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Ubersicht iber Fabhalta und warum es in der EU zugelassen ist

Was ist Fabhalta und wofiir wird es angewendet?

Fabhalta ist ein Arzneimittel zur Behandlung von:

e hamolytischer Andmie bei Erwachsenen mit paroxysmaler nachtlicher Hamoglobinurie (PNH). PNH
ist eine Erkrankung, bei der der ibermaBige Abbau von Blutkérperchen zu Andmie (niedrige
Konzentrationen von Hamoglobin, des Proteins in roten Blutkdrperchen, das Sauerstoff im Kdérper
transportiert), Thrombose (Blutgerinnsel in den BlutgefaBen), Panzytopenie (niedrige
Konzentrationen von Blutkérperchen) und dunklem Urin (aufgrund der Freisetzung groBer Mengen
von Hamoglobin in den Urin) flhrt.

¢ Komplement-3-Glomerulopathie (C3G) bei Erwachsenen, entweder in Kombination mit einem RAS-
Inhibitor (ein Arzneimittel, das auf das Renin-Angiotensin-System wirkt) oder allein bei Patienten,
die keinen RAS-Inhibitor anwenden kénnen. C3G ist eine Erkrankung, bei der eine fortschreitende
Schadigung der Nieren das korrekte Filtern des Blutes verhindert, was zu Toxinbildung,
verminderter Urinproduktion und Schwellungen fihrt.

PNH und C3G sind selten, und Fabhalta wurde als Arzneimittel fiir seltene Leiden (,,Orphan-
Arzneimittel™) ausgewiesen. Weitere Informationen zu den Ausweisungen als Arzneimittel fir seltene
Leiden finden Sie auf den Internetseiten der EMA (PNH: 4. Juni 2020; C3G: 4. Dezember 2018).

Fabhalta enthalt den Wirkstoff Iptacopan.
Wie wird Fabhalta angewendet?

Fabhalta ist als Kapseln erhaltlich, die zweimal taglich eingenommen werden.

Wenn die Einnahme einer oder mehrerer Dosen vergessen wird, sollte das Arzneimittel so bald wie
moglich eingenommen werden. Wenn bei Patienten mit PNH mehrere Dosen versdaumt werden, sollten
die Patienten auf Anzeichen und Symptome einer Hamolyse (eines anormalen Abbaus der roten
Blutkérperchen) tberwacht werden.

Das Arzneimittel ist nur auf arztliche Verschreibung erhaltlich.

Weitere Informationen zur Anwendung von Fabhalta entnehmen Sie der Packungsbeilage, oder wenden
Sie sich an Ihren Arzt oder Apotheker.
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Wie wirkt Fabhalta?

Beim Komplementsystem handelt es sich um eine Gruppe von Proteinen, die Teil des Immunsystems
(der natirlichen Abwehr des Kdrpers) sind. Bei Patienten mit PNH und C3G ist das Komplementsystem
Uberaktiv und schadigt die eigenen Zellen des Patienten, insbesondere die roten Blutkdrperchen bei
PNH und die Nierenzellen bei C3G.

Der Wirkstoff in Fabhalta, Iptacopan, hemmt ein als ,Faktor B" bezeichnetes Protein des
Komplementsystems. Durch die Hemmung von Faktor B verhindert Fabhalta, dass das
Komplementsystem rote Blutkdrperchen bei PNH und Nierenzellen bei C3G schadigt, und trdagt so dazu
bei, die Symptome dieser Erkrankungen zu lindern.

Welchen Nutzen hat Fabhalta in den Studien gezeigt?

PNH

In einer Hauptstudie, an der 97 Patienten mit PNH teilnahmen, hat sich Fabhalta bei der Erhéhung des
Hamoglobinspiegels und der Verringerung des Bedarfs an Bluttransfusionen als wirksam erwiesen.

Die Patienten in der Studie waren zuvor mindestens 6 Monate lang mit Ravulizumab oder Eculizumab
(anderen Arzneimitteln gegen PNH) behandelt worden und hatten immer noch Anamie. Die Patienten
nahmen entweder Fabhalta ein oder setzten ihre Behandlung mit Ravulizumab oder Eculizumab fort.
Nach 24-wdchiger Behandlung betrug der Anteil der Patienten, die ohne Bluttransfusionen einen
Anstieg der Hdmoglobinwerte von mindestens 2 g/dl erreichten, bei den mit Fabhalta behandelten
Patienten etwa 82 %, verglichen mit 2 % der Patienten, die weiterhin Ravulizumab oder Eculizumab
einnahmen. Etwa 69 % der Patienten, die Fabhalta einnahmen, erreichten ohne Bluttransfusionen
Hamoglobingehalte von mindestens 12 g/dl, verglichen mit etwa 2 % der Patienten, die Ravulizumab
oder Eculizumab einnahmen.

Die Daten aus einer zusatzlichen Studie unterstitzten die Anwendung von Fabhalta bei Patienten mit
PNH, die zuvor nicht behandelt worden waren.

C3G

In einer Hauptstudie, an der 74 Patienten mit C3G teilnahmen, erwies sich Fabhalta bei der
Verringerung der Nierenschadigung als wirksamer als Placebo. Die Patienten in der Studie wurden zur
Behandlung von C3G bereits mit anderen Arzneimitteln wie RAS-Inhibitoren und Immunsuppressiva
(Kortikosteroide, Mycophenolatmofetil oder Mycophenolnatrium) behandelt.

Hauptindikator flir die Wirksamkeit waren die Proteinkonzentrationen im Urin der Patienten. Da
gesunde Nieren fast alle Proteine im Blut halten, weist das Vorhandensein von Proteinen im Urin auf
eine Nierenschadigung hin.

Nach sechsmonatiger Behandlung wiesen die Patienten, die Fabhalta erhielten, eine Verringerung ihrer
Urinproteinkonzentrationen um etwa 35 % im Vergleich zu den Patienten, die Placebo erhielten. Diese
Wirkung wurde nach zwdélfmonatiger Behandlung aufrechterhalten.

Welche Risiken sind mit Fabhalta verbunden?

Die vollstéandige Auflistung der Nebenwirkungen und Einschrankungen im Zusammenhang mit Fabhalta
ist der Packungsbeilage zu entnehmen.

Sehr haufige Nebenwirkungen von Fabhalta (die mehr als 1 von 10 Behandelten betreffen kénnen) bei
Patienten mit PNH sind Infektionen der oberen Atemwege (Nase und Rachen), Kopfschmerzen und
Durchfall. Eine sehr haufige schwerwiegende Nebenwirkung von Fabhalta ist Harnwegsinfektion
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(Infektion der Kdrperteile, die Urin sammeln und ausscheiden), die bis zu 1 von 10 Behandelten
betreffen kann.

Sehr hdufige Nebenwirkungen von Fabhalta (die mehr als 1 von 10 Behandelten betreffen kdnnen) bei
Patienten mit C3G sind Infektionen der oberen Atemwege. Eine sehr haufige schwerwiegende
Nebenwirkung ist eine Infektion mit Pneumokokken-Bakterien, die bis zu 1 von 10 Behandelten
betreffen kann.

Je nachdem, wie Fabhalta wirkt, kann es das Risiko flir Infektionen erhdéhen. Fabhalta darf nicht bei
Patienten angewendet werden, die an einer andauernden Infektion leiden, die durch sogenannte
eingekapselte Bakterien, einschlieBlich Neisseria meningitidis, Streptococcus pneumoniae und
Haemophilus influenzae Typ B, verursacht wird. Es darf auch nicht von Patienten angewendet werden,
die derzeit nicht gegen N. meningitidis und S. pneumoniae geimpft sind, es sei denn, das Risiko einer
Verzégerung der Behandlung liberwiegt gegenliber dem Risiko der Entwicklung einer Infektion mit
diesen Bakterien.

Warum wurde Fabhalta in der EU zugelassen?

Fabhalta hat sich bei der Erhéhung der Hdmoglobinwerte und der Verringerung des Bedarfs an
Bluttransfusionen bei Patienten mit PNH als wirksam erwiesen. Es wurde auch nachgewiesen, dass es
die Akkumulation von Proteinen im Urin von Patienten mit C3G verringert, was auf eine geringere
Nierenschadigung hindeutet. Die sehr haufigen Nebenwirkungen werden als unangenehm angesehen,
es wird jedoch nicht davon ausgegangen, dass sie ein Risiko fiir die Patienten darstellen. Die
Europaische Arzneimittel-Agentur gelangte daher zu dem Schluss, dass der Nutzen von Fabhalta
gegeniber den Risiken Uberwiegt und dass es in der EU zugelassen werden kann.

Welche MaBnahmen werden zur Gewahrleistung der sicheren und
wirksamen Anwendung von Fabhalta ergriffen?

Das Unternehmen, das Fabhalta in Verkehr bringt, wird Arzten und Patienten Informationsmaterialien
zum Risiko einer Infektion durch verkapselte Bakterien und zur Notwendigkeit einer angemessenen
Impfung der Patienten zur Verfiigung stellen. Fur Patienten mit PNH enthalten die Materialien auch
Informationen Uber das Risiko einer schweren Hamolyse beim Absetzen der Behandlung mit Fabhalta.

Empfehlungen und VorsichtsmaBnahmen zur sicheren und wirksamen Anwendung von Fabhalta, die
von Angehdrigen der Heilberufe und Patienten befolgt werden missen, wurden auch in die
Zusammenfassung der Merkmale des Arzneimittels und die Packungsbeilage aufgenommen.

Wie bei allen Arzneimitteln werden Daten zur Anwendung von Fabhalta kontinuierlich Gberwacht.
Gemeldete Verdachtsfalle von Nebenwirkungen von Fabhalta werden sorgfaltig ausgewertet und alle
notwendigen MaBnahmen zum Schutz der Patienten ergriffen.

Weitere Informationen iiber Fabhalta

Fabhalta erhielt am 17. Mai 2024 eine Genehmigung fiir das Inverkehrbringen in der gesamten EU.

Weitere Informationen zu Fabhalta finden Sie auf den Internetseiten der Agentur:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/fabhalta

Diese Ubersicht wurde zuletzt im 03-2025 aktualisiert.
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