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Aspaveli (pegcetacoplan)
Az Aspaveli-re vonatkozé attekintés és az EU-ban val6 engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyogyszer az Aspaveli és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

Az Aspaveli paroxizmalis nokturnalis hemoglobinuridban (PNH) szenvedd felnGttek kezelésére
alkalmazott gyogyszer. Erre a betegségre az jellemzd, hogy a vordsvérsejtek tul nagy mértékben
bomlanak le (hemolizis), igy nagy mennyiségl hemoglobin (a vorésvérsejtekben talalhaté fehérje,
amely a szervezetben az oxigént szallitja) keril a vizeletbe. Az Aspaveli-t olyan betegeknél
alkalmazzak, akik a C5-gatlénak nevezett gyogyszertipussal végzett, legalabb 3 hdnapos kezelés
ellenére tovabbra is vérszegénységben (a vorosvérsejtek alacsony szintje) szenvednek.

Mivel a paroxizmalis nokturnalis hemoglobinuria ,ritkdnak” mindsul, ezért az Aspaveli-t 2017. majus
22-én ,ritka betegség elleni gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka
betegség elleni (orphan) statusszal rendelkez6 gydgyszerekrdl itt talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu3171873.

Az Aspaveli hatéanyaga a pegcetacoplan.

Hogyan kell alkalmazni az Aspaveli-t?

A gyodgyszer csak receptre kaphatd. A kezelést a vérrendellenességek kezelésében tapasztalt
egészségligyi szakember felligyelete mellett kell megkezdeni.

Az Aspaveli-t a has, a comb vagy a felkar bére ala kell cseppinfuzidoban beadni. A gydgyszert hetente
kétszer (az 1. és a 4. napon) kell alkalmazni.

A betegek C5-gatldval végzett kezelését az Aspaveli-kezelés megkezdését kovetden 4 hétig folytatni
kell, majd a C5-gatlét el kell hagyni.

A betegek betanitast kovetéen maguknak is beadhatjak a gyogyszert.

Az Aspaveli alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatét, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gydgyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat az Aspaveli?

Az Aspaveli két, egymashoz kapcsolddo szintetikus peptidbdl (réovid aminosav-lancokbdl) all, amelyek a
szervezet védekez6 rendszerének, az Ugynevezett ,komplementrendszernek” a részét képezé C3
komplement fehérjéhez kotédnek.

A PNH-ban szenvedd betegeknél a komplement fehérjék tulzottan aktivak, és karositjak a betegek
sajat sejtjeit. A C3 komplement fehérjék gatlasaval az Aspaveli megakadalyozza, hogy a komplement
fehérjék karositsak a sejteket, igy enyhiti a betegség tineteit.

Milyen elonyei voltak az Aspaveli alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Az Aspaveli hatasosnak bizonyult a hemoglobin lebomlasanak megel6zésében és vérszintjének
novelésében olyan, PNH-ban szenvedd betegeknél, akiket legaldbb 3 honapig ekulizumabbal kezeltek,
de vérszegénységuk tovabbra is fennallt.

A f6 vizsgalatot 80, jelenleg ekulizumabbal - egy C5-gatloval - kezelt, PNH-ban szenveds beteg
részvételével végezték, akiknél a kezelés ellenére tovabbra is fennallt a vérszegénység (10,5 g/dl alatti
hemoglobinszint). A betegeket vagy Aspaveli-re éllitotték, vagy folytattak az ekulizumabbal végzett
kezelésliket. 16 hét elteltével az Aspaveli-vel kezelt betegek hemoglobinszintje atlagosan 2,37 g/dl-rel
emelkedett, mig az ekulizumabbal kezelt betegeknél atlagosan 1,47 g/dl-rel csékkent. Ebben az
id6szakban az Aspaveli-vel kezelt 41 beteg k&zlil 6-nak volt sziiksége vératdémlesztésre, mig az
ekulizumabbal kezelt 39 beteg koziil 33-nak.

Milyen kockazatokkal jar az Aspaveli alkalmazasa?

Az Aspaveli leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozll tobb mint 1-nél jelentkezhet) az injekcid
beaddasanak helyén fellépd reakcidok (borvorésség, viszketés, duzzanat és helyi fajdalom), fels6 Iéguti
fert6zés, hasi fajdalom, hasmenés, fejfajas, faradtsag és a 1az. A legsulyosabb mellékhatasok a
hemolizis (a vorosvérsejtek lebomlasa) és a trombocitopénia (a vérlemezkék alacsony szintje),
amelyek 10 beteg koziil legfeljebb 1-nél jelentkezhetnek.

Hatdsmechanizmusa alapjan az Aspaveli novelheti a fert6zések kockazatat. Az Aspaveli nem
alkalmazhato olyan betegeknél, akiknél jelenleg Ugynevezett kapszulalt baktériumok, példaul Neisseria
meningitidis, Streptococcus pneumoniae vagy Haemophilus influenzae altal okozott fert6zés all fenn. A
gyogyszer azoknal a betegeknél sem alkalmazhatd, akik jelenleg nincsenek beoltva az e baktériumok
okozta fert6zés ellen. A beoltott személyeknek az oltast kévetd két hétben megfelel6 antibiotikumokat
kell szednilik a fert6zés kockazatanak csokkentése érdekében.

A mellékhatasok és korlatozasok teljes felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.
Miért engedélyezték az Aspaveli forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az Aspaveli hatdasosnak bizonyult a vér hemoglobinszintjének névelésében olyan, PNH-ban szenvedd
betegeknél, akiket legalabb 3 hdnapig ekulizumabbal kezeltek, de vérszegénységlik tovabbra is
fennallt. A gydgyszer csokkentette a vératomlesztés szilkségességét is ezeknél a betegeknél. A
biztonsagossagot illetéen, bar a biztonsagossagi adatok a f6 vizsgalatba bevont betegek kis szama
miatt korlatozottak, az Aspaveli mellékhatdsai az érvényben 1évé kockazatminimalizald intézkedésekre
figyelemmel kezelhetonek tekinthetok.

Az Eurdpai Gyogyszerligynokség megallapitotta, hogy az Aspaveli alkalmazasanak el6nyei meghaladjak
a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

Aspaveli (pegcetacoplan)
EMA/603278/2021 2/3



Milyen intézkedések vannak folyamatban az Aspaveli biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Aspaveli-t forgalmazé vallalat gondoskodik arrdél, hogy a gyogyszer kiadasara csak annak
ellen6rzése utan keriljén sor, hogy a beteget megfeleléen beoltottak. A vallalat a gyogyszert felird
orvosok és a betegek szamara a gydgyszer biztonsagossagardl is tajékoztatast fog nyudjtani, valamint
emlékeztetot kild a gydgyszert felird orvosoknak és a gyogyszerészeknek, hogy ellenérizzék, az
Aspaveli-vel kezelt betegeknél szitkség van-e tovabbi oltasra. A betegek egy specialis kartyat is
kapnak, amely elmagyarazza bizonyos fert6zéstipusok tineteit, valamint azt, hogy azonnal forduljanak
orvoshoz, ha ezeket tapasztaljak.

Az Aspaveli biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kdvetends ajanlasok és dvintézkedések szintén feltiintetésre kertltek az alkalmazasi
el6irdsban és a betegtajékoztatoban.

Az Aspaveli alkalmazasaval kapcsolatban felmertl6 informacidkat - hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Aspaveli alkalmazasaval ¢sszefliggésben
jelentett feltételezett mellékhatasokat gondosan értékelik és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a sziikséges intézkedéseket meghozzak.

Az Aspaveli-vel kapcsolatos egyéb informacio

Az Aspaveli-vel kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszeriigynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/aspaveli.
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