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Fabhalta (iptakopan)
A Fabhalta-ra vonatkozé attekintés és az EU-ban valé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gydgyszer a Fabhalta és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Fabhalta-t paroxizmalis nokturnalis hemoglobinuridban (PNH) szenvedé felnétteknél alkalmazzak a
hemolitikus anémia kezelésére.

A PNH egy olyan betegség, amelyben a vérsejtek tulzott lebomlasa vérszegénységet (a hemoglobin,
azaz a vorosvérsejtekben talalhatd, az oxigént a szervezetben szallité fehérje alacsony szintje),
trombozist (vérrogképz6dés az erekben), pancitopéniat (a vérsejtek alacsony szintje) és sttét vizeletet
(a hemoglobin nagy mennyiségben térténd felszabadulasa miatt) okoz.

Mivel a PNH ,ritkdnak” mindsil, ezért a Fabhalta-t 2020. junius 4-én ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gydgyszerekr6l az EMA honlapjan talalhato.

A Fabhalta hatéanyaga az iptakopan.
Hogyan kell alkalmazni a Fabhalta-t?

A Fabhalta kapszula formajaban kaphatd, amelyet szajon at, naponta kétszer kell bevenni. Ha egy
vagy tobb adag kimaradt, a gydgyszert a leheté leghamarabb be kell venni. Ha tobbszo6ri adag maradt
ki, a betegeknél figyelemmel kell kisérni a hemolizis jeleit és tiineteit.

A gydgyszer csak receptre kaphaté.
A Fabhalta alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtdjékoztatdt, illetve
kérdezze meg kezel6orvosat vagy gyodgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Fabhalta?

A komplementrendszer az immunrendszer (a szervezet természetes védekezOrendszere) részét képez6
fehérjék csoportja. A PNH-ban szenved6 betegeknél a komplementrendszer tulzottan aktiv, és karositja
a beteg sajat vérsejtjeit.
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faktor gatlasaval a Fabhalta megakadalyozza, hogy a komplementrendszer karositsa a sejteket,
kulonodsen a vorosvérsejteket, ezaltal el6segiti a betegség tiineteinek enyhtilését.

Milyen elényei voltak a Fabhalta alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy 97 PNH-ban szenvedé beteg részvételével végzett f6 vizsgalatban a Fabhalta hatédsosnak bizonyult
a hemoglobinszint n6velésében és a vératomlesztés szilkségességének csokkentésében.

A vizsgalatban részt vevl betegeket korabban legalabb 6 hdonapig ravulizumabdal vagy eculizumabbal
(a PNH kezelésére szolgald mas gyogyszerekkel) kezelték, és még mindig vérszegénységben
szenvedtek. A betegek vagy Fabhalta-t kaptak, vagy folytattak a ravulizumabbal vagy ekulizumabbal
végzett kezelésiket.

24 hetes kezelést kovetéen a vératomlesztés nélkil legalabb 2 g/dl-es hemoglobinszint-emelkedést
elérd betegek aranya korilbelll 82% volt a Fabhalta-val kezelt betegeknél, szemben a tovabbra is
ravulizumabbal vagy ekulizumabbal kezelt betegeknél tapasztalt 2%-kal. A Fabhalta-t szedd betegek
mintegy 69%-a legalabb 12 g/dl hemoglobinszintet ért el vératomlesztés nélkiil, szemben a
ravulizumabot vagy eculizumabot szed6 betegek mintegy 2%-aval.

Egy tovabbi vizsgalatbdl szarmazoé adatok alatdmasztottak a Fabhalta alkalmazasat olyan, PNH-ban
szenvedl betegeknél, akiket korabban nem kezeltek.

Milyen kockazatokkal jar a Fabhalta alkalmazasa?

A Fabhalta alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.

A Fabhalta leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozll tébb mint 1-nél jelentkezhet) a fels6 Iéguti
fert6zés (orr- és torokfert6zés), a fejfajas és a hasmenés. A klinikai vizsgalatok soran a leggyakoribb
sllyos mellékhatds a hagyuti fert6zés volt.

A Fabhalta hatasmechanizmusa miatt névelheti a fert6zések kockazatat. A Fabhalta nem alkalmazhaté
olyan betegeknél, akiknél un. enkapszuldlt baktérium, példaul Neisseria meningitidis, Streptococcus
pneumoniae és B. tipusi Haemophilus influenzae okozta fert6zés all fenn. A készitmény olyan
betegeknél sem alkalmazhatd, akik nincsenek beoltva N. meningitidis és S. pneumoniae ellen, kivéve,
ha a kezelés késleltetésének kockdzata meghaladja az ilyen baktériumok okozta fert6zés
kialakuldsanak kockazatat.

Miért engedélyezték a Fabhalta forgalomba hozatalat az EU-ban?

A PNH-ban szenvedl betegeknél a Fabhalta hatdsosnak bizonyult a hemoglobinszint ndvelésében és a
vératomlesztés szilkségességének csokkentésében. A leggyakoribb mellékhatasok kellemetlenek, de
varhatéan nem jelentenek kockazatot a betegek szamara. Az Eurdpai Gyogyszerigyntkség
megallapitotta, hogy a Fabhalta alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat, ezért a
gyogyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Fabhalta biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Fabhalta-t forgalmazé vallalat oktatéanyagot fog biztositani az orvosok és a betegek szamara az
enkapszuldlt baktériumok altal okozott fert6zések és a sulyos hemolizis kezelés utani kockazataval
kapcsolatban.

A Fabhalta biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanlasok és dvintézkedések szintén feltiintetésre keriltek az alkalmazasi
el6irasban és a betegtajékoztatéban.

A Fabhalta alkalmazasaval kapcsolatos informacidkat — hasonléan minden mas gyogyszerhez -
folyamatosan figyelemmel kisérik. A Fabhalta alkalmazasaval 0sszefliiggésben jelentett feltételezett
mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges
intézkedéseket meghozzak.

A Fabhalta-val kapcsolatos egyéb informacio

A Fabhalta-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszerligynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/fabhalta
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