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Fabhalta (iptacopan)
Informacién general sobre Fabhalta y sobre los motivos por los que se
autoriza su uso en la UE

éQué es Fabhalta y para qué se utiliza?

Fabhalta es un medicamento indicado en el tratamiento de adultos con hemoglobinuria paroxistica
nocturna (HPN) que presentan anemia hemolitica.

La HPN es una enfermedad en la que la excesiva degradacion de las células sanguineas provoca
anemia (niveles bajos de hemoglobina, la proteina de los glébulos rojos que transporta el oxigeno por
todo el organismo), trombosis (coagulos de sangre en los vasos sanguineos), pancitopenia (niveles
bajos de células sanguineas) y orina oscura (debido a que grandes cantidades de hemoglobina se
liberan a la orina).

La HPN es una enfermedad «rara», y Fabhalta fue designado «medicamento huérfano» (un
medicamento utilizado para tratar enfermedades raras) el 4 de junio de 2020. Puede encontrar mas
informacién sobre la designacién de medicamento huérfano en la pagina web de la EMA.

Fabhalta contiene el principio activo iptacopan.

éComo se usa Fabhalta?

Fabhalta se presenta en capsulas que se toman por via oral dos veces al dia. Si se olvida una o mas
dosis, el medicamento debe tomarse lo antes posible. Si se olvidan varias dosis, los pacientes deberan
ser monitorizados para detectar signos y sintomas de hemolisis.

Este medicamento solo se podra dispensar con receta médica.
Si desea mas informacion sobre el uso de Fabhalta, lea el prospecto o consulte a su médico o

farmacéutico.

éComo actua Fabhalta?

El sistema del complemento es un conjunto de proteinas que forma parte del sistema inmunitario (las
defensas naturales del organismo). En los pacientes con HPN, el sistema del complemento tiene su
actividad aumentada y dafa los glébulos rojos (propios) de los pacientes.
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El principio activo de Fabhalta, el iptacopan, bloquea una proteina del sistema del complemento
denominada «factor B». Al bloquear el factor B, Fabhalta impide que el sistema del complemento dafie
las células, especialmente los gldbulos rojos, contribuyendo asi a aliviar los sintomas de la
enfermedad.

éQué beneficios ha demostrado tener Fabhalta en los estudios realizados?

Fabhalta demostré ser eficaz para aumentar los niveles de hemoglobina y reducir la necesidad de
transfusiones de sangre en un estudio principal en el que participaron 97 pacientes con HPN.

Los pacientes del estudio habian sido tratados previamente con ravulizumab o eculizumab (otros
medicamentos para la HPN) durante al menos 6 meses y seguian padeciendo anemia. Los pacientes
tomaron Fabhalta o continuaron su tratamiento con ravulizumab o eculizumab.

Después de 24 semanas de tratamiento, el porcentaje de pacientes que lograron un aumento de los
niveles de hemoglobina de al menos 2 g/dl sin transfusiones sanguineas fue de alrededor del 82 % en
los pacientes que tomaron Fabhalta, en comparacion con el 2 % de los pacientes que continuaron con
ravulizumab o eculizumab. Alrededor del 69 % de los pacientes que tomaron Fabhalta alcanzaron
niveles de hemoglobina de al menos 12 g/dl sin transfusiones de sangre, en comparacion con
alrededor del 2 % de los pacientes que tomaron ravulizumab o eculizumab.

Los datos de un estudio adicional apoyaron el uso de Fabhalta en pacientes con HPN que no habian
sido tratados previamente.

éCuales son los riesgos asociados a Fabhalta?

La lista completa de efectos adversos y restricciones de Fabhalta se puede consultar en el prospecto.

Los efectos adversos mas frecuentes de Fabhalta (pueden afectar a mas de 1 de cada 10 pacientes)
son infeccion de las vias respiratorias superiores (nariz y garganta), dolor de cabeza y diarrea. En los
estudios clinicos, el efecto adverso grave mas frecuente fue la infeccion del tracto urinario.

Basandose en su mecanismo de accién, Fabhalta puede aumentar el riesgo de infecciones. Fabhalta no
debe administrarse a pacientes que tengan una infeccidon continua causada por las denominadas
bacterias encapsuladas, como Neisseria meningitidis, Streptococcus pneumoniae o Haemophilus
influenzae de tipo B. Tampoco debe administrarse a pacientes que no estén vacunados actualmente
contra N. meningitidis o S. pneumoniae, a menos que el riesgo de retrasar el tratamiento supere el
riesgo de desarrollar una infeccién por estas bacterias.

éPor qué se ha autorizado Fabhalta en la UE?

Fabhalta demostré ser eficaz para aumentar los niveles de hemoglobina y reducir la necesidad de
transfusiones de sangre en los pacientes con HPN. Los efectos adversos mas frecuentes se consideran
inconvenientes, pero no se espera que supongan un riesgo para los pacientes. La Agencia Europea de
Medicamentos decidié que los beneficios de Fabhalta eran mayores que sus riesgos y recomendd
autorizar su uso en la UE.
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éQué medidas se han adoptado para garantizar un uso seguro y eficaz de
Fabhalta?

La compafiia que comercializa Fabhalta proporcionara al médico y a los pacientes material formativo
sobre el riesgo de infecciones causadas por bacterias encapsuladas y de hemdlisis grave tras la
finalizacion del tratamiento.

Las recomendaciones y precauciones que deben seguir los profesionales sanitarios y los pacientes para
un uso seguro y eficaz de Fabhalta se han incluido también en la ficha técnica o resumen de las
caracteristicas del producto y en el prospecto.

Como para todos los medicamentos, los datos sobre el uso de Fabhalta se controlan de forma
continua. Los supuestos efectos adversos notificados de Fabhalta se evallan cuidadosamente, y se
adoptan las medidas que puedan resultar necesarias para proteger a los pacientes.

Otra informacion sobre Fabhalta

Puede encontrar mas informacioén sobre Fabhalta en la pagina web de la Agencia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/fabhalta
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