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

Czym jest lek Fabhalta i w jakim celu sie go stosuje

Fabhalta jest lekiem stosowanym w leczeniu nastepujacych chordb:

e niedokrwisto$¢ hemolityczna u oséb dorostych z napadowg nocng hemoglobinurig (ang. paroxysmal
nocturnal haemoglobinuria, PNH). PNH jest chorobg, w ktdorej nadmierny rozktad krwinek powoduje
niedokrwistos¢ (niski poziom hemoglobiny - biatka w krwinkach czerwonych, ktére przenosi tlen w
organizmie), zakrzepice (zakrzepy krwi w naczyniach krwionos$nych), pancytopenie (niski poziom
krwinek) i ciemne zabarwienie moczu (z powodu duzych ilo$ci hemoglobiny uwalnianej do moczu);

e glomerulopatia 3 uktadu dopetniacza (ang. complement 3 glomerulopathy, C3G) u 0sdb dorostych,
w skojarzeniu z inhibitorem RAS (lekiem, ktéry oddziatuje na uktad renina-angiotensyna) lub w
monoterapii u pacjentéw, dla ktorych inhibitor RAS jest przeciwwskazany. C3G jest choroba, w
ktérej postepujace uszkodzenie nerek uniemozliwia im prawidtowe filtrowanie krwi, co prowadzi do
gromadzenia sie toksyn, zmniejszenia produkcji moczu i obrzeku.

Ze wzgledu na to, ze PNH i C3G sg chorobami rzadko choroby wystepujacymi, lek Fabhalta uznano za
lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku
sierocego mozna znalez¢ na internetowej EMA (PNH: 4 czerwca 2020 r.; C3G: 4 grudnia 2018 r.).

Substancjg czynng zawartg w leku Fabhalta jest iptakopan.

Jak stosowac lek Fabhalta

Lek Fabhalta jest dostepny w postaci kapsutek do przyjmowania doustnego dwa razy na dobe.

W przypadku pominiecia jednej lub kilku dawek leku nalezy przyjac lek jak najszybciej. U pacjentéw z
PNH, w przypadku pominiecia wielu dawek, pacjentdw nalezy monitorowac¢ pod katem przedmiotowych
i podmiotowych objawdéw hemolizy (nieprawidtowego rozpadu czerwonych krwinek).

Lek wydawany na recepte.

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

Uktad dopetniacza jest zespotem biatek stanowigcych cze$¢ uktadu odpornosciowego (naturalnego
systemu obronnego organizmu). U pacjentéow z PNH i C3G uktad dopetniacza wykazuje nadmierng
aktywnos¢, co prowadzi do uszkodzenia wtasnych komdrek pacjenta, zwtaszcza krwinek czerwonych w
PNH i komoérek nerek w C3G.

Substancja czynna leku Fabhalta, iptakopan, blokuje biatko uktadu dopetniacza, okreslane jako
~Czynnik B”. Blokujac czynnik B, lek Fabhalta zapobiega uszkadzaniu krwinek czerwonych przez uktad
dopetniacza w PNH i komoérkach nerek w C3G, pomagajac w ztagodzeniu objawéw tych chordéb.

Korzysci ze stosowania leku Fabhalta wykazane w badaniach

PNH

W jednym badaniu gtéwnym z udziatem 97 pacjentédw z PNH wykazano, ze lek Fabhalta skutecznie
zwieksza stezenie hemoglobiny i zmniejsza potrzebe transfuzji krwi.

Pacjenci biorgcy udziat w badaniu byli wczesniej leczeni rawulizumabem lub ekulizumabem (inne leki
stosowane w leczeniu PNH) przez co najmniej 6 miesiecy i nadal wystepowata u nich niedokrwistos¢.
Pacjenci przyjmowali albo lek Fabhalta, albo kontynuowali leczenie rawulizumabem lub ekulizumabem.
Po 24 tygodniach leczenia odsetek pacjentéw, u ktérych uzyskano zwiekszenie stezenia hemoglobiny o
co najmniej 2 g/dl bez transfuzji krwi, wynidst okoto 82% w przypadku pacjentéw przyjmujacych lek
Fabhalta, w poréwnaniu z 2% pacjentéow kontynuujacych leczenie rawulizumabem lub ekulizumabem.
U okoto 69% pacjentdéw przyjmujacych lek Fabhalta uzyskano stezenie hemoglobiny wynoszace co
najmniej 12 g/dl bez transfuzji krwi, w poréwnaniu z okoto 2% pacjentéw przyjmujacych rawulizumab
lub ekulizumab.

Dane z dodatkowego badania potwierdzaja zasadnos$¢ stosowania leku Fabhalta u pacjentow z PNH,
ktérzy nie byli wczesniej leczeni.

C3G

W jednym badaniu gtéwnym z udziatem 74 pacjentéow z C3G wykazano, ze lek Fabhalta jest
skuteczniejszy niz placebo w ograniczaniu uszkodzenia nerek. Pacjenci z C3G uczestniczacy w tym
badaniu otrzymywali juz inhibitory RAS i leki immunosupresyjne (kortykosteroidy, mykofenolan
mofetylu lub mykofenolan sodu).

Gtownym kryterium oceny skutecznosci byto stezenie biatka w moczu pacjentéw. Poniewaz zdrowe
nerki zatrzymujg niemal wszystkie biatka we krwi, obecnos¢ biatek w moczu $wiadczy o uszkodzeniu
nerek.

Po 6 miesigcach leczenia u pacjentéow, ktorym podawano lek Fabhalta, odnotowano zmniejszenie
stezenia biatka moczu o okoto 35% w poréwnaniu z pacjentami, ktérym podawano placebo. Dziatanie
to utrzymywato sie po 12 miesigcach leczenia.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Fabhalta

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

U pacjentéw z PNH najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Fabhalta (mogace
wystgpic czesciej niz u 1 na 10 pacjentow) to: zakazenie gérnych drég oddechowych (nosa i gardta),
bol gtowy i biegunka. Najczestsze powazne dziatanie niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku
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Fabhalta to zakazenia drég moczowych (zakazenie struktur gromadzacych i odprowadzajacych mocz),
mogace wystapi¢ u 1 na 10 pacjentow.

U pacjentow z C3G najczestsze dziatania niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Fabhalta (mogace
wystgpic¢ czesciej niz u 1 na 10 pacjentow) to: zakazenie gérnych drég oddechowych. Najczestszym
powaznym dziataniem niepozadanym jest zakazenie bakteriami pneumokokowymi, ktére moze
wystgpi¢ u 1 na 10 pacjentow.

W oparciu o mechanizm dziatania lek Fabhalta moze zwiekszac ryzyko zakazen. Leku Fabhalta nie
wolno stosowac u pacjentdw z czynnym zakazeniem wywotanym przez tzw. bakterie otoczkowe, w tym
bakterie Neisseria meningitidis, Streptococcus pneumoniae i Haemophilus influenzae typu B. Leku nie
wolno rowniez stosowac u pacjentow, ktdrzy nie sa obecnie zaszczepieni przeciwko bakteriom N.
meningitidis i S. pneumoniae, chyba ze ryzyko opdznienia leczenia przewyzsza ryzyko wystapienia
zakazenia tymi bakteriami.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Fabhalta w UE

Wykazano, ze lek Fabhalta skutecznie zwigeksza stezenie hemoglobiny i zmniejsza zapotrzebowanie na
transfuzje krwi u pacjentéw z PNH. Wykazano réwniez, ze ogranicza on gromadzenie sie biatek w
moczu pacjentdw z C3G, co sugeruje mniejsze uszkodzenia nerek. Najczestsze dziatania niepozadane
uznaje sie za niedogodne, ale nalezy sie spodziewac, ze nie bedg stanowic¢ zagrozenie dla pacjentow.
Europejska Agencja Lekdw uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Fabhalta
przewyzszaja ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Fabhalta

Firma, ktéra wprowadza lek Fabhalta do obrotu, udostepni lekarzom i pacjentom materiaty edukacyjne
dotyczace ryzyka zakazenia bakteriami otoczkowymi oraz koniecznosci odpowiedniego szczepienia
pacjentéw. W przypadku pacjentéw z PNH materiaty zawierajg rowniez informacje na temat ryzyka
wystgpienia ciezkiej hemolizy po zaprzestaniu stosowania leku Fabhalta.

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Fabhalta w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto rdwniez zalecenia i Srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

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

Inne informacje dotyczace leku Fabhalta

Lek Fabhalta otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia 17 maja 2024
r.

Dalsze informacje dotyczace leku Fabhalta znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/fabhalta

Data ostatniej aktualizacji: 03.2025.
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