EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/81001/2025
EMEA/H/C/005764

Fabhalta (iptakopaani)

Yleistiedot Fabhalta-valmisteesta seka siita, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Fabhalta on ja mihin sita kaytetaan?

Fabhalta on ladke, jolla hoidetaan seuraavia sairauksia:

¢ hemolyyttinen anemia aikuisilla, joilla on kohtauksittainen ydllinen hemoglobinuria (PNH). PNH on
sairaus, jossa verisolujen liiallinen hajoaminen johtaa anemiaan (alhainen hemoglobiinipitoisuus;
hemoglobiini on veren punasolujen proteiini, joka kuljettaa happea kehon eri osiin), tromboosiin
(verihyytymat verisuonissa), pansytopeniaan (alhainen verisolujen maarad) ja virtsan tummuuteen
(koska virtsaan vapautuu suuria maaria hemoglobiinia).

¢ komplementin 3 glomerulopatia (C3G) aikuisilla, joko yhdessa RAS-estajan (reniini-
angiotensiinijarjestelmaan vaikuttava laake) kanssa tai yksindaan potilailla, jotka eivat voi kdyttaa
RAS-estajaa. C3G on sairaus, jossa munuaisten eteneva vaurioituminen estaa niita suodattamasta
verta oikein, mika johtaa toksiinin muodostumiseen, virtsantuotannon vahenemiseen ja
turvotukseen.

PNH ja C3G ovat harvinaisia sairauksia, ja Fabhalta nimettiin ns. harvinaislaakkeeksi (harvinaisten
sairauksien hoidossa kaytettava ladke). Lisatietoja harvinaisladkkeeksi nimedmisestd on EMAN
verkkosivustolla (PNH: 4. kesakuuta 2020; C3G: 4. joulukuuta 2018).

Fabhaltan vaikuttava aine on iptakopaani.

Miten Fabhaltaa kdytetaan?

Fabhaltaa on saatavana kapseleina, jotka otetaan suun kautta kahdesti vuorokaudessa.

Jos yksi tai useampi annos jaa valiin, laake on otettava mahdollisimman pian. Jos PNH-potilaalla jaa
valiin useita annoksia, potilasta on seurattava hemolyysin (punasolujen poikkeavan hajoamisen)
merkkien ja oireiden varalta.

Ladkevalmistetta saa ainoastaan ldadkarin maarayksesta.

Lisatietoja Fabhalta-valmisteen kdytdsta saa pakkausselosteesta, ladkarilta tai apteekista.
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Miten Fabhalta vaikuttaa?

Komplementtijarjestelma on joukko proteiineja, jotka ovat osa immuunijdrjestelmaa (kehon
luonnollista puolustusmekanismia). PNH- ja C3G-potilailla komplementtijarjestelma on yliaktiivinen ja
vahingoittaa potilaiden omia soluja, PNH:ssa etenkin veren punasoluja ja C3G:ssa munuaissoluja.

Fabhaltan vaikuttava aine iptakopaani estaa tekija B:ksi kutsutun komplementtijarjestelman proteiinin
toimintaa. Estamalla tekija B:n toiminnan Fabhalta estdd komplementtijarjestelmaa vahingoittamasta
punasoluja PNH:ssa ja munuaissoluja C3G:ssa ja auttaa siten lievittdmaan naiden sairauksien oireita.

Mita hyotya Fabhaltasta on havaittu tutkimuksissa?

PNH

Yhdessa paatutkimuksessa, johon osallistui 97 PNH-potilasta, Fabhaltan osoitettiin nostavan
tehokkaasti hemoglobiinipitoisuutta ja vdhentavan verensiirtojen tarvetta.

Tutkimukseen osallistuneita potilaita oli hoidettu aiemmin ravulitsumabilla tai ekulitsumabilla (muita
PNH-laakkeitd) vahintaan kuuden kuukauden ajan, ja heilld oli edelleen anemia. Potilaat saivat joko
Fabhaltaa tai jatkoivat hoitoa ravulitsumabilla tai ekulitsumabilla. 24 hoitoviikon jalkeen niiden
potilaiden osuus, joiden hemoglobiinipitoisuus oli noussut vahintaan 2 g/dl ilman verensiirtoja, oli noin
82 prosenttia Fabhaltaa saaneista potilaista, kun ravulitsumabia tai ekulitsumabia saaneista potilailla
vastaava osuus oli 2 prosenttia. Noin 69 prosentilla Fabhaltaa saaneista potilaista
hemoglobiinipitoisuus oli vahintéaan 12 g/dl ilman verensiirtoja, kun ravulitsumabia tai ekulitsumabia
saaneilla potilailla vastaava osuus oli noin 2 prosenttia.

Lisdtutkimuksesta saadut tiedot tukivat Fabhaltan kayttéa PNH-potilailla, joita ei ollut hoidettu
aiemmin.

C3G

Yhdessa paatutkimuksessa, johon osallistui 74 C3G:ta sairastavaa potilasta, Fabhalta osoittautui
lumelddketta tehokkaammaksi munuaisvaurioiden vahentamisessa. Tutkimukseen osallistuneiden
potilaiden C3G:ta oli jo hoidettu muilla ladkkeilla, kuten RAS-estajilléd ja immunosuppressoreilla
(kortikosteroidit, mykofenolaattimofetiili tai mykofenolaattinatrium).

Tehon pddasiallisena mittana oli potilaiden virtsan proteiinipitoisuus. Koska terveet munuaiset pitavat
lahes kaikki proteiinit veressa, proteiinien esiintyminen virtsassa on merkki munuaisvauriosta.

Kuuden kuukauden hoidon jalkeen Fabhaltaa saaneiden potilaiden virtsan proteiinipitoisuus oli laskenut
noin 35 prosenttia lumelaaketta saaneisiin potilaisiin verrattuna. Tama vaikutus sailyi 12 kuukauden
hoidon jalkeen.

Mita riskeja Fabhaltaan liittyy?

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Fabhaltan ilmoitetuista haittavaikutuksista ja rajoituksista.

PNH-potilailla Fabhaltan yleisimmat haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin yhdelle
potilaalle kymmenesta) ovat ylahengitysteiden infektiot (nenan ja nielun infektiot), paansarky ja ripuli.
Fabhaltan yleisin vakava haittavaikutus on virtsatieinfektio, jota saattaa aiheutua enintdan yhdelle
potilaalle kymmenesta.

C3G-potilailla Fabhaltan yleisimmat haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin yhdelle
potilaalle kymmenesta) ovat ylahengitysteiden infektiot. Yleisin vakava haittavaikutus on
pneumokokkibakteerien aiheuttama infektio, jota voi aiheutua enintaan yhdelle potilaalle kymmenesta.
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Vaikutusmekanisminsa takia Fabhalta voi lisata infektioiden riskia. Fabhaltaa ei saa antaa potilaille,
joilla on nk. kapselillisten bakteerien, mukaan lukien Neisseria meningitidis, Streptococcus pneumoniae
ja Haemophilus influenzae, tyyppi B, aiheuttama meneilldén oleva infektio. Sita eivat myoéskaan saa
kayttaa potilaat, joita ei ole talla hetkella rokotettu N. meningitidis- ja S. pneumoniae -bakteeria
vastaan, paitsi jos hoidon viivastyttéamisesta aiheutuva riski on suurempi kuin naiden bakteerien
aiheuttaman infektion kehittymisen riski.

Miksi Fabhalta on hyvaksytty EU:ssa?

Fabhaltan osoitettiin nostavan tehokkaasti hemoglobiinipitoisuutta ja vdhentavan verensiirtojen
tarvetta PNH-potilailla. Sen osoitettiin myds vahentavan proteiinien kertymista C3G-potilaiden virtsaan,
mika viittaa munuaisvaurioiden vahenemiseen. Yleisimpia haittavaikutuksia pidetaan epamukavina,
mutta niiden ei odoteta aiheuttavan riskia potilaille. Euroopan ladkevirasto katsoi, etta Fabhaltan hyéty
on sen riskeja suurempi ja etta sille voidaan myontaa myyntilupa EU:ssa.

Miten voidaan varmistaa Fabhaltan turvallinen ja tehokas kaytto?

Fabhaltaa markkinoiva yhti6 toimittaa laakareille ja potilaille perehdytysaineistoa kapselillisten
bakteerien aiheuttamasta infektioriskistd ja siita, etta potilaille on annettava asianmukainen rokote.
PNH-potilaiden osalta materiaaleissa on myds tietoa vakavan hemolyysin riskista Fabhalta-hoidon
lopettamisen yhteydessa.

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Fabhaltan kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvat myés valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.

Kuten kaikkien ladkkeiden, myds Fabhalta-valmisteen kayttda koskevia tietoja seurataan jatkuvasti.
Fabhalta-valmisteesta ilmoitetut haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimet
suoritetaan potilaiden suojelemiseksi.

Muita tietoja Fabhaltasta

Fabhalta sai koko EU:n alueella voimassa olevan myyntiluvan 17. toukokuuta 2024.

Lisatietoja Fabhaltasta on viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/fabhalta

Tama yhteenveto on paivitetty viimeksi 3-2025.
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