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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 for behandling av vuxna med paroxysmal nokturn hemoglobinuri (PNH), ett
tillstdnd som innebér kraftig nedbrytning av réda blodkroppar (hemolys), vilket leder till att stora
mangder hemoglobin (proteinet i de réda blodkropparna som transporterar syre i kroppen) frisatts i
urinen. Aspaveli ges till patienter som fortfarande har anemi (I8ga halter av réda blodkroppar) trots
behandling med en typ av ldkemedel som kallas C5-hdmmare i minst tre manader.

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 sarlékemedel 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 magen, |3ret eller dverarmen. Det ges tvd ganger i
veckan (pa dag 1 och 4).

Patienterna ska fortsatta fa sin C5-hdmmare i fyra veckor efter att de borjat ta Aspaveli innan de slutar
ta C5-hammaren.

Patienterna kan ge sig sjalva droppbehandlingen sd snart de har fatt ldra sig hur man goér.
For mer information om hur du anvander Aspaveli, las bipacksedeln eller tala med ldkare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Aspaveli?

Aspaveli bestdr av tva syntetiska peptider (korta kedjor av aminosyror) som &r sammankopplade och
som riktar in sig pa och faster vid komplementproteinet C3, en del av kroppens férsvarssystem som
kallas "komplementsystemet”.
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Hos patienter med PNH &r komplementproteinerna dveraktiva och skadar patienternas egna celler.
Genom att blockera komplementproteinet C3 forhindrar Aspaveli att komplementproteinerna skadar
cellerna och lindrar p& sd satt symtomen pa sjukdomen.

Vilka fordelar med Aspaveli har visats i studierna?

Aspaveli visade sig vara effektivt nar det géller att férhindra nedbrytningen av hemoglobin och 6ka
dess nivaer i blodet hos patienter med PNH som hade behandlats med ekulizumab under minst tre
méanader men fortfarande hade anemi.

Huvudstudien genomférdes pd 80 patienter med PNH som fér ndrvarande behandlades med
ekulizumab, en C5-hdmmare, 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 de minskade med i genomsnitt 1,47 g/dl hos patienter som fortfarande
behandlades med ekulizumab. Under denna period behévde 6 av 41 personer som fick Aspaveli
blodtransfusion, jamfort med 33 av 39 personer som behandlades med ekulizumab.

Vilka ar riskerna med Aspaveli?

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Aspaveli (kan forekomma hos fler an 1 av 10 anvandare)
ar reaktioner pa injektionsstéllet (hudrodnad, kldda, svullnad och smaérta), évre luftvagsinfektion,
buksmarta, diarré, huvudvark, trotthet och feber. De allvarligaste biverkningarna ar hemolys
(nedbrytning av réda blodkroppar) och trombocytopeni (1&gt antal blodplattar), vilket kan férekomma
hos upp till 1 av 10 anvandare.

Baserat pa 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 ar vaccinerade mot en infektion med dessa bakterier. Personer
som vaccineras maste ta lampliga antibiotika for att minska infektionsrisken under tva veckor efter
vaccinationen.

En fullsténdig forteckning 6ver biverkningar och restriktioner finns i bipacksedeln.
Varfor ar Aspaveli godkant i EU?

Aspaveli har visat sig vara effektivt nar det galler att 6ka hemoglobinnivderna i blodet hos patienter
med PNH som behandlats med ekulizumab under minst tre manader men fortfarande hade anemi. Det
minskade ocks& behovet av blodtransfusioner hos dessa patienter. Vad géller sidkerheten anses
Aspavelis biverkningar vara hanterbara med tanke pa de insatta atgérderna fér riskminimering, dven
om uppgifterna om sékerhet &r begrénsade pa grund av det 18ga antalet patienter i huvudstudien.

Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann att férdelarna med Aspaveli ar stérre an riskerna och
att Aspaveli kan godkannas for forsaljning i EU.

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

Féretaget som marknadsfor Aspaveli ska se till att Idkemedlet 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 sdkerhet och det kommer att skicka en
padminnelse till forskrivande lakare och apotekspersonal om att kontrollera om patienterna som tar
Aspaveli eventuellt behéver ytterligare vaccination. Patienterna ska ocksa fa ett sarskilt kort som
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forklarar symtomen pa vissa typer av infektioner och uppmanar patienterna att omedelbart sdka
ldkarvard om de skulle réka ut fér dem.

Rekommendationer och forsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for séker och effektiv anvdndning 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

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