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Aspaveli (pegcetakoplan)

Sammanfattning av Aspaveli och varfoér det ar godkant inom EU

Vad ar Aspaveli och vad anvands det for?

Aspaveli ar ett lakemedel som ges till vuxna for att behandla paroxysmal nokturn hemoglobinuri
(PNH), en férvarvad sjukdom dar en onormalt stor nedbrytning av réda blodkroppar (hemolys) leder
till att stora mangder hemoglobin (proteinet i réda blodkroppar som transporterar runt syre i kroppen)
frigors i urinen. Aspaveli ges till patienter med PNH som har anemi (l8ga nivaer av réda blodkroppar)
pa grund av hemolys.

Paroxysmal nokturn hemoglobinuri ar sallsynt och Aspaveli klassificerades som sarlakemedel (ett
lakemedel som anvands vid sallsynta sjukdomar) den 22 maj 2017. Mer information om
klassificeringen som sarlakemedel finns har: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu3171873.

Lakemedlet innehaller den aktiva substansen pegcetakoplan.

Hur anvdnds Aspaveli?

Lakemedlet ar receptbelagt. Behandlingen ska inledas under évervakning av hélso- och
sjukvadrdspersonal med erfarenhet av behandling av blodrelaterade sjukdomar.

Aspaveli ges som en infusion (dropp) under huden i buken, Iaren, héfterna eller dverarmarna. Den ges
tva ganger i veckan (dag 1 och 4). Patienterna kan ge sig sjélva droppbehandlingen om lakaren anser
det Iampligt och de har fatt lara sig hur man gér. Om det inte finns ndgot kliniskt skal till att avbryta
fortsatter behandlingen med Aspaveli livet ut.

For mer information om hur du anvander Aspaveli, |as bipacksedeln eller tala med lékare eller

apotekspersonal.

Hur verkar Aspaveli?

Den aktiva substansen i Aspaveli, pegcetakoplan, bestar av tva syntetiska peptider (korta kedjor av
aminosyror) som &r sammankopplade. Pegcetakoplan binder till komplementproteinet C3, som ingar i
den del av immunsystemet (kroppens naturliga férsvar) som kallas "komplementsystemet”.
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Hos patienter med PNH &r komplementproteinerna dveraktiva och skadar patienternas egna celler.
Genom att blockera C3-komplementproteinet forhindrar Aspaveli att komplementproteinerna skadar
cellerna och lindrar pa sa satt symtomen pa PNH.

Vilka fordelar med Aspaveli har visats i studierna?

Aspaveli visade sig vara effektivt nar det géller att férhindra nedbrytningen av réda blodkroppar och
dka hemoglobinnivaerna i blodet i en studie med patienter med PNH som behandlats med ekulizumab
under minst tre manader men fortfarande hade anemi.

Studien genomférdes pa 80 patienter med PNH som behandlades med lakemedlet ekulizumab, som &r
en komplementhdmmare, men som fortfarande hade anemi (hemoglobinnivd < 10,5 g/dl) trots denna
behandling. Patienterna bytte antingen till Aspaveli eller fortsatte med sin behandling med ekulizumab.
Efter 16 veckor 6kade hemoglobinnivderna hos patienter som fick Aspaveli i genomsnitt med 2,37 g/dl,
medan den i genomsnitt minskade med 1,47 g/dl hos patienter som fortsatte att behandlas med
ekulizumab. Under denna period behévde 6 av 41 patienter som fick Aspaveli blodtransfusion, jamfort
med 33 av 39 patienter som behandlades med ekulizumab.

I en andra studie utvarderades anvandningen av Aspaveli hos 53 patienter med PNH som inte hade
fatt ndgon komplementhdmmare under de tre manader som foregick studien. Aspaveli var effektivare
&n understédjande vard (behandling for att férebygga eller lindra symtomen pa sjukdomen) nar det
gallde att kontrollera nedbrytningen av réda blodkroppar och stabilisera hemoglobinnivaerna. Efter 26
veckors behandling hade hemoglobinnivaerna stabiliserats (vilket innebar att de inte minskade med
mer an 1 g/dl utan att patienten hade en blodtransfusion) hos omkring 86 procent av patienterna som
behandlades med Aspaveli (30 av 35), jamfért med ingen av dem som behandlades med
understédjande vard (0 av 18).

I studien utvarderades &ven effekten av behandling pa nivaerna av laktatdehydrogenas i blodet (LDH;
en markor foér vavnadsskada som 6kar nar de réda blodkropparna bryts ner). Efter 26 veckor hade
patienterna som behandlades med Aspaveli en genomsnittlig minskning pa 1,870 enheter/| av sina
LDH-nivaer, jamfért med en genomsnittlig minskning p& 400 enheter/| hos dem som behandlades med
understédjande vard. Under denna period behévde omkring 91 procent av dem som fick Aspaveli (32
av 35) inte ndgon transfusion, jamfért med 6 procent av dem som fick understédjande vard (1 av 18).

Vilka ar riskerna med Aspaveli?

En fullsténdig forteckning 6ver biverkningar och restriktioner finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Aspaveli (kan férekomma hos fler an 1 av 10 anvandare)
&r reaktioner pd injektionsstéllet (hudrodnad, kldda, svullnad, bldmarken och smarta), dvre
luftvagsinfektion (infektion i ndsa och svalg), magont, diarré, hemolys, huvudvark, trétthet, feber,
hosta, urinvagsinfektion, smarta i extremiteterna (armar eller ben), yrsel, led- och ryggsmarta samt
komplikationer av vaccination. De allvarligaste biverkningarna ar hemolys (kan férekomma hos fler an
1 av 10 anvandare) och sepsis (blodférgiftning, som kan férekomma hos upp till 1 av 10 anvandare).

Baserat p& sin verkningsmekanism kan Aspaveli 6ka risken for infektioner. Aspaveli far inte ges till
patienter med pagaende infektion orsakad av vissa bakterier som kallas inkapslade bakterier, sdsom
Neisseria meningitidis, Streptococcus pneumoniae och Haemophilus influenzae. Det far heller inte ges
till patienter som for narvarande inte &r vaccinerade mot dessa bakterier, sdvida de inte tar lamplig
antibiotika for att minska risken fér infektion under tva veckor efter vaccinationen.
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Varfor ar Aspaveli godkant i EU?

Aspaveli ar effektivt for att 6ka hemoglobinnivaerna i blodet hos patienter med PNH som fortsatte att
ha anemi efter att ha behandlats med ekulizumab i minst tre manader. Aspaveli var ocksa effektivare
&n understédjande vard for PNH nar det géllde att stabilisera hemoglobinnivderna och kontrollera
nedbrytningen av réda blodkroppar hos patienter som inte hade behandlats med komplementhdmmare
under minst tre manader. Det minskade ocksd behovet av blodtransfusioner hos patienter med PNH.
Oséakerheter pa grund av studiens utformning fér patienter som inte hade behandlats med
komplementhdmmare under minst tre manader begransade dock utvérderingen av fordelarna och
riskerna med Aspaveli hos dessa patienter.

Vad géller sakerheten anses Aspavelis biverkningar vara hanterbara med tanke pa de insatta

o = . . .. . e . e - - o o
atgarderna for riskminimering, dven om uppgifterna om sakerhet ar begransade pa grund av det laga
antalet patienter i huvudstudierna.

Europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) fann darfér att férdelarna med Aspaveli ar stérre an
riskerna och att lakemedlet kan godkénnas for forsaljning i EU.

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

Féretaget som marknadsfor Aspaveli ska se till att ldkemedlet endast distribueras efter att man har
kontrollerat att patienten har fatt ratt vaccination. Féretaget kommer aven att férse forskrivande
lakare och patienter med information om lakemedlets sakerhet och det kommer att skicka en
paminnelse till férskrivande lakare och apotekspersonal om att kontrollera om patienterna som tar
Aspaveli eventuellt behéver ytterligare vaccination. Patienterna ska ocksad fa ett sarskilt kort som
forklarar symtomen pa vissa typer av infektioner och uppmanar patienterna att omedelbart sdka
ldkarvard om de skulle rdka ut fér dem.

Rekommendationer och forsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Aspaveli har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla ldkemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna for Aspaveli kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Aspaveli utvarderas noggrant och nédvandiga
dtgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Aspaveli

Den 13 december 2021 beviljades Aspaveli ett godkdannande for férsaljning som galler i hela EU.

Mer information om Aspaveli finns pd EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/aspaveli.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 02-2024.
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