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Indication AMM 

• Traitement de l’hémoglobinurie paroxystique nocturne (HPN) en monothérapie chez les patients adultes 

présentant une anémie hémolytique 
 

AMM européenne  ◼ 13/12/2021 ; 06/05/2024 (modification indication) 

Avis HAS / CT    ◼ 16/02/2022 (après un traitement par inhibiteur de C5 pendant min. 3mois) 

Agrément aux collectivités ◼ JO 24/05/2023 → après un traitement par inhibiteur de C5 pendant min. 3mois ; 

uniquement en cas de taux d'hémoglobine < 10,5 g/dl 

Liste en sus                         ◼ JO 24/05/2023 → après un traitement par inhibiteur de C5 pendant min. 3mois ; 

uniquement en cas de taux d'hémoglobine < 10,5 g/dl 

 

SMR important, ASMR III (modérée), uniquement en cas de taux d’hémoglobine <10,5 g/dl. 

 

Place dans la stratégie thérapeutique :  

- traitement de 2ème intention chez les patients adultes anémiques après un traitement par inhibiteur de C5 pendant au 

moins 3 mois, uniquement en cas de taux d’hémoglobine < 10,5 g/dl. 

- n’a pas de place dans le traitement de l’HPN dans les autres situations cliniques, faute de données. 

 
Pertinence 

► Etude PEGASUS (APL2-302) : phase 3, randomisée, contrôlée, ouverte, multicentrique évaluant l’efficacité et la 

tolérance de pegcetacoplan versus eculizumab. L’objectif est de démontrer la supériorité de pegcetacoplan [n=41 ; 1 080 

mg par perfusion SC 2x/semaine] par rapport à l’eculizumab [n=39 ; dose stable habituelle du patient par voie IV 

2x/mois] en termes de contrôle de l’anémie chez les patients adultes atteints d’HPN qui étaient traités par l’éculizumab à 

dose stable depuis au moins 3 mois et présentaient des taux d’hémoglobine < 10,5 g/dL. Le critère de jugement principal 

était la variation du taux d’hémoglobine à la semaine 16 par rapport à l’inclusion (analyse ITT à la semaine 16). Le 

pegcetacoplan a démontré sa supériorité par rapport à l’eculizumab sur le critère de jugement principal, la variation du 

taux d’hémoglobine à la semaine 16 par rapport à l’inclusion : + 2,37 g/dl dans le groupe pegcetacoplan versus - 1,47 

g/dl dans le groupe eculizumab, soit une différence statistiquement significative entre les deux groupes +de 3,84 g/dL en 

faveur du pegcetacoplan (IC95% [2,33 ; 5,34] ; p<0,0001). Par ailleurs, la non-infériorité du pegcetacoplan par rapport à 

l’eculizumab sur le recours aux transfusions et la variation du nombre absolu de réticulocytes après 16 semaines de 

traitement a également était démontrée. 

► Etude APL2-308 (Del Pozo Martin Y. et al.) : phase 3, ouverte, randomisée et contrôlée, menée chez des patients 

atteints d’HPN qui n’avaient reçu aucun inhibiteur du complément dans les 3 mois précédant l’inclusion et qui 

présentaient des taux d’hémoglobine inférieurs à la limite inférieure de la normale (LIN). L’objectif était d’évaluer 

l’efficacité et la sécurité de l’utilisation de pegcetacoplan chez les patients adultes atteints d’HPN et qui présentaient des 

taux d’hémoglobine inférieurs à la LIN. Les deux co-critères d’efficacité primaires étaient la stabilisation du taux 

d’hémoglobine, définie comme l’absence de réduction > 1 g/dL du taux d’hémoglobine par rapport à l’inclusion en 

l’absence de transfusion, et la variation du taux de LDH par rapport à l’inclusion. Les critères étaient évalués à la 

semaine 26. Dans le groupe traité par pegcetacoplan, 30 patients sur 35 (85,7 %) ont présenté une stabilisation du taux 

d’hémoglobine, contre 0 patient dans le groupe contrôle. La différence ajustée entre le groupe pegcetacoplan et le groupe 

contrôle était de 73,1 % (IC à 95 % : 57,2 % à 89,0 % ; p < 0,0001). Par ailleurs, la supériorité de pegcetacoplan par 

rapport au placebo dans la diminution des concentrations de LDH a été démontrée. 
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