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الوصول إلى Roctavian في مصر: مسار الاستيراد باسم المريض
لدى هيئة الدواء المصرية

AAV5 أول علاج جيني بناقل ،Roctavian كيف يحصل المرضى البالغون في مصر، ممن يعيشون مع الناعور أ الشديد، على
معتمد في الولايات المتحدة والاتحاد الأوروبي، حين يستلزم التسريب السفر إلى مركز علاج معتمد في الخارج ويبلغ سعر

القائمة نحو 2.9 مليون دولار أمريكي.

آخر مراجعة 2026-05-12 من قبِل فريق Reserve Meds السريري والتنظيمي. تصف هذه الصفحة

مسار الاستيراد باسم المريض والسفر للعلاج لدواء Roctavian للمرضى البالغين المقيمين في

.AAV5 مصر المصابين بالناعور أ الشديد الذين يستوفون ملف الأهلية للعلاج الجيني بناقل

القسم 1. توجيه سريع

Roctavian (valoctocogene roxaparvovec-rvox) علاج جيني وريدي يعُطى مرة واحدة للبالغين المصابين بالناعور أ
الشديد، وتصنعّه BioMarin Pharmaceutical Inc. ومقرها سان رفائيل بولاية كاليفورنيا. والأسلوب العلاجي ناقل فيروسي

مرتبط بالغدد من النمط المصلي 5 (AAV5) يحمل جينة مُحوَّرة محسّنة من حيث الكودون لـالعامل الثامن البشري للتخثر
ً منقوصة المنطقة B (FVIII)، ويوصلها إلى خلايا الكبد، حيث تحفّز هذه الجينة الإنتاج الداخلي للعامل الثامن وتصحّح جزئيا

خلل التخثر الكامن. اعتمدت إدارة الغذاء والدواء الأمريكية Roctavian في 29 يونيو 2023 للبالغين المصابين بالناعور أ
الشديد (المعرّف بنشاط للعامل الثامن أقل من 1 وحدة دولية لكل ديسيلتر) ممن لا تتوفر لديهم أجسام مضادة سابقة لـ

ً AAV5 (تكُشف باختبار معتمد من FDA) وليس لديهم تاريخ من مثبطات العامل الثامن. ومنحت المفوضية الأوروبية ترخيصا
تسويقياً مشروطاً في 24 أغسطس 2022. وRoctavian غير مسجَّل لدى هيئة الدواء المصرية (EDA) للبيع التجاري، ولا يوجد

مركز علاج ناعور معتمد من BioMarin في مصر. وبالنسبة للبالغين المصريين الذين يستوفون ملف الأهلية، فإن المسار
القانوني هو إطار الاستيراد باسم المريض لدى الهيئة بموجب القانون رقم 151 لسنة 2019، مقترناً بالسفر إلى مركز علاج

معتمد من BioMarin في الولايات المتحدة أو الاتحاد الأوروبي حيث يعُطى التسريب. وتتولى Reserve Meds تنسيق التحقق
محفوظ لكم.من الأهلية، وحجز المركز المعتمد، ولوجستيات المنتج المجمَّد، وإطار المتابعة طويلة الأمد. 

القسم 2. لماذا يحتاج المرضى في مصر إلى Roctavian عبر مسار الاستيراد باسم
المريض

تحمل مصر إحدى أكبر شرائح مرضى الناعور أ في الشرق الأوسط وشمال أفريقيا. وتدعم الجمعية المصرية للنزف الوراثي
وشبكة مجتمع المرضى التي تطورّت حول مراكز العلاج الكبرى في القاهرة والجيزة والإسكندرية الأشخاصَ المصابين

باضطرابات النزف من خلال السجلات والتثقيف والمناصرة في الوصول، إلى جانب البنية التحتية السريرية المؤسسية.
والواقع المعياري للرعاية في مصر للناعور أ الشديد هو الوقاية بالعامل الثامن المؤتلف أو المشتق من البلازما حيث يسمح

الإمداد والتمويل، مع توافر إيمسيزوماب (Hemlibra) عبر قنوات الاستيراد باسم المريض ومسارات تعويض مختارة للمرضى
الذين لديهم مثبطات أو حيث تكون التغطية الوقائية بالعامل محدودة. ويمُثلّ Roctavian خياراً مختلفاً نوعياً: تسريب وريدي

وحيد يهدف إلى توفير سنوات من التحرر من جرعات الوقاية للمرضى الذين يستوفون ملف الأهلية.

والأسباب البنيوية التي تدفع البالغين المصريين إلى السعي وراء Roctavian عبر مسار عابر للحدود ملموسة. فلم تسجّل
BioMarin Roctavian لدى الهيئة. ولا يوجد مركز علاج معتمد في مصر لأن البصمة التجارية لـ BioMarin في الشرق

الأوسط وشمال أفريقيا لهذا المنتج محدودة، ولم تبُنَ محلياً البنية التحتية اللازمة لاعتماد المركز من تدريب وشهادة مناولة

الناقل وتأكيد جاهزية التسريب وضمان النتائج. والمرضى في مصر الذين يستوفون ملف الأهلية (الناعور أ الشديد مع نشاط
العامل الثامن أقل من 1 وحدة دولية لكل ديسيلتر، عيار سلبي لـ AAV5 في الاختبار المرافق المعتمد من FDA، عدم وجود
تاريخ من مثبطات العامل الثامن، عدم وجود مرض كبدي مانع)، والقادرون على التمويل الذاتي أو ممن لديهم تمويل موثقّ

من طرف ثالث، يجب أن يسافروا إلى مركز علاج ناعور مؤهل من BioMarin في الولايات المتحدة أو الاتحاد الأوروبي
لتلقّي التسريب. وييُسّر تصريح الاستيراد الشخصي لدى الهيئة توثيقَ الحركة العابرة للحدود لعينّة فحص الأجسام المضادة لـ
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AAV5 وأي إمداد قبل السفر أو بعده (منتج عامل يحمله المريض أثناء العبور، وصفة كورتيكوستيرويد تصُرَف في مصر)، لكن
التسريب نفسه يجري في المركز المعتمد في الخارج. وقد جعل التراجع في قيمة الجنيه المصري بعد عام 2022 التخطيطَ
المالي مرهقاً بصورة خاصة، وكثيراً ما تنُسّق الأسر المصرية ذات الصلات بالمهجر في الخليج أو أوروبا أو أمريكا الشمالية

الأموالَ بالدولار الأمريكي للحالة عبر عدة دول.

القسم 3. مسار الاستيراد باسم المريض لدى الهيئة ومسار المركز المعتمد لدى
Roctavian لدواء BioMarin

أنُشئت هيئة الدواء المصرية بموجب القانون رقم 151 لسنة 2019، الصادر بتاريخ 25 أغسطس 2019 في الجريدة الرسمية
العدد 34 مكرر (أ)، وصدرت لائحته التنفيذية بقرار رئيس مجلس الوزراء رقم 777 لسنة 2020 في 29 مارس 2020. تجُيز

الهيئة استيراد الأدوية غير المسجَّلة لمريض بعينه ضمن شروط محدَّدة، أهمّها عدم وجود منتج مسجَّل محلياً مكافئ. ويعُرف
هذا المسار عموماً باسم الاستيراد باسم المريض، ويشُار إليه أحياناً في مراسلات الهيئة بمصطلحات مثل الوصول الخاص أو

Reserve ّالاستخدام الرحيم للأدوية غير المسجَّلة. ويقُدَّم الطلب عبر صيدلية الاستيراد الخاصة بالمنشأة الصارفة. ولا تقُدم
Meds طلبات إلى الهيئة، ولا تتصرّف كمستورد رسمي في مصر.

وبالنسبة لـ Roctavian تحديداً، فإن المسار المهيمن هو السفر والتسريب في الخارج لا الاستيراد والتسريب في الداخل،
لأن BioMarin لا تدعم التسريب خارج مركز علاج ناعور مؤهل ولا يوجد مثل هذا المركز في مصر. ويظل إطار الهيئة وثيق
الصلة بلوجستيات فحص الأجسام المضادة لـ AAV5 قبل التسريب (قد لا يكون الاختبار المرافق المعتمد من FDA متاحاً في

كل مختبرات أمراض الدم المصرية وقد يستلزم إرسال العينّة إلى الخارج توثيقاً للاستيراد والتصدير)، ولوصفة
الكورتيكوستيرويد بعد التسريب إن صُرفت في مصر، ولأي منتج عامل قبل التسريب يحمله المريض إلى مصر أثناء العبور.

،BioMarin لدى RoctavianConnect وحجز المركز المعتمد مع برنامج ،AAV5 لوجستيات عينّة Reserve Meds وتنسّق
ولوجستيات سفر المريض والأسرة، والتسليم بين فريق أمراض الدم في المركز المعتمد وفريق أمراض الدم على الجانب

المصري لمتابعة ما بعد السفر.

وإطار المبرر السريري الخاص بـ Roctavian هو مظروف أهلية العلاج الجيني. ويتولى برنامج RoctavianConnect لدى
BioMarin التحقق من الأهلية عبر المركز المعتمد: تأكيد الناعور أ الشديد مع نشاط العامل الثامن أقل من 1 وحدة دولية

لكل ديسيلتر، وعيار سلبي للأجسام المضادة المعادلة لـ AAV5 في الاختبار المرافق المعتمد من FDA، وعدم وجود مثبطات
َّداً عبر سجلات طبية سابقة (لا اعتماداً على تذكرّ المريض وحده)، واختبارات وظائف الكبد حالية أو سابقة للعامل الثامن مؤك

الأساسية (ALT، AST، الفوسفاتاز القلوية، البيليروبين الكلي) ضمن نطاق مقبول، وعدم وجود تليفّ ملحوظ، وعدم وجود
التهاب كبد B أو C نشط أو فيروس نقص المناعة البشرية مع حمل فيروسي غير مضبوط. والمرضى الذين لا يجتازون أياًّ من
هذه البوابات ليسوا مرشحين لـ Roctavian، وتعود المحادثة إلى طبيب أمراض الدم المعالج لمواصلة الوقاية بالعامل الثامن

أو إيمسيزوماب. وتعُالجَ الوثائق الروتينية لدى الهيئة لعناصر اللوجستيات الموازية عادةً خلال نافذة 3 إلى 6 أسابيع حالما
تكتمل الحزمة؛ ويظل حجز المركز المعتمد هو الطبقة المحدِّدة للسرعة ويجري بصورة منفصلة.

ب Roctavian للمرضى المصريين القسم 4. أين يسُرَّ

ً يوُفَّر Roctavian فقط لشبكة محدودة من مراكز علاج الناعور (HTCs) المؤهلة من BioMarin والتي أكملت تدريباً خاصا
بالمنتج، وشهادة في مناولة الناقل، وتأكيد جاهزية التسريب. ولا توجد مراكز معتمدة في مصر. وبالنسبة للبالغين المصريين
الذين يستوفون ملف الأهلية، فإن مواقع التسريب المتاحة هي مراكز علاج الناعور في الولايات المتحدة وفي دول الاتحاد

الأوروبي حيث يتوفر Roctavian تجارياً. أما الشركاء المؤسسيون على الجانب المصري الذين يتولوّن الفحص قبل السفر
والمتابعة بعد السفر وإدارة الكورتيكوستيرويد فهم مراكز أمراض الدم الأكاديمية والخاصة الرئيسية من الدرجة الثالثة.

تعُدّ مستشفيات جامعة القاهرة (قصر العيني)، أقدم وأكبر شبكة مستشفيات أكاديمية في مصر والشرق الأوسط، وتضم
مركز معلومات دوائية ووحدات أمراض الدم والأورام المخصَّصة ومنظومة استيراد مؤسَّسية، الشريكَ الأكاديمي العام الأكثر

خبرة في إدارة اضطرابات النزف المعقّدة. ومستشفيات جامعة عين شمس، ثاني أكبر شبكة مستشفيات أكاديمية في
القاهرة بخدمات قوية في أمراض الدم والكبد والأطفال، تحمل قدرة موازية. وعلى جانب القطاع الخاص فائق التخصص،

يدعم مستشفى دار الفؤاد في مدينة 6 أكتوبر بالجيزة، الحاصل على اعتماد JCI منذ 2005 وهو جزء من مجموعة العلميدا
الصحية ولديه بنية تحتية نشطة في الأورام وزراعة الأعضاء، نوعَ الفحص المعقّد قبل التسريب وبعده الذي يستلزمه

Roctavian. ويسُهم مستشفى السلام الدولي بالقاهرة، أحد أكثر المراكز التخصصية تطوراً في مصر، ومجموعة مستشفيات
كليوباترا عبر عدةّ منشآت بالقاهرة، ومؤسسة مجدي يعقوب للقلب، في القدرة المؤسسية لخدمات أمراض الدم



المتخصصة. وتستطيع الجمعية المصرية للنزف الوراثي وشبكات مناصرة المرضى التي تطورّت حول هذه المراكز دعمَ
تثقيف الأسرة والتخطيط اللوجستي حول قوس السفر والتسريب، إلى جانب المؤسسات السريرية التي تدُير الحالة الطبية.

ولوجستيات السفر والتسريب مرهقة. يجب أن يسافر المريض إلى المركز المعتمد، ويخضع لتأكيد نهائي قبل التسريب في
ذلك المركز محلياً، ويتلقى التسريب الوريدي الواحد على مدى ساعتين تقريباً (يتوقف على حجم الجرعة)، ويبقى قريباً من

المركز المعتمد لأسابيع من إدارة الكورتيكوستيرويد بعد التسريب ومتابعة تعبير العامل الثامن قبل العودة إلى مصر. وتنسّق
Reserve Meds حجز المركز المعتمد، ولوجستيات سفر المريض والأسرة، وتوثيق التأشيرات حيث يلزم، والتسليم بين

فريق أمراض الدم في المركز المعتمد وفريق أمراض الدم على الجانب المصري لمتابعة ما بعد السفر.

القسم 5. صورة التكلفة الفعلية لدواء Roctavian في مصر

تسُعِّر Reserve Meds للمرضى بالدولار الأمريكي وتقبل التحويلات البنكية بالدولار. فقد خسر الجنيه المصري أكثر من 70
بالمئة من قيمته أمام الدولار منذ مطلع 2022، إذ بلغ سعر صرف الدولار قرابة 52 إلى 53 جنيهاً في مايو 2026، مع توقعات
بمسار انخفاض مُدار حتى نهاية العام وفق توقعات مشاورات صندوق النقد الدولي بموجب المادة الرابعة. والتسعير بالدولار

الأمريكي يحمي المريض من تذبذب العملة بين لحظة عرض السعر ولحظة الشحن، وهو أمر بالغ الأهمية لقوس سفر

وتسريب يمتد عدة أشهر.

 تكلفة الاستحواذ الأمريكية بالجملة نحو 2.9 مليون دولار أمريكي للمريض عن الجرعة الواحدةمرجع تكلفة الدواء.

BioPharma Diveو FiercePharma علناً عند الإطلاق في يونيو 2023 وأكدّته BioMarin لمرة واحدة، حسبما أفصحت

وManaged Healthcare Executive. هذا سعر قائمة ويخضع لتسعير صافي سرّي خاص بكل جهة دفع، ولهيكل خصم

الضمان المبني على النتائج في السوق الأمريكية، ولا يمتد أيٌّ من هذين إلى المرضى الدوليين الذين يدفعون من

جيوبهم. والتسعير في الاتحاد الأوروبي خاص بكل دولة وسرّي على المستوى الصافي؛ ويشير المرجع الألماني المُعلنَ

ومبالغ التعويض المتفاوض عليها إلى مرتبة قدر مماثلة لـ WAC الأمريكي. وينبغي أن يقُدَّر للمرضى الدوليين الذين

يدفعون من جيوبهم عرض سعر يقوم على WAC الأمريكي مضافاً إليه كامل مكدسّ تكاليف التنسيق والسفر ومركز

التسريب والمتابعة بعد التسريب، لا على رقم مخفَّض. وبالقيمة بالجنيه المصري عند السعر السائد، يعُادل سعر القائمة

لتكلفة الدواء وحدها نحو 150 إلى 155 مليون جنيه مصري.

 لوجستيات المنتج المجمَّد من BioMarin إلى المركز المعتمد تجري في عبوات شحناللوجستيات الدولية والسفر.

مُتحقّقة بالثلج الجاف أو التجميد العميق مع رصد متواصل لدرجة الحرارة؛ وهذه التكلفة مُضمَّنة إلى حد كبير في سلسلة

إمداد BioMarin إلى المركز المعتمد لا في خط شحن دولي منفصل إلى مصر. والبنود المهيمنة على جانب السفر هي

بة (تذاكر الطيران الدولية، الإقامة قرب المركز المعتمد طوال نافذة المتابعة بعد التسريب سفر المريض والأسرة المقرَّ

الممتدة عدة أسابيع)، والنقل البرّي المحلي، ومعالجة التأشيرة حيث يلزم، والنفقات النثرية. ومظروفاً واقعياً 30,000

إلى 80,000 دولار أمريكي لطبقة السفر والإقامة بحسب موقع المركز المعتمد وتشكيل الأسرة ومدة الإقامة.

 فحص الأجسام المضادة لـ AAV5 على الاختبار المرافق المعتمد من FDA،الفحص قبل السفر والمتابعة بعده.

وتأكيد عدم وجود تاريخ من مثبطات العامل الثامن، واختبارات وظائف الكبد الأساسية، وأي تصوير مطلوب في مركز

أمراض الدم على الجانب المصري (قصر العيني، عين شمس، دار الفؤاد، السلام، كليوباترا). ومتابعة وظائف الكبد

أسبوعياً بعد السفر خلال السحب التدريجي للكورتيكوستيرويد، ثم تواتر متناقص خلال السنة الأولى، ومتابعة نشاط

العامل الثامن في فترات يحددّها البروتوكول، ومراقبة سرطان الخلية الكبدية حسب بروتوكول مركز علاج الناعور، وتتبعّ

أحداث النزف. وهذه التكاليف تدُفع للمؤسسة على الجانب المصري وعادةً ما تكون متواضعة نسبياً مقارنةً بطبقتيَ

الدواء والسفر.

 رسوم وثائق الهيئة حيث تنطبق، ورسم تنسيق Reserve Meds الكونسيرج مفصَّل بصورةالتنظيمي والكونسيرج.

منفصلة في كل عرض سعر نهائي.

سوق التأمين الخاص في مصر لا يعُوضّ علاجاً جينياً يعُطى مرة واحدة بتكلفة 2.9 مليون دولار أمريكي بوصفه بنداً قياسياً.
وتقُيمّ كل من بوبا مصر، وAXA مصر، وميتلايف مصر، وأليانز مصر، ومصر للتأمين، وميد جلف مصر، وأورينت تكافل،

ً ورويال للتأمين، مطالبات الاستيراد باسم المريض حالةً بحالة، لكن سعر علاج جيني عند هذا المستوى ليس بنداً قياسياً قابلا

للتعويض لأي شركة تأمين محلية. ولا تتناول هيئة الرعاية الصحية الشاملة Roctavian (UHIA) في التنفيذ الحالي. والدفع
النقدي المُمَوَّل من موارد المريض والأسرة، ويكُمَّل في الغالب بمساهمة المهجر من أقارب في الخليج أو أوروبا أو أمريكا

 •

 •

 •

 •



الشمالية، هو الموقف الافتراضي. ولا يمتد الضمان المبني على النتائج الأمريكي ولا مساعدة المشاركة في الدفع الأمريكية
لدى BioMarin إلى المرضى الدوليين الذين يدفعون من جيوبهم.

القسم 6. الجدول الزمني المعتاد لدواء Roctavian في مصر

تمتد الجداول الزمنية لـ Roctavian بصورة ملموسة إلى ما بعد ساعة الهيئة التنظيمية لأن مسار المركز المعتمد هو الطبقة
المحدِّدة للسرعة. الفحص قبل السفر في مركز أمراض دم مصري (عيار الأجسام المضادة لـ AAV5، تأكيد نشاط العامل
الثامن، تاريخ مثبطات العامل الثامن، الفحص الكبدي الأساسي) يستغرق عادةً 4 إلى 8 أسابيع بحسب لوجستيات إرسال

عينّة الاختبار المرافق لـ AAV5 إذا أجُريت في الخارج وجدولة المختبر المحلي. وحجز المركز المعتمد والتحقق من
BioMarin RoctavianConnect يستغرق عادةً 4 إلى 12 أسبوعاً بحسب طاقة المركز واكتمال وثائق المريض. والتحضير
للسفر، ومعالجة التأشيرة حيث يلزم، ولوجستيات الأسرة يستغرق 2 إلى 8 أسابيع بالتوازي. والإقامة في المركز المعتمد

ذاتها عدة أسابيع، مهيكلة حول يوم التسريب ونافذة المتابعة اللاحقة المُدارة بالكورتيكوستيرويد. وتمتد المتابعة بعد العودة
في مصر لسنوات. وأفقاً تخطيطياً واقعياً من البداية إلى النهاية من أول تواصل إلى التسريب من 3 إلى 9 أشهر. هذه

النطاقات اعتيادية، لا وعود.

القسم 7. ما الذي يحتاج طبيبك إلى تقديمه

بالنسبة لـ Roctavian، يكون عمل التوثيق هو الأوسع في مصفوفة Reserve Meds لأن كلاً من فريق أمراض الدم على
الجانب المصري والمركز المعتمد لدى BioMarin يستلزمان سجلات طبية شاملة. يقُدمّ طبيب أمراض الدم المعالج على

الجانب المصري معرّف المريض، وتشخيص الناعور أ الشديد مع تأكيد نشاط العامل الثامن أقل من 1 وحدة دولية لكل
ديسيلتر، وتأكيد تاريخ مثبطات العامل الثامن سلبياً عبر السجلات الطبية السابقة (تاريخ عيار Bethesda حيث يتوفر، لا
اعتماداً على تذكرّ المريض وحده)، وتاريخ أحداث النزف وأي نظام وقائي يخضع له المريض (العامل الثامن المؤتلف أو

المشتق من البلازما، إيمسيزوماب)، واختبارات وظائف الكبد الأساسية (ALT، AST، الفوسفاتاز القلوية، البيليروبين الكلي)،
وأي تاريخ من مرض كبدي، وحالة التهاب الكبد B أو C، وحالة فيروس نقص المناعة البشرية مع الحمل الفيروسي إن كانت

إيجابية، والمبرر لاختيار Roctavian بدلاً من مواصلة الوقاية بالعامل الثامن أو إيمسيزوماب.

عيار الأجسام المضادة المعادلة لـ AAV5 على الاختبار المرافق المعتمد من FDA بوابة مسبقة قاطعة؛ يجب أن تكون النتيجة
في اليد وسلبية قبل أن يبُدأ بأي حجز في المركز المعتمد. وينسّق طبيب أمراض الدم المصري جمع العينّة وإرسالها إلى

المختبر الذي يجُري الاختبار المعتمد من FDA. وخطة إدارة الكورتيكوستيرويد مهيكلة حول نشرة BioMarin التي تنصّ على
ً نظام كورتيكوستيرويد وقائي أو ارتكاسي (عادةً بريدنيزون فموي أو ما يعادله) يبُدأ بناءً على اتجاهات ALT ويسُحب تدريجيا
على مدى أسابيع إلى أشهر، يفُصَّل بحسب المركز المعتمد ويستمر تحت إشراف طبيب أمراض الدم المصري بعد العودة.
ويذُكر رقم العضوية في نقابة الأطباء المصرية ومرجع ترخيص وزارة الصحة لطبيب أمراض الدم المصري على كل وثيقة؛

ويقُدمّ فريق أمراض الدم في المركز المعتمد توثيقاً موازياً تحت اعتماداته المؤسسية. وتستمر التزامات الإبلاغ في إطار
اليقظة الصيدلية عبر المركز المصري لليقظة الصيدلية للمتابعة الممتدة بعد التسريب وتبقى مع طبيب أمراض الدم المعالج

في مصر.

القسم 8. أسئلة شائعة عن Roctavian في مصر

 علاج جيني يعُطى مرة واحدة بتكلفة 2.9هل ستغُطيّ بوبا مصر أو AXA مصر أو ميتلايف أو أليانز هذا العلاج؟
مليون دولار أمريكي ليس بنداً قياسياً قابلاً للتعويض لأي شركة تأمين خاص مصرية. تقُيمّ كل شركة تأمين عمليات الاستيراد
باسم المريض حالةً بحالة، لكن تغطية علاج جيني عند هذا المستوى السعري ليست ممارسة قياسية في السوق المصرية.

ولا نعَدِ بتغطية.

 لا. فالتأمين الصحي الشامل يجري على مراحل تمتد حتى 2032 ولا يتناول العلاج الجينيهل تغطيّ UHIA Roctavian؟
عند هذا النطاق السعري. ومسار التمويل هو الدفع النقدي أو الدفع النقدي المشترك من العائلة، ويكُمَّل في الغالب

بمساهمة المهجر من أقارب في الخليج أو أوروبا أو أمريكا الشمالية.

 لا. لا تدعم BioMarin التسريب خارج مركز علاج ناعور مؤهل، ولا توجد مراكزهل يمكنني تلقّي التسريب في مصر؟

مؤهلة في مصر. ويجري التسريب في مركز معتمد بالولايات المتحدة أو الاتحاد الأوروبي، ويعُدّ السفر والإقامة وأسابيع
المتابعة بعد التسريب في المركز جزءاً غير قابل للتفاوض من المسار.



 توثيق طبيب أمراضهل خطاب طبيب أمراض الدم لديّ من قصر العيني أو عين شمس أو دار الفؤاد كافٍ؟

الدم المصري السريري ضروري للفحص قبل السفر والمتابعة بعده، ويغُذيّ التحقق من الأهلية لدى المركز المعتمد. ويتولى
فريق أمراض الدم في المركز المعتمد التأكيد النهائي قبل التسريب ويدُير الرعاية يوم التسريب؛ والحالة تدُار حقاً بصورة

مشتركة عبر الحدود.

 الآثار الضائرة الأكثر شيوعاً في تجربة GENEr8-1 من المرحلة الثالثة كانت ارتفاع إنزيمات الكبدما هو ملف السلامة؟

العابر، والصداع، والغثيان، والقيء، والتعب، وألم البطن، والتفاعلات المرتبطة بالتسريب. والإشارة السلامية المهيمنة هي
ارتفاع إنزيمات الكبد التي تستوجب إدارة بالكورتيكوستيرويد. وثمة خطر نظري طويل الأجل لسرطان الخلية الكبدية مرتبط

باندماج ناقل AAV؛ ولم تسُجَّل حالات سببية ضمن برنامج التجارب، وتشترط النشرة مراقبة كبدية طويلة الأجل.

 Roctavian لا يسُوَّق بوصفه شفاءً. تظُهر متابعة GENEr8-1 المنشورة في مجلة نيو إنغلاند الطبيةما صورة الديمومة؟
والتحديثات اللاحقة في الدوريات أن تعبير العامل الثامن يتراجع مع الوقت لدى كثير من المرضى. عند خمس سنوات، ظل

80.8 بالمئة من المشاركين دون وقاية منتظمة، وتراوح الوسيط النمذجي لزمن العودة إلى الوقاية بين 6.4 و16.1 سنة.
والتأطير الصادق للمرضى المصريين وأسرهم: فائدة ذات معنى لكن غير دائمة لدى الأغلبية، مع احتمال حقيقي بالعودة إلى

العلاج التعويضي بالعامل خلال عقد من الزمن.

 بدائل المعيار العلاجي القائمة هي الوقاية بالعامل الثامن المؤتلفكيف يقارن Roctavian بإيمسيزوماب؟

وإيمسيزوماب (Hemlibra، Roche/Genentech)، وهو جسم مضاد ثنائي النوعية يعُطى تحت الجلد. وHemlibra علاج
صيانة طويل الأمد، متاح على نطاق واسع بما في ذلك في ولايات قضائية لا يكون فيها Roctavian مسجَّلاً، ومناسب

للمرضى الذين لديهم مثبطات. ويقدمّ Roctavian احتمال التحرر من جرعات الوقاية لسنوات عدة للمرضى المؤهلين.
والقرار يبقى لطبيب أمراض الدم المعالج؛ ولا توُجّه Reserve Meds الاختيار.

Roctavian في حالات Reserve Meds القسم 9. أين تتموضع

Reserve Meds منسّق خدمة متميزة مقرّه الولايات المتحدة. نحن لا نحلّ محل طبيب أمراض الدم لديك، ولا محل برنامج
Roctavian ولا محل مركز العلاج المعتمد، ولا محل هيئة الدواء المصرية. وبالنسبة لـ ،BioMarin لدى RoctavianConnect

تحديداً، فإن التنسيق الذي نقدمّه هو تنسيق التحقق من الأهلية بين طبيب أمراض الدم على الجانب المصري

وRoctavianConnect لدى BioMarin، ولوجستيات فحص الأجسام المضادة لـ AAV5 حين يجُرى الاختبار المرافق المعتمد
من FDA في الخارج، وحجز المركز المعتمد والجدولة الموازية للوجستيات قبل السفر وأثناءه، ودعم الأسرة في طبقة

السفر والإقامة بما في ذلك تنسيق الدولار الأمريكي بين أقارب في المهجر، وإطار التوثيق الذي يربط بين فريق أمراض

الدم في المركز المعتمد وفريق أمراض الدم على الجانب المصري لمتابعة ما بعد السفر. وتستطيع الجمعية المصرية للنزف
الوراثي وشبكات مناصرة المرضى حول قصر العيني وعين شمس ودار الفؤاد ومجموعة كليوباترا أن تعمل إلى جانب

التنسيق الطبي واللوجستي؛ وReserve Meds تعمل مع هذه الشبكات لا بديلاً عنها. والملاحظات التشغيلية الملزمِة للمنسّق:
َّد تاريخ مثبطات العامل الثامن من السجلات لا من التذكرّ؛ عيار الأجسام المضادة المعادلة لـ AAV5 بوابة مسبقة قاطعة؛ يؤُك

التسريب في المركز المعتمد لا في مصر؛ تؤُطَّر الديمومة بصدق؛ لا استخدام خارج الملصق؛ لا تنسيق للأطفال؛ لا تنسيق

للمرضى ذوي المرض الكبدي النشط دون موافقة صريحة من مركز العلاج المعالج. لا توجد خبرة حالات سابقة لدى
Reserve Meds بدواء Roctavian حتى تاريخ هذه الصفحة. ويسري التنسيق القياسي لمسار NPP مع الملاحظات التشغيلية

الخاصة بالعلاج الجيني أعلاه بوصفها مُلزمِة.

القسم 10. الخطوة التالية

إذا اختار طبيب أمراض الدم لديك Roctavian بوصفه خياراً محتملاً للناعور أ الشديد وكنت مقيماً في مصر، فالخطوة التالية
هي قائمة الانتظار. نؤُكدّ الأهلية خلال 24 إلى 48 ساعة، ونوُجّه المحادثة إلى فحص مهيكل قبل السفر، ونتواءم مع مركز

محفوظ لكم.أمراض الدم لديك على إطار التوثيق. 



هذا الدليل معلوماتي، وليس نصيحة طبية أو قانونية. يستلزم كلٌّ من إطار الاستيراد باسم المريض لدى هيئة الدواء

المصرية ومسار المركز المعتمد لدى BioMarin حكماً سريرياً من طبيب مرخَّص؛ وReserve Meds منسّق، لا

واصِف ولا مركز تسريب.

 يرُاجَع محتوى هذه الصفحة من قبِل فريق Reserve Meds السريري والتنظيمي.المراجعة والإشراف.

ويرُاجع صيدلي مرخَّص أمريكي كل وصفة قبل الصرف. والموقف التنظيمي معلوماتي، وليس نصيحة

منهجية المراجعة ›قانونية؛ وتوُجَّه الأسئلة الخاصة بالحالة إلى المستشار القانوني الخارجي المُعتمد. 
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