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Fabhalta (iptacopano)

Um resumo sobre Fabhalta e por que esta autorizado na UE

O que é Fabhalta e para que é utilizado?

Fabhalta € um medicamento utilizado no tratamento de:

e anemia hemolitica em adultos com hemoglobinuria noturna paroxismal (HPN). A HPN é uma
doenga em que a degradagdo excessiva das células sanguineas resulta em anemia (niveis baixos
de hemoglobina, proteinas nos gldobulos vermelhos que transportam oxigénio a volta do corpo),
trombose (codgulos sanguineos nos vasos sanguineos), pancitopenia (niveis baixos de células
sanguineas) e urina escura (devido a libertacdo de grandes quantidades de hemoglobina na urina).

e glomerulopatia do complementom 3 (GC3) em adultos, quer em associacdo com um inibidor do
RAS (um medicamento que atua no sistema renina-angiotensina), quer em monoterapia
(medicamento Unico) em doentes que ndo podem tomar um inibidor do RAS. A GC3 é uma doenca
na qual as lesGes progressivas nos rins impedem que filtrem corretamente o sangue, conduzindo a
acumulagdo de toxinas, a reducdo da producdo de urina e ao inchaco.

A HPN e a GC3 sdo raras, e Fabhalta foi designado medicamento 6rfdo (medicamento utilizado em
doencas raras). Estdo disponiveis mais informacoes sobre a designacdao de medicamento érfao no sitio
Web da EMA (HPN: 4 de junho de 2020; GC3: 4 de dezembro de 2018).

Fabhalta contém a substancia ativa iptacopano.
Como se utiliza Fabhalta?

Fabhalta esta disponivel na forma de capsulas a tomar por via oral duas vezes por dia.

Em caso de esquecimento de uma ou mais doses, 0 medicamento deve ser tomado o mais
rapidamente possivel. Em doentes com HPN, em caso de esquecimento de multiplas doses, os doentes
devem ser monitorizados relativamente a sinais e sintomas de hemdlise (degradagdo anormal de
globulos vermelhos).

O medicamento sé pode ser obtido mediante receita médica.

Para mais informacgOes sobre a utilizacdo de Fabhalta, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu
meédico ou farmacéutico.
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Como funciona Fabhalta?

O sistema de complemento é um grupo de proteinas que faz parte do sistema imunitario (as defesas
naturais do organismo). Nos doentes com HPN e GC3, o sistema de complemento é hiperativo,
danificando as células dos doentes, em particular os globulos vermelhos na HPN e as células renais na
GC3.

A substancia ativa de Fabhalta, o iptacopano, bloqueia uma proteina do sistema de complemento
denominada «fator B». Ao bloquear o fator B, Fabhalta impede o sistema de complemento de danificar
os glébulos vermelhos na HPN e as células renais na GC3, ajudando assim a aliviar os sintomas destas
doengas.

Quais os beneficios demonstrados por Fabhalta durante os estudos?

HPN

Fabhalta demonstrou ser eficaz no aumento dos niveis de hemoglobina e na reducdo da necessidade
de transfusGes sanguineas num estudo principal que incluiu 97 doentes com HPN.

Os doentes no estudo tinham sido previamente tratados com ravulizumab ou eculizumab (outros
medicamentos para a HPN) durante, pelo menos, 6 meses e ainda tinham anemia. Os doentes
tomaram Fabhalta ou prosseguiram o tratamento com ravulizumab ou eculizumab. Apds 24 semanas
de tratamento, a percentagem de doentes que atingiram um aumento dos niveis de hemoglobina de,
pelo menos, 2 g/dl sem transfusdes de sangue foi de cerca de 82 % nos doentes que receberam
Fabhalta, em comparagao com 2 % dos doentes que continuaram a tomar ravulizumab ou eculizumab.
Cerca de 69 % dos doentes que tomaram Fabhalta atingiram niveis de hemoglobina de pelo menos

12 g/dL sem transfusdes de sangue, em comparacdo com cerca de 2 % dos doentes que tomaram
ravulizumab ou eculizumab.

Os dados de um estudo adicional apoiaram a utilizagdo de Fabhalta em doentes com HPN que nao
tinham sido previamente tratados.

GC3

Fabhalta demonstrou ser mais eficaz do que o placebo na redugdo dos danos renais num estudo
principal que incluiu 74 doentes com GC3. Os doentes do estudo ja tinham sido tratados para GC3 com
outros medicamentos, tais como inibidores do RAS e imunossupressores (corticosteroides,
micofenolato de mofetil ou micofenolato de sédio).

O principal parametro de eficacia foi os niveis de proteinas na urina dos doentes. Como os rins
saudaveis mantém praticamente todas as proteinas no sangue, a presenca de proteinas na urina indica
danos nos rins.

Apds 6 meses de tratamento, os doentes que receberam Fabhalta apresentaram uma reducédo de
aproximadamente 35 % nos seus niveis de proteina na urina, em comparagdo com os doentes que
receberam o placebo. Este efeito manteve- se apds 12 meses de tratamento.

Quais sao os riscos associados a Fabhalta?

Para a lista completa de efeitos secundarios e de restricdoes de utilizagdo de Fabhalta, consulte o
Folheto Informativo.

Nos doentes com HPN, os efeitos secundarios mais frequentes associados a Fabhalta (que podem
afetar mais de 1 em cada 10 pessoas) incluem infecdo do trato respiratério superior (nariz e
garganta), dores de cabeca e diarreia. O efeito secundario grave mais frequente associado a Fabhalta
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€ a infecdo do trato urinario (infecdo das partes do corpo que recolhem e eliminam a urina), que pode
afetar 1 em cada 10 doentes.

Nos doentes com GC3, os efeitos secundarios mais frequentes associados a Fabhalta (que podem
afetar mais de 1 em cada 10 pessoas) incluem infegdo do trato respiratério superior. O efeito
secundario grave mais frequente é a infegdo por bactérias pneumocdcicas, que pode afetar até 1 em
cada 10 pessoas.

Devido a forma como atua, Fabhalta pode aumentar o risco de infecGes. Fabhalta é contraindicado em
doentes com uma infecdo ativa causada pelas chamadas bactérias encapsuladas, incluindo Neisseria
meningitidis, Streptococcus pneumoniae e Haemophilus influenzae tipo B. E igualmente contraindicado
em doentes que ndo estejam atualmente vacinados contra N. meningitidis e S. pneumoniae, a menos
que o risco de adiar o tratamento exceda o risco de desenvolvimento de uma infecdo por estas
bactérias.

Por que esta Fabhalta autorizado na UE?

Fabhalta demonstrou ser eficaz no aumento dos niveis de hemoglobina e na redugdo da necessidade
de transfusGes sanguineas em doentes com HPN. Demonstrou-se também que reduz a acumulacdo de
proteinas na urina de doentes com GC3, o que sugere uma reducdo das lesdes renais. Os efeitos
secundarios mais frequentes sdo considerados inconvenientes, mas prevé-se que ndo representem
nenhum risco para os doentes. Por conseguinte, a Agéncia Europeia de Medicamentos concluiu que os
beneficios de Fabhalta sdo superiores aos seus riscos e 0 medicamento pode ser autorizado para
utilizacdo na UE.

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

A empresa que comercializa Fabhalta fornecera aos médicos e doentes materiais informativos sobre o
risco de infecdo por bactérias encapsuladas e a necessidade de os doentes receberem uma vacinacéo
adequada. Para os doentes com HPN, os materiais também incluem informacdes sobre o risco de
hemolise grave ao interromper o tratamento com Fabhalta.

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 Fabhalta.

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

Outras informacodes sobre Fabhalta

A 17 de maio de 2024, Fabhalta recebeu uma Autorizacdo 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/fabhalta

Este resumo foi atualizado pela Ultima vez em 03-2025.
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