!/, NOVARTIS

Novartis recoit I'approbation de Santé Canada pour
le traitement oral par Fabhalta® destiné aux
patients adultes atteints d'HPN

13 février 2025

e Fabhalta® est la premiére monothérapie orale destinée aux adultes ayant déja recu un traitement et les

adultes n'ayant jamais regu de traitement, atteints d'hémoglobinurie paroxystique nocturne (HPN)7’2
e Un besoin important non satisfait demeure dans le traitement de I'HPN, un trouble sanguin chronique,

rare et potentiellement mortel. Une grande proportion de patients peut demeurer anémique et

dépendante des transfusions sanguines3’4

MONTREAL, le 13 févr. 2025 /CNWY/ - Novartis Canada est heureuse d'annoncer que Santé Canada a
accordé un avis de conformité pour Fabhalta® (capsules d'iptacopan) comme premier traitement oral en
monothérapie pour les patients adultes atteints d'hémoglobinurie paroxystique nocturne (HPN) et qui souffrent
d'anémie hémolytique'- Dans les essais cliniques, le traitement par Fabhalta® a nettement procuré une

amélioration supérieure de I'hémoglobinurie en I'absence de transfusions de globules rouges (érythrocytes)1 0
6-7-8

La composante C5 du complément est un gene qui code un composant du systéme du complément, une
partie du systéme immunitaire de l'organisme qui aide a se défendre contre les agents pathogénes et
l'inflammation, tout en maintenant 'homéostasie®. Les traitements actuels par inhibiteur de la C5, administrés
par perfusion, ne parviennent pas toujours a contréler tous les symptémes de I'HPN 34 En fait, les patients
sous traitement anti-C5 ont signalé une anémie persistante, certains nécessitant des transfusions sanguines
au moins une fois par année3*. Fabhalta® est le seul inhibiteur du facteur B, une thérapie a petites molécules
qui traite les maladies causées par la dérégulation de la voie alterne du complément, offrant un contréle
complet de la destruction des globules rouges a l'intérieur et a I'extérieur des vaisseaux sanguins (hémolyse
intravasculaire et extravasculaire [HIV et HEV]), approuvé au Canada.

« Lorsque j'ai recu mon diagnostic d'HPN en 2003, trés peu de médecins connaissaient I'HPN, encore moins
la fagon de la traiter. La disponibilité d'un nouveau traitement a changé la donne pour moi. J'ai connu un
regain d'énergie qui m'a permis de recommencer a vivre », a déclaré Barry Katsof, président de I'Association
québécoise de I'némoglobinurie paroxystique nocturne. « L'approbation de l'ipacopan par Santé Canada offre
désormais aux patients atteints d'HPN des options pour garantir qu'ils obtiennent des bienfaits optimaux pour
leur traitement. »

L'approbation de Santé Canada est fondée sur I'essai de phase Ill APPLY-PNH chez des patients atteints
d'anémie résiduelle, malgré un traitement anti-C5 antérieur, qui sont passés a Fabhalta®'->. De plus,
I'approbation est étayée par I'étude de phase Il APPOINT-PNH chez des patients n'ayant jamais regu
d'inhibiteur du complément’-8.
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« Une option orale s(re et efficace pour traiter 'HPN pourrait changer les pratiques et soulager le
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fardeau thérapeutique touchant les personnes atteintes d'HPN et recevant des thérapies parentérales », a
déclaré le D' Christopher Patriquin, professeur adjoint de médecine et clinicien chercheur a I'Université de
Toronto. « Chez les patients ayant déja été traités, l'ipacopan s'est avéré supérieur a l'inhibition de la C5 en ce
qui concerne I'amélioration du taux d'hémoglobines et I'évitement des transfusions. Il s'est également révélé
efficace chez les patients n'ayant jamais été traités, offrant des augmentations significatives du taux

5,10

»

d'hémoglobines sans transfusions

« Nous sommes fiers que Fabhalta® ait recu I'approbation pour offrir un nouveau médicament oral aux
Canadiens atteints d'HPN, une maladie chronique du sang qui change la qualité de la vie », a déclaré Mark
Vineis, président national de Novartis Pharmaceuticals Canada Inc. « Cette nouvelle option de traitement offre
un nouvel espoir aux patients, a leurs proches et aux professionnels de la santé qui prennent soin d'eux ».

L'efficacité clinique, I'innocuité et le rapport colt-efficacité de Fabhalta® sont actuellement a I'étude par
I'Agence des médicaments du Canada (AMC) et I'Institut national d'excellence en santé et services sociaux
(INESSS). Nous sommes impatients de communiquer leurs recommandations a la communauté des patients
atteints d'HPN, des leur mise a disposition.

A propos de I'hémoglobinurie paroxystique nocturne (HPN)

L'HPN est un trouble sanguin rare, chronique et potentiellement mortel, médié par le complément2 (une
maladie qui survient lorsque le systéeme du complément est activé de maniéere inappropriée ou en exces). Les
personnes atteintes d'HPN présentent une mutation acquise dans certaines de leurs cellules souches
hématopoiétiques (se trouvant dans la moelle osseuse et pouvant croitre pour se transformer en globules
rouges, globules blancs et plaquettes), laquelle améne ces cellules a produire des globules rouges
susceptibles d'étre détruits prématurément par le systéme du complément2’4. Ce phénoméne entraine une
hémolyse intravasculaire (destruction des globules rouges dans les vaisseaux sanguins) et une hémolyse
extravasculaire (destruction des globules rouges principalement dans la rate et le foie) lesquelles provoquent
une anémie (faible taux de globules rouges dans la circulation sanguine), des thromboses (formation de
caillots sanguins) et d'autres symptémes débilitants dans des combinaisons et des niveaux de gravité
variables®4.

On estime qu'environ 10 a 20 personnes sur un million dans le monde entier vivent avec I'HPN2. Bien que

I'HPN puisse se manifester a tout age, elle est souvent diagnostiquée chez les personnes agées de 30 a 40
12-13
ans :

A propos de Fabhalta® (capsules d'iptacopan)

Fabhalta® est un inhibiteur oral du facteur B de la voie alterne du complément14.15,16 Fabhalta® est indiqué
en monothérapie pour le traitement des patients adultes atteints d'hémoglobinurie paroxystique nocturne
(HPN) qui souffrent d'anémie hémolytique.

Fabhalta® n'est disponible que par I'entremise d'un programme de distribution contrélé dans le cadre duquel
les prescripteurs sont tenus d'inscrire les patients au programme et de confirmer la vaccination contre les

bactéries encapsulées1.

A propos de Novartis

Novartis est une société spécialisée dans les médicaments innovants. Chaque jour, nous nous efforgons de
réimaginer la médecine pour améliorer et prolonger la vie des gens et donner aux patients, aux professionnels
de la santé et aux sociétés les moyens d'agir face aux maladies graves. Nos médicaments sont utilisés par
plus de 250 millions de personnes dans le monde.

Au Canada, Novartis Pharmaceuticals Canada Inc. em?Ioie environ 600 personnes pour répondre aux
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besoins en constante évolution des patients et du systéme de santé et investit plus de 30 millions de dollars
en recherche et développement chaque année au pays. Pour en savoir plus, consultez www.novartis.ca

(https://www.novartis.com/ca-fr/).
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