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Il CHMP ha espresso parere positivo sull’estensione dell’autorizzazione di Veyvondi, ampliando le 
raccomandazioni per trattare le emorragie in bambini e adolescenti (<18 anni) con malattia di von 
Willebrand quando la desmopressina (DDAVP) è inefficace o controindicata. 
 
Descrizione del farmaco e meccanismo d’azione 
Veyvondi (vonicog alfa) è un fattore di von Willebrand ricombinante umano, indicato per la 
prevenzione e trattamento di emorragie o sanguinamenti chirurgici in adulti (≥18 anni) con malattia 
di von Willebrand (VWD) quando la desmopressina (DDAVP) è inefficace o controindicata. Il fattore 
di von Willebrand (VWF) svolge un ruolo essenziale nell’emostasi primaria, mediando l’adesione 
delle piastrine al collagene subendoteliale tramite l’interazione con il complesso recettoriale 
piastrinico GPIb-IX-V. Parallelamente, il VWF stabilizza il fattore VIII proteggendolo dalla 
degradazione e mantenendone l’emivita, così da garantirne la disponibilità per l’attivazione della 
via intrinseca della coagulazione. 
Il meccanismo d’azione di Veyvondi consiste nel sostituire il VWF mancante o difettoso nei pazienti 
con VWD, ripristinando entrambe le funzioni fisiologiche. Da un lato, Veyvondi ripristina la capacità 
di mediare l’adesione e l’aggregazione piastrinica nei siti di lesione vascolare; dall’altro, svolge la 
funzione di stabilizzatore del fattore VIII, con aumento del suo contributo alla cascata coagulativa. 
Veyvondi è disponibile come polvere liofilizzata per uso endovenoso, con dosi adattate al quadro 
clinico e ai parametri coagulativi del paziente.  
 
Descrizione della patologia e delle alternative disponibili 
La VWD è il più comune disturbo emorragico ereditario ed è dovuta a un difetto quantitativo (Tipo 
1 e 3) o qualitativo (Tipo 2) del VWF. Pur colpendo entrambi i sessi, l’impatto clinico è maggiore 
nelle persone di sesso femminile, a causa della frequente presenza di sanguinamenti mestruali e del 
post-partum. La gestione richiede un piano terapeutico personalizzato, mirato a ridurre il carico 
emorragico e a migliorare la qualità di vita. Le opzioni disponibili includono trattamenti che 
aumentano i livelli endogeni di VWF, come la desmopressina, un analogo sintetico della 
vasopressina che stimola il rilascio di VWF dai depositi endoteliali; è efficace soprattutto nel tipo 1 
e in alcune forme del tipo 2, ma controindicata nel tipo 3 e in altre varianti del tipo 2. Quando la 
risposta a desmopressina è insufficiente o il farmaco è controindicato, si ricorre a una terapia 
sostitutiva con concentrati di fattore di von Willebrand, plasmaderivati o ricombinanti (es. 
Veyvondi); a questi si associano spesso antifibrinolitici per il controllo dei sanguinamenti. 
 
Dati di efficacia e sicurezza nell’indicazione oggetto della nuova indicazione 
L’uso di Veyvondi per il trattamento al bisogno degli episodi emorragici è stato valutato in uno studio 
multicentrico, di fase III, in aperto che ha arruolato 18 pazienti pediatrici con sanguinamenti non 
chirurgici da VWD grave (2 Tipo 1, 11%; 3 Tipo 2A, 17%; 2 Tipo 2B, 11%; 11 Tipo 3, 61%), di età media 
pari a 11 anni (range 1-17) e 4 con sanguinamenti chirurgici (range 6-12 anni; 1 VWD Tipo 1; 3 Tipo 
3). L’endpoint primario era il numero di pazienti trattati con successo, valutato tramite una scala di 
4 punti (eccellente, buono, moderato, assente). Il 99% dei sanguinamenti non chirurgici è stato 
controllato in modo eccellente; inoltre, in tutti gli eventi dei 4 pazienti sottoposti a chirurgia 
l’efficacia emostatica è risultata eccellente. Gli eventi avversi più comuni negli studi su adulti e 
bambini sono stati cefalea, nausea e vomito. 
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