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Aspaveli (pegcetakoplan)
Przeglad wiedzy na temat leku Aspaveli i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Aspaveli i w jakim celu sie go stosuje

Aspaveli to lek stosowany w leczeniu:

e 0sbb dorostych z napadowg nocng hemoglobinurig (ang. paroxysmal nocturnal haemoglobinuria,
PNH) — nabytg chorobg, w przebiegu ktdorej dochodzi do nadmiernego rozpadu krwinek
czerwonych (hemolizy), co powoduje uwalnianie do moczu znacznych ilosci hemoglobiny (biatka
w krwinkach czerwonych, ktére transportuje tlen w organizmie). Lek Aspaveli stosuje sie
u pacjentdéw z PNH, u ktorych wystepuje niedokrwistos¢ (niska liczbg krwinek czerwonych)

z powodu hemolizy;

e 0sbb dorostych i mtodziezy od 12 do 17 lat z glomerulopatig C3 (ang. C3 glomerulopathy, C3G) lub
pierwotnym btoniasto-rozplemowym kiebuszkowym zapaleniem nerek z kompleksami
immunologicznymi (ang. immune-complex membranoproliferative glomerulonephritis, IC-MPGN)

w skojarzeniu z inhibitorem RAS (lekiem dziatajgcym na uktad renina—angiotensyna) albo

w monoterapii u pacjentéw, ktorzy nie mogg przyjmowac inhibitora RAS. C3G i IC-MPGN to
choroby, w ktérych uktad odpornosciowy omytkowo uszkadza elementy filtrujgce w nerce —
uniemozliwia to prawidtowe filtrowanie krwi przez nerki i prowadzi do gromadzenia sie toksyn,
zmniejszonego wytwarzania moczu i opuchlizny.

Ze wzgledu na to, ze PNH, C3G i IC-MPGN rzadko wystepuja, lek Aspaveli uznano za lek sierocy (lek
stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku sierocego
mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA (PNH: 22 maja 2017 r.; C3G z kompleksami
immunologicznymi lub bez nich: 10 listopada 2022 r.).

Substancja czynng zawartg w leku Aspaveli jest pegcetakoplan.
Jak stosowac lek Aspaveli

Lek wydawany na recepte. Leczenie nalezy rozpoczynac¢ pod nadzorem lekarza majacego
doswiadczenie w leczeniu zaburzen zwigzanych z krwig lub nerkami.

Lek Aspaveli podaje sie podskérnie w postaci infuzji w brzuch, uda, biodra lub gérng czes¢ ramion dwa
razy w tygodniu (w dniach 1 i 4). Po odpowiednim przeszkoleniu pacjenci mogga samodzielnie podawac
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sobie infuzje, jesli lekarz uzna to za stosowne. Leczenie lekiem Aspaveli kontynuuje sie przez cate
zycie, chyba ze istniejg wskazania kliniczne do przerwania leczenia.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Aspaveli znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Aspaveli

Substancja czynna leku Aspaveli, pegcetakoplan, sktada sie z potaczonych ze sobg dwdch
syntetycznych peptyddéw (kroétkich tancuchdéw aminokwaséw). Przytacza sie ona do biatka C3, ktore jest
czescig tzw. uktadu dopetniacza — elementu uktadu odpornosciowego (naturalnych mechanizmoéw
obronnych organizmu).

U oséb z PNH biatka uktadu dopetniacza wykazujg nadmierng aktywnos¢ i uszkadzajg wtasne komorki
krwi. Blokujac biatko sktadowe C3 dopetniacza, lek Aspaveli zapobiega uszkodzeniu komodrek krwi przez
biatka uktadu dopetniacza, a tym samym fagodzi objawy towarzyszace PNH.

U 0s6b z C3G i pierwotnym IC-MPGN produkty rozpadu biatka sktadowego C3 dopetniacza gromadzg
sie w nerkach, co powoduje ich uszkodzenie i prowadzi do pogorszenia czynnosci nerek. Blokujac
biatko sktadowe C3 dopetniacza, lek Aspaveli zmniejsza gromadzenie sie produktéw rozpadu C3

w nerkach i zapobiega w ten sposob dalszemu uszkodzeniu nerek.

Korzysci ze stosowania leku Aspaveli wykazane w badaniach

Napadowa nocna hemoglobinuria (PNH)

W badaniu z udziatem pacjentéw z PNH leczonych ekulizumabem przez co najmniej trzy miesiace, ale
mimo to wcigz cierpigcych na niedokrwistos$¢, lek Aspaveli skutecznie zapobiegat rozpadowi krwinek
czerwonych i podnosit stezenie hemoglobiny we krwi.

Badanie przeprowadzono z udziatem 80 oséb dorostych z PNH leczonych ekulizumabem — lekiem

z grupy inhibitoréw dopetniacza — ale mimo to wcigz wykazujacych niedokrwistos¢ (stezenie
hemoglobiny <10,5 g/dl). Pacjenci albo przechodzili na leczenie lekiem Aspaveli, albo kontynuowali
przyjmowanie ekulizumabu. Po 16 tygodniach u pacjentéw przyjmujacych lek Aspaveli stezenie
hemoglobiny wzrosto srednio o 2,37 g/dl, a u pacjentéw kontynuujacych leczenie ekulizumabem —
spadto srednio o 1,47 g/dl. W tym okresie przetoczenie krwi byto konieczne u 6 z 41 pacjentéow
otrzymujacych lek Aspaveli i u 33 z 39 pacjentow otrzymujacych ekulizumab.

W drugim badaniu oceniano stosowanie leku Aspaveli u 53 0s6b dorostych z PNH, ktére w ciqgu trzech
miesiecy poprzedzajacych badanie nie stosowaty inhibitora dopetniacza. Lek Aspaveli byt skuteczniejszy
niz leczenie wspomagajace (ktére ma na celu ogranicza¢ objawy choroby lub zapobiegac ich
wystapieniu) w regulowaniu rozpadu krwinek czerwonych i stabilizowaniu stezenia hemoglobiny. Po 26
tygodniach leczenia stezenie hemoglobiny sie ustabilizowato (tzn. nie spadto o wiecej niz 1 g/dl przy
braku przetoczen krwi) u okoto 86% (30 z 35) pacjentéw otrzymujacych lek Aspaveli i u zadnego (0

z 18) z pacjentow otrzymujacych leczenie wspomagajace.

W badaniu oceniano tez wptyw leczenia na stezenia dehydrogenazy mleczanowej (ang. /actate
dehydrogenase, LDH), markera uszkodzenia tkanek, ktorego stezenie rosnie, gdy krwinki czerwone
ulegajq rozpadowi we krwi. Po 26 tygodniach leczenia stezenie LDH spadto $rednio o 1870 j./I

u pacjentow otrzymujacych lek Aspaveli, podczas gdy u pacjentdw otrzymujacych leczenie
wspomagajace spadto srednio o 400 j./I. W tym okresie przetoczenia nie byly konieczne u okoto 91%
(32 z 35) pacjentéw otrzymujacych lek Aspaveli i 6% (1 z 18) pacjentdéw otrzymujacych leczenie
wspomagajace.
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Glomerulopatia C3 (C3G) i pierwotne bloniasto-rozplemowe kiebuszkowe zapalenie nerek
z kompleksami immunologicznymi (IC-MPGN)

Wykazano, ze lek Aspaveli jest skuteczniejszy niz placebo (leczenie pozorowane) w zmniejszaniu
uszkodzenia nerek u oséb dorostych i mtodziezy od 12 lat z C3G lub pierwotnym IC-MPGN.

W badaniu gtéwnym z udziatem 124 oséb dorostych i mtodziezy od 12 lat z C3G lub IC-MPGN
uczestnikom podawano dwa razy w tygodniu albo lek Aspaveli, albo placebo. Gtéwnym kryterium oceny
skutecznosci byto zmniejszenie biatkomoczu (wystepowania biatka w moczu). Poniewaz zdrowe nerki
zatrzymujg prawie wszystkie biatka we krwi, obecnos¢ biatek w moczu wskazuje na uszkodzenie nerek.
Po 26 tygodniach leczenia u 0séb otrzymujacych lek Aspaveli nastgpito zmniejszenie stezenia biatka

w moczu o okoto 68% w poréwnaniu z osobami otrzymujacymi placebo. Efekt ten utrzymywat sie po
roku leczenia.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Aspaveli

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Aspaveli znajduje sie
w Ulotce dla pacjenta.

U oséb z PNH najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Aspaveli (mogace
wystgpic¢ czesciej niz u 1 na 10 pacjentow) to: reakcje w miejscu podania wlewu (zaczerwienienie
skéry, swiad, opuchlizna, zasinienie i bdl),infekcje gérnych drég oddechowych (nosa i gardta), bdl
brzucha, biegunka, hemoliza, bdl gtowy, zmeczenie, goraczka, kaszel, zakazenie drog moczowych
(zakazenie czesci ciata, ktére zbierajg mocz i stuzg do oddawania moczu), bél konczyn (w rekach lub
nogach), zawroty gtowy, bdl stawow, bdl plecéw i powiktania poszczepienne. Niektore dziatania
niepozadane mogg by¢ powazne. Najczestsze powazne dziatania niepozgadane obejmujg hemolize
(ktéra moze wystapi¢ czesciej niz u 1 na 10 pacjentdw) i posocznice (zakazenie krwi, ktore moze
wystgpi¢ u 1 na 10 pacjentéw).

U oséb z C3G lub pierwotnym IC-MPGN najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem
leku Aspaveli (mogace wystapi¢ czesciej niz u 1 na 10 pacjentédw) to reakcje w miejscu podania wlewu
i infekcje gornych drog oddechowych. Najczestsze powazne dziatania niepozadane obejmujg ostre
uszkodzenie nerek (nagte uszkodzenie nerek, ktére powoduje, ze nie dziatajg one prawidtowo)

i zapalenie ptuc (zakazenie ptuc).

Ze wzgledu na swdj mechanizm dziatania lek Aspaveli moze zwiekszac ryzyko zakazen. Leku Aspaveli
nie wolno stosowac u pacjentéw z aktywnym zakazeniem wywotanym przez niektore bakterie (tzw.
bakterie otoczkowe), w tym Neisseria meningitidis, Streptococcus pneumoniae oraz Haemophilus
influenzae. Leku nie wolno takze stosowac u pacjentéw niezaszczepionych przeciwko tym bakteriom,
chyba ze przyjmuja oni odpowiednie antybiotyki ograniczajace ryzyko zakazenia przez dwa tygodnie po
szczepieniu.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Aspaveli w UE

Lek Aspaveli skutecznie zwieksza stezenie hemoglobiny we krwi u 0séb dorostych z PNH leczonych
ekulizumabem przez co najmniej trzy miesiace, ale mimo to wcigz wykazujacych niedokrwistos$¢. Lek
Aspaveli jest takze skuteczniejszy niz leczenie wspomagajace w stabilizacji stezenia hemoglobiny

i regulowaniu rozpadu krwinek czerwonych u 0séb dorostych z PNH, ktére nie otrzymywaty leczenia
inhibitorami dopetniacza przez co najmniej trzy miesigce. Zmniejsza on réwniez zapotrzebowanie na
przetoczenia krwi u 0séb dorostych z PNH. Jednak watpliwosci dotyczace metodyki badania z udziatem
pacjentéw nieleczonych inhibitorami dopetniacza przez co najmniej trzy miesigce ograniczyty mozliwosc
oceny stosunku korzysci do ryzyka zwigzanych ze stosowaniem leku Aspaveli w przypadku tych
pacjentow.
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Lek Aspaveli jest rowniez skuteczny w ograniczaniu biatkomoczu u os6b dorostych i miodziezy od 12 lat
z C3G lub pierwotnym IC-MPGN, co sugeruje zmniejszenie uszkodzenia nerek. Chociaz nie dowiedziono
w petni, ze zmniejszenie biatkomoczu pozwala przewidzie¢ dtugoterminowg czynnos¢ nerek, dostepne
dane uznano za wystarczajace do wykazania skutecznosci leku Aspaveli u 0séb dorostych i miodziezy
od 12 lat z C3G lub pierwotnym IC-MPGN.

Cho¢ dane dotyczace bezpieczenstwa stosowania sg ograniczone ze wzgledu na niewielkg liczbe
pacjentéw wiaczonych do badan gtéwnych, to dziatania niepozadane leku Aspaveli uznaje sie za
mozliwe do kontrolowania pod warunkiem zastosowania srodkéw ograniczajgcych ryzyko.

Europejska Agencja Lekdw uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Aspaveli
przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Aspaveli

Firma, ktora wprowadza lek Aspaveli do obrotu, dopilnuje, aby lek byt wydawany dopiero po
potwierdzeniu, ze pacjent otrzymat odpowiednie szczepienia. Ponadto firma przekaze lekarzom
przepisujgcym lek i pacjentom informacje na temat bezpieczenstwa stosowania leku oraz bedzie
przypominac lekarzom przepisujacym lek i farmaceutom, aby sprawdzali, czy nie jest konieczne
dodatkowe zaszczepienie pacjentéw przyjmujacych lek Aspaveli. Pacjenci otrzymajg takze specjalng
karte z opisem objawdw pewnych zakazen i informacja, aby w przypadku ich wystgpienia niezwiocznie
zasiegneli porady medycznej.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Aspaveli w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto rowniez zalecenia i srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentéw.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Aspaveli sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Aspaveli sq starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Aspaveli

Lek Aspaveli otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia 13 grudnia
2021 r.

Dalsze informacje dotyczace leku Aspaveli znajduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/aspaveli.

Data ostatniej aktualizacji: 01.2026.
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