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Aspaveli (pegcetacoplano)
Um resumo sobre Aspaveli e por que esta autorizado na UE

O que é Aspaveli e para que é utilizado?

Aspaveli € um medicamento utilizado em adultos para o tratamento da hemoglobinuria paroxistica
noturna (HPN), uma doenca adquirida em que existe uma degradacdo excessiva dos gldbulos
vermelhos (hemodlise), o que leva a libertacdo de grandes quantidades de hemoglobina (a proteina nos
glébulos vermelhos que transporta oxigénio pelo organismo) na urina. Aspaveli é utilizado em doentes
com HPN com anemia (niveis baixos de glébulos vermelhos) devido a hemdlise.

A hemoglobinuria paroxistica noturna é uma doenca rara, e Aspaveli foi designado medicamento 6rfdo
(medicamento utilizado em doengas raras) em 22 de maio de 2017. Mais informacg0es sobre a
designacdo 6rfa podem ser encontradas aqui: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3171873.

Aspaveli contém a substancia ativa pegcetacoplano.

Como se utiliza Aspaveli?

O medicamento sé pode ser obtido mediante receita médica. O tratamento deve ser iniciado sob a
supervisao de um profissional de saide com experiéncia no tratamento de doencas relacionadas com o
sangue.

Aspaveli é administrado por perfusdo (administracdo gota a gota) sob a pele do abdémen, das coxas,
dos quadris ou dos bragos superiores. E administrado duas vezes por semana (nos dias 1 e 4). Os
doentes podem administrar a si préoprios o medicamento se o médico considerar adequado e tiverem
recebido formacdo para o fazer. A menos que exista uma razdo clinica para a interrupgao do
tratamento, Aspaveli é continuado durante toda a vida.

Para mais informacdes sobre a utilizacao de Aspaveli, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu
meédico ou farmacéutico.

Como funciona Aspaveli?

A substancia ativa de Aspaveli, o pegcetacoplano, é constituida por dois péptidos sintéticos (cadeias
curtas de aminoacidos) que estdo ligados entre si. Liga-se a proteina do complemento C3, que faz
parte do sistema imunitério (as defesas naturais do organismo) denominado «sistema complementars.
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Nos doentes com HPN, as proteinas do complemento estdo hiperativas e destroem os glébulos
vermelhos dos doentes. Ao bloquear a proteina C3 do complemento, Aspaveli impede que as proteinas
do complemento danifiquem as células, ajudando, desta forma, a aliviar os sintomas da HPN.

Quais os beneficios demonstrados por Aspaveli durante os estudos?

Aspaveli demonstrou ser eficaz na prevencdo da degradacgao dos glébulos vermelhos e no aumento dos
niveis de hemoglobina no sangue num estudo que incluiu doentes com HPN tratados com eculizumab
durante pelo menos 3 meses, mas que continuavam com anemia.

O estudo foi realizado em 80 doentes com HPN a receber tratamento com eculizumab, um
medicamento conhecido como inibidor do complemento, mas que continuavam com anemia (nivel de
hemoglobina <10,5 g/dL) apesar deste tratamento. Os doentes mudaram para Aspaveli ou
continuaram o tratamento com eculizumab. Apds 16 semanas, os niveis de hemoglobina nos doentes
gue receberam Aspaveli aumentaram, em média, 2,37 g/dL, enquanto diminuiram, em média,

1,47 g/dL nos doentes que ainda foram tratados com eculizumab. Durante este periodo, 6 dos

41 doentes que receberam Aspaveli necessitaram de uma transfusdo sanguinea, em comparagdo com
33 dos 39 doentes tratados com eculizumab.

Um segundo estudo avaliou a utilizacdo de Aspaveli em 53 doentes com HPN que ndo tinham recebido
um inibidor do complemento nos 3 meses que antecederam o estudo. Aspaveli foi mais eficaz do que
os cuidados de suporte (tratamento para prevenir ou aliviar os sintomas da doencga) no controlo da
degradacdo dos globulos vermelhos e na estabilizacdo dos niveis de hemoglobina. Apds 26 semanas de
tratamento, os niveis de hemoglobina estabilizaram-se (o que significa que ndo diminuiram mais de

1 g/dL sem que o doente tenha uma transfusao sanguinea) em cerca de 86 % dos doentes tratados
com Aspaveli (30 em 35), em comparagao com nenhum dos doentes tratados com cuidados de suporte
(0 em 18).

O estudo também avaliou o efeito do tratamento nos niveis sanguineos de lactato desidrogenase (LDH;
um marcador de danos nos tecidos que é aumentado quando os gldbulos vermelhos se decomp&em).
Apods 26 semanas, os doentes tratados com Aspaveli registaram uma diminuicdo média de

1870 unidades/I nos seus niveis de LDH, em comparacdo com uma diminuicdo média de

400 unidades/I nos doentes tratados com cuidados de suporte. Durante este periodo, cerca de 91 %
dos doentes que receberam Aspaveli (32 em 35) ndo necessitaram de uma transfusdo, em comparagao
com 6 % dos que receberam cuidados de suporte (1 em 18).

Quais sao os riscos associados a Aspaveli?

Para a lista completa dos efeitos secundarios e das restricdes de utilizagdo, consulte o Folheto
Informativo.

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Aspaveli (que podem afetar mais de 1 em cada
10 pessoas) incluem reagdes no local da injecdo (vermelhiddo da pele, comichdo, inchaco, ndédoas
negras e dor no local de injecdo), infecdo do trato respiratdrio superior (nariz e garganta), dor
abdominal (dor de barriga), diarreia, hemdlise, dor de cabecga, cansaco, febre, tosse, infecdo do trato
urinario, dor nas extremidades (braco ou perna), tonturas, dor nas articulacGes e nas costas e
complicagdes com vacinacao. Os efeitos secundarios mais graves incluem hemodlise (que pode afetar
mais de 1 em cada 10 pessoas) e sépsis (envenenamento do sangue; que pode afetar até 1 em cada
10 pessoas).

Com base no seu mecanismo de agao, Aspaveli pode aumentar o risco de infecbes. Aspaveli é
contraindicado em doentes com uma infecdo ativa causada por determinadas bactérias conhecidas
como bactérias encapsuladas, incluindo Neisseria meningitidis, Streptococcus pneumoniae e
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Haemophilus influenzae. O seu uso é também contraindicado em doentes que ndo estejam atualmente
vacinados contra estas bactérias, a menos que tomem antibidticos adequados para reduzir o risco de
infecdo durante duas semanas apds a vacinagao.

Por que esta Aspaveli autorizado na UE?

Aspaveli é eficaz no aumento dos niveis de hemoglobina no sangue em doentes com HPN que tinham
sido tratados com eculizumab durante, pelo menos, 3 meses, mas que ainda estavam anémicos.
Aspaveli foi também mais eficaz do que os cuidados de suporte a HPN na estabilizacdo dos niveis de
hemoglobina e no controlo da degradacao dos gldébulos vermelhos em doentes que ndo tinham sido
tratados com inibidores do complemento durante, pelo menos, 3 meses. Reduziu também a
necessidade de transfusGes sanguineas em doentes com HPN. No entanto, as incertezas relacionadas
com a concecgao do estudo em doentes que nao tinham sido tratados com inibidores do complemento
durante pelo menos 3 meses limitaram a avaliagdo dos beneficios e riscos de Aspaveli nestes doentes.

Em termos de seguranca, embora os dados sobre seguranca sejam limitados devido ao reduzido
numero de doentes incluidos nos estudos principais, os efeitos secundarios de Aspaveli sdo
considerados controlaveis, tendo em conta as medidas em vigor para minimizar o seu risco.

Por conseguinte, a Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os beneficios de Aspaveli sdo
superiores aos seus riscos e o medicamento pode ser autorizado para utilizagdo na UE.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Aspaveli?

A empresa que comercializa Aspaveli assegurara que a distribuicdo do medicamento é feita unicamente
apos verificagdo de que o doente foi vacinado de forma adequada. A empresa fornecera igualmente
informacoes sobre a seguranca do medicamento aos médicos prescritores e aos doentes e enviara
adverténcias aos médicos prescritores e aos farmacéuticos para que estes verifiquem se é necessaria
alguma vacinagdo adicional para os doentes tratados com Aspaveli. Os doentes receberdo também um
cartdo especial que explica os sintomas de determinados tipos de infecdo e fornece instrugdes para os
doentes procurarem imediatamente cuidados médicos no caso de serem afetados por esses sintomas.

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram igualmente incluidas
recomendacdes e precaucles a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizacdo
segura e eficaz de Aspaveli.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizagdo de Aspaveli sdo continuamente
monitorizados. Os efeitos secundarios comunicados com Aspaveli sdo cuidadosamente avaliados e sdo
tomadas quaisquer agdes necessarias para proteger os doentes.

Outras informacoes sobre Aspaveli

A 13 de dezembro de 2021, Aspaveli recebeu uma Autorizagdo de Introducdo no Mercado, valida para
toda a UE.

Estdo disponiveis mais informagbes sobre o medicamento no sitio Web da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/aspaveli.

Este resumo foi atualizado pela Ultima vez em 02-2024.
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