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Mécanisme d'action dans 'hémophilie B

HEMGENIX® est une thérapie génique qui utilise un vecteur dérivé d'un AAV5 recombinant pour introduire une copie fonctionnelle du géne du
facteur IX dans les hépatocytes d'adultes éligibles atteints dhémophilie B. Le vecteur a été spécialement congu pour suivre un processus en
plusieurs étapes de transfert in vivo dun gene ciblant le foie, afin d'atteindre un taux élevé et soutenu d'expression endogéene de facteur IX

VECTEUR AAV5
HEMGENIX®

o Attachement

fonctionnel gréce a une seule administration intraveineuse.”?
a Internalisation

RECEPTEURS s
CASSETTE DEXPRESSION A LA SURFACE /’
CONTENANT LE GENE DE LA CELLULE 7
GLYCOSY]

CODANT POUR LE hFIX
PADUA

Expression

ENDOSOME o
génique

—
/ o

i" \
Transcription

\,,»c,:
de 'ARNmM

Tri
intracellulaire

Formation
d'un épisome

\/

y’ Importation
J hucléaire

—

AAV5 = virus adéno-associé de sérotype 5 ; FIX = facteur IX ; hFIX-Padua = variant Padua du facteur IX humain
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La transduction du vecteur HEMGENIX® est
thérqpeutique un processus en plusieurs étapes?
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