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Sammanfattning av Fabhalta och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Fabhalta och vad anvands det for?

Fabhalta ar ett [ékemedel som anvands for att behandla féljande:

e Hemolytisk anemi hos vuxna med paroxysmal nokturn hemoglobinuri (PNH). PNH &r en sjukdom
dar en alltfér stor nedbrytning av blodkroppar leder till anemi (I&ga nivder av hemoglobin, det
protein i de réda blodkropparna som transporterar runt syre i kroppen), trombos (blodproppar i
blodkéarlen), pancytopeni (Iaga nivaer av blodkroppar) och mérk urin (pd grund av att stora
mangder hemoglobin fors dver i urinen).

¢ Membranoproliferativ glomerulonefrit, typ III (C3G) hos vuxna, antingen i kombination med en
RAS-hammare (ett lakemedel som verkar pa renin-angiotensinsystemet) eller ensamt hos
patienter som inte kan ta RAS-hdmmare. C3G ar en sjukdom dér progressiva skador pa njurarna
hindrar dem frén att filtrera blodet korrekt, vilket leder till toxinansamling, minskad urinproduktion
och svullnad.

PNH och C3G ar sallsynt och Fabhalta klassificerades som sarlakemedel (ett Idkemedel som anvands
vid sallsynta sjukdomar). Mer information om klassificeringen som sarlakemedel finns pd EMA:s
webbplats (PNH: 4 juni 2020, C3G: 4 december 2018).

Fabhalta inneh3ller den aktiva substansen iptakopan.

Hur anvands Fabhalta?

Fabhalta finns som kapslar som tas genom munnen tva ganger om dagen.

Om patienten missar att ta en eller flera doser ska lakemedlet tas sa snart som méjligt. Hos patienter
med PNH ska patienterna, om flera doser missas, vervakas med avseende p& tecken och symtom pa
hemolys (onormal nedbrytning av réda blodkroppar).

Ldkemedlet ar receptbelagt.

For mer information om hur du anvander Fabhalta, |as bipacksedeln eller tala med ldkare eller
apotekspersonal.

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands
Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us ° An agency of the
Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 European Union

© European Medicines Agency, 2025. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact

Hur verkar Fabhalta?

Komplementsystemet &r en uppsattning proteiner som ingdr i immunsystemet (kroppens naturliga
forsvar). Hos patienter med PNH och C3G ar komplementsystemet dveraktivt och skadar patienternas
egna celler, sarskilt de roda blodkropparna vid PNH och njurcellerna vid C3G.

Den aktiva substansen i Fabhalta, iptakopan, blockerar ett protein i komplementsystemet som kallas
"faktor B”. Genom att blockera faktor B hindrar Fabhalta komplementsystemet fran att skada réda
blodkroppar vid PNH och njurceller vid C3G, vilket bidrar till att lindra symtomen pa dessa sjukdomar.

Vilka fordelar med Fabhalta har visats i studierna?

PNH

I en huvudstudie pa 97 patienter med PNH visades Fabhalta vara effektivt for att dka
hemoglobinnivaderna och minska behovet av blodtransfusioner.

Patienterna i studien hade tidigare behandlats med ravulizumab eller ekulizumab (andra lakemedel
mot PNH) under minst sex manader och hade fortfarande anemi. Patienterna tog antingen Fabhalta
eller fortsatte sin behandling med ravulizumab eller ekulizumab. Efter 24 veckors behandling var
andelen patienter som uppnadde en 6kning av hemoglobinnivderna pa minst 2 g/dl utan
blodtransfusioner cirka 82 procent for patienter som fick Fabhalta, jamfort med 2 procent av de
patienter som fortsatte med ravulizumab eller ekulizumab. Omkring 69 procent av patienterna som tog
Fabhalta uppnddde hemoglobinnivaer pd minst 12 g/dl utan blodtransfusioner, jamfért med omkring

2 procent av patienterna som tog ravulizumab eller ekulizumab.

Data fran en ytterligare studie gav stdd for anvandning av Fabhalta hos patienter med PNH som inte
hade behandlats tidigare.

C3G

Fabhalta visade sig vara effektivare @n placebo nar det galler att minska njurskador i en huvudstudie
pad 74 patienter med C3G. Patienterna i studien hade redan behandlats fér C3G med andra ldkemedel
sasom RAS-hdmmare och immunsuppressiva lakemedel (kortikosteroider, mykofenolatmofetil eller
mykofenolatnatrium).

Huvudeffektmattet var proteinnivderna i patienternas urin. Eftersom friska njurar haller nastan alla
proteiner kvar i blodet tyder férekomsten av proteiner i urinen pa njurskada.

Efter sex manaders behandling minskade urinproteinnivderna med cirka 35 procent hos de patienter
som fick Fabhalta, jamfort med hos dem som fick placebo. Denna effekt kvarstod efter 12 manaders
behandling.

Vilka ar riskerna med Fabhalta?

En fullsténdig forteckning éver biverkningar och restriktioner for Fabhalta finns i bipacksedeln.

Hos patienter med PNH &r de vanligaste biverkningarna som orsakas av Fabhalta (kan férekomma hos
fler an 1 av 10 anvandare) bland annat 6vre luftvagsinfektion (infektion i ndsa och hals), huvudvark
och diarré. Den vanligaste allvarliga biverkningen som orsakas av Fabhalta ar urinvagsinfektion
(infektion i de delar av kroppen som samlar upp och utséndrar urin), som kan forekomma hos upp till
1 av 10 anvandare.

Fabhalta (iptakopan)
EMA/81001/2025 Sida 2/3



Hos patienter med C3G ar de vanligaste biverkningarna som orsakas av Fabhalta (kan férekomma hos
fler an 1 av 10 anvandare) bland annat 6vre luftvagsinfektion. Den vanligaste allvarliga biverkningen
ar infektion med pneumokockbakterier, som kan férekomma hos upp till 1 av 10 anvdndare.

Fabhaltas verkningssatt kan medféra dkad risk fér infektioner. Fabhalta far inte ges till patienter som
har en pagdende infektion orsakad av sa kallade inkapslade bakterier, daribland Neisseria meningitidis,
Streptococcus pneumoniae och Haemophilus influenzae typ B. Fabhalta far inte heller ges till patienter
som inte &r vaccinerade mot N. meningitidis och S. pneumoniae, sdvida inte risken med att
behandlingen férsenas uppvager risken for att utveckla en infektion frdn dessa bakterier.

Varfor ar Fabhalta godkant i EU?

Fabhalta visades vara effektivt nar det géller att 6ka hemoglobinnivderna och minska behovet av
blodtransfusioner hos patienter med PNH. Det visade sig ocksd minska ackumuleringen av proteiner i
urinen hos patienter med C3G, vilket tyder pa minskad njurskada. De vanligaste biverkningarna kan
vara besvarliga men férvantas inte utgdéra en risk for patienterna. Europeiska ldkemedelsmyndigheten
(EMA) fann darfor att férdelarna med Fabhalta ar storre an riskerna och att Fabhalta kan godkdnnas
for forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera sdker och effektiv anvandning av Fabhalta?

Féretaget som marknadsfor Fabhalta kommer att forse lakare och patienter med utbildningsmaterial
om risken for infektion med inkapslade bakterier och om vikten av att patienterna far lamplig
vaccination. Fér patienter med PNH innehaller materialet &ven information om risken for allvarlig
hemolys nar behandlingen med Fabhalta avbryts.

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Fabhalta har ocksd tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla lakemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna for Fabhalta kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Fabhalta utvdrderas noggrant och nédvandiga
atgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Fabhalta

Den 17 maj 2024 beviljades Fabhalta ett godkdnnande fér férsaljning som galler i hela EU.

Mer information om Fabhalta finns p& EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/fabhalta

Denna sammanfattning uppdaterades senast 03-2025.
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