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Fabhalta (iptakopan)
A Fabhalta-ra vonatkozé attekintés és az EU-ban valé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gydgyszer a Fabhalta és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Fabhalta a kovetkezd betegségek kezelésére alkalmazott gydgyszer:

¢ hemolitikus anémia paroxizmalis nokturnalis hemoglobinuridaban (PNH) szenvedé felnGtteknél. A
PNH egy olyan betegség, amelyben a vérsejtek tulzott lebomlasa vérszegénységet (a hemoglobin,
azaz a vorosvérsejtekben talalhatd, az oxigént a szervezetben szallitd fehérje alacsony szintje),
trombozist (vérrogképz6dés az erekben), pancitopéniat (a vérsejtek alacsony szintje) és sotét
vizeletet (a hemoglobin nagy mennyiségben torténd felszabaduldsa miatt) okoz.

e komplement 3 glomerulopétia (C3G) felnétteknél, RAS-inhibitorral (a renin-angiotenzin rendszerre
haté gyogyszer) kombinacidban vagy 6nmagaban olyan betegeknél, akik nem szedhetnek RAS-
inhibitort. A C3G egy olyan betegség, amelynek soran a vesék progressziv karosodasa
megakadalyozza a vér megfeleld szlirését, ami toxinfelhalmozddashoz, csokkent
vizelettermeléshez és duzzanathoz vezet.

Mivel a PNH és a C3G ,ritkanak” minésul, ezért a Fabhalta-t ,ritka betegség elleni gydgyszerré”
(orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacid a ritka betegség elleni (orphan) statusszal rendelkez6
gyogyszerekrél az EMA honlapjan talalhaté (PNH: 2020. junius 4.; C3G: 2018. december 4.).

A Fabhalta hatéanyaga az iptakopan.
Hogyan kell alkalmazni a Fabhalta-t?

A Fabhalta kapszula formajaban kaphatd, amelyet szajon at, naponta kétszer kell bevenni.

Ha egy vagy tobb adag kimaradt, a gydgyszert a lehet6 leghamarabb be kell venni. PNH-ban szenvedd
betegeknél, ha tobb adagot kihagynak, a hemolizis (a vérésvérsejtek rendellenes lebomlasa) jeleit és
tineteit figyelemmel kell kisérni.

A gydgyszer csak receptre kaphatd.

A Fabhalta alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gydgyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat a Fabhalta?

A komplementrendszer az immunrendszer (a szervezet természetes védekezdrendszere) részét képezd
fehérjék csoportja. A PNH-ban és C3G-ben szenved6 betegeknél a komplementrendszer tulzottan
aktiv, és karositja a betegek sajat sejtjeit, kilondsen a vorosvérsejteket PNH esetén és a vesesejteket
C3G esetén.

.

faktor” gatlasaval a Fabhalta megakadalyozza, hogy a komplementerrendszer karositsa a
vOrosvérsejteket PNH esetén és a vesesejteket C3G esetén, ezaltal segit enyhiteni e betegségek
tlneteit.

Milyen elényei voltak a Fabhalta alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

PNH

Egy 97 PNH-ban szenvedd beteg részvételével végzett f6 vizsgalatban a Fabhalta hatasosnak bizonyult
a hemoglobinszint névelésében és a vératomlesztés szlikségességének csokkentésében.

A vizsgalatban részt vevl betegeket korabban legalabb 6 hdonapig ravulizumabdal vagy eculizumabbal
(a PNH kezelésére szolgalé mas gydgyszerekkel) kezelték, és még mindig vérszegénységben
szenvedtek. A betegek vagy Fabhalta-t kaptak, vagy folytatték a ravulizumabbal vagy ekulizumabbal
végzett kezelésiiket. 24 hetes kezelést kévetéen a vératdmlesztés nélkiil legaldbb 2 g/dl-es
hemoglobinszint-emelkedést elérd betegek aranya korlilbelll 82% volt a Fabhalta-val kezelt
betegeknél, szemben a tovabbra is ravulizumabbal vagy ekulizumabbal kezelt betegeknél tapasztalt
2%-kal. A Fabhalta-t szed6 betegek mintegy 69%-a legalabb 12 g/dl hemoglobinszintet ért el
vératomlesztés nélkil, szemben a ravulizumabot vagy eculizumabot szed6 betegek mintegy 2%-aval.

Egy tovabbi vizsgalatbdl szarmazoé adatok alatdmasztottak a Fabhalta alkalmazasat olyan, PNH-ban
szenvedO betegeknél, akiket korabban nem kezeltek.

C3G

Egy, 74, C3G-ben szenvedd beteg részvételével végzett f6 vizsgalatban a Fabhalta hatdsosabbnak
bizonyult a placebdnél a vesekarosodas cstkkentésében. A vizsgdlatban résztvevs betegeknél a C3G-t
mar kezelték mas gydgyszerekkel, példaul RAS-gatldkkal és immunszuppresszansokkal
(kortikoszteroidokkal, mikofenolat-mofetillel vagy mikofenolat-natriummal).

A hatdsossag f6 mutatdja a betegek vizeletében mért fehérjeszint volt. Mivel az egészséges vesék
szinte minden fehérjét kiszlirnek a vérbdl, a fehérjék jelenléte a vizeletben vesekarosodast jelez.

6 hdénapos kezelést kévetéen a Fabhalta-val kezelt betegeknél koriilbellil 35%-kal csokkent a
vizeletben mért fehérjeszint a placebdval kezelt betegekhez képest. Ez a hatds 12 hdnapos kezelést
kovetden is fennmaradt.

Milyen kockazatokkal jar a Fabhalta alkalmazasa?

A Fabhalta alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.

A PNH-ban szenvedl betegeknél a Fabhalta leggyakoribb mellékhatésai (10 beteg kozll tobb mint 1-
nél jelentkezhet) a fels6 léguti fert6zés, a fejfajas és a hasmenés. A Fabhalta leggyakoribb sulyos
mellékhatasa a hugyuti fert6zés, amely 10 beteg kézil legfeljebb 1-nél jelentkezhet.
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A C3G-ben szenvedl betegeknél a Fabhalta leggyakoribb mellékhatésai (10 beteg kozill tobb mint 1-
nél jelentkezhet) a fels6 léguti fert6zés. A leggyakoribb sllyos mellékhatas a pneumococcus baktérium
okozta fert6zés, amely 10 beteg kozil legfeljebb 1-nél jelentkezhet.

A Fabhalta hatasmechanizmusa miatt névelheti a fert6zések kockazatat. A Fabhalta nem alkalmazhat6
olyan betegeknél, akiknél in. enkapszuldlt baktérium, példaul Neisseria meningitidis, Streptococcus
pneumoniae vagy B. tipusu Haemophilus influenzae okozta fert6zés all fenn. A készitmény olyan
betegeknél sem alkalmazhatd, akik nincsenek beoltva N. meningitidis és S. pneumoniae ellen, kivéve,
ha a kezelés késleltetésének kockdzata meghaladja az ilyen baktériumok okozta fert6zés
kialakuldsanak kockazatat.

Miért engedélyezték a Fabhalta forgalomba hozatalat az EU-ban?

A PNH-ban szenved0 betegeknél a Fabhalta hatdsosnak bizonyult a hemoglobinszint névelésében és a
vératomlesztés sziikségességének csokkentésében. Kimutattak tovabba, hogy csékkenti a
fehérjefelhalmozddast a C3G-ben szenvedd betegek vizeletében, ami a vesekarosodas csokkenésére
utal. A leggyakoribb mellékhatasok kellemetlenek, de varhatdéan nem jelentenek kockazatot a betegek
szamara. Az Eurdpai Gyogyszeriigyntkség megallapitotta, hogy a Fabhalta alkalmazasanak elényei
meghaladjak a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhet6.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Fabhalta biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Fabhalta-t forgalmazo vallalat oktatasi anyagokat fog biztositani az orvosok és a betegek szamara az
enkapszulalt baktériumok altali fert6zés kockazatardl, valamint arrdl, hogy a betegeknek megfelelé
véddboltast kell kapniuk. A PNH-ban szenvedd betegek esetében az anyagok a Fabhalta-kezelés
ledllitasakor a sulyos hemolizis kockazatara vonatkozd informacidkat is tartalmaznak.

A Fabhalta biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetends ajanlasok és dvintézkedések szintén feltlintetésre kertiltek az alkalmazasi
el6irdsban és a betegtajékoztatoban.

A Fabhalta alkalmazasaval kapcsolatos informacidkat — hasonléan minden mas gydégyszerhez -
folyamatosan figyelemmel kisérik. A Fabhalta alkalmazasaval 0sszefliiggésben jelentett feltételezett
mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a szlikséges
intézkedéseket meghozzak.

A Fabhalta-val kapcsolatos egyéb informacio

2024. majus 17-én a Fabhalta az Eurdpai Unid egész teriiletére érvényes forgalombahozatali engedélyt
kapott.

A Fabhalta-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszeriigyndkség honlapjan taldlhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/fabhalta

Az attekintés utolsé aktualizadlasa: 03-2025.
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