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Soliris (eculizumab)
En oversigt over Soliris, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Soliris, og hvad anvendes det til?

Soliris er et laegemiddel til behandling af voksne og bgrn med paroksystisk nokturn haemoglobinuri
(PNH) og atypisk haemolytisk uraemisk syndrom (aHUS).

Disse er livstruende arvelige sygdomme, der bevirker, at de rgde blodlegemer bliver nedbrudt, hvilket
kan medfare forskellige medicinske komplikationer. PNH medfagrer anaemi (lavt antal rgde
blodlegemer), tromboser (blodpropper i blodkarrene), pancytopeni (lavt antal blodlegemer) og mark
urin, mens aHUS medfgrer anaemi, trombocytopeni (et fald i antallet af blodplader, som er med til at f&
blodet til at stgrkne) og nyresvigt.

Soliris anvendes til behandling af voksne og bgrn pa 6 ar og derover med myastenia gravis (en
sygdom, hvor immunforsvaret angriber og skader muskelceller og forarsager muskelsvaekkelse), som
ikke har haft gavn af andre laegemidler (refrakteer generaliseret myastenia gravis (refrakteer gMG)), og
som har et specifikt antistof i deres krop kaldet AChR.

Soliris anvendes 0gsa til at behandle voksne med neuromyelitis optica spektrumsygdom (NMOSD), en
sygdom, hvor immunforsvaret skader nerveceller, hvilket oftest forarsager problemer med synsnerven
og rygmarven (nervevay, der gar fra den nederste del af kraniet og ned langs midten af ryggen). Det
anvendes hos patienter, som har et antistof, der kaldes AQP4, og hos hvem sygdommen er
tilbagevendende (hvor patienten har anfald [tilbagefald] mellem perioder uden symptomer).

Soliris indeholder det aktive stof eculizumab.

Disse sygdomme er sjaeldne, og Soliris blev udpeget som "laagemiddel til sjaeldne sygdomme". Der
findes mere information om laegemidler til sjeeldne sygdomme pa Det Europaeiske Leegemiddelagenturs
websted (PNH: 17. oktober 2003, aHUS: 24. juli 2009, myastenia gravis: 29. juli 2014, NMOSD: 24.
april 2019).

Hvordan anvendes Soliris?

Leegemidlet fas kun pa recept og skal indgives under opsyn af en laege, der har erfaring med
behandling af patienter med nyresygdomme og sygdomme, der pavirker nervesystemet eller blodet.
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Soliris gives som infusion (drop) i en vene, og den anbefalede dosis afhanger af, hvad det anvendes
til, og af kropsvaegten for patienter under 18 &r. Soliris gives en gang om ugen til at starte med og
derefter hver anden eller tredje uge.

Patienter overvages for eventuelle reaktioner under infusionen og i mindst 1 time efterfglgende. I
tilfeelde af infusionsrelaterede reaktioner kan lsegen nedsaette infusionshastigheden eller helt stoppe
infusionen.

Hos nogle patienter, der far plasmaudskiftning (udtagning, behandling og tilbagefgring af deres egen
blodplasma, den flydende del af blodet) eller infusion af plasma, er der behov for yderligere doser af
Soliris.

Soliris bgr gives hele livet, medmindre patienten far alvorlige bivirkninger. Behandlingen bgr ogsa
stoppes hos patienter med refraktzer gMG, som ikke har reageret pd Soliris efter 12 uger.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Soliris, kan du lzese indlaegssedlen eller kontakte
laegen eller apotekspersonalet.

Hvordan virker Soliris?

Det aktive stof i Soliris, eculizumab, er et monoklonalt antistof (en type protein), der er beregnet til at
binde sig til komplementproteinet C5 (som er en del af immunforsvaret, der kaldes
"komplementsystemet").

Hos patienter med PNH, aHUS, refraktaer gMG og NMOSD er komplementproteinerne overaktive og
beskadiger patienternes egne celler. Ved at blokere komplementproteinet C5 forhindrer eculizumab, at
komplementproteinerne beskadiger celler, og lindrer dermed symptomerne pd disse sygdomme.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Soliris?
PNH

Ved PNH blev Soliris sammenlignet med placebo (en uvirksom behandling) i et hovedstudie, der
omfattede 87 voksne med PNH, som i dret forinden havde fet mindst fire blodtransfusioner pd grund
af blodmangel. Virkningen blev hovedsageligt bedgmt p&, hvordan Soliris indvirker pa blodets indhold
af haemoglobin og behovet for transfusioner. Heemoglobin er det protein i de rgde blodlegemer, som
transporterer ilt rundt i kroppen. Hos patienter med PNH medfgrer nedbrydningen af r@gde blodlegemer
et fald i haemoglobinniveauerne. Behandling med Soliris i 26 uger fgrte til stabile heemoglobinniveauer
hos 49 % af patienterne (21 ud af 43), uden at der var behov for transfusioner af rgde blodlegemer. Til
sammenligning blev haamoglobinniveauerne ikke stabiliseret hos nogen af de 44 patienter, der fik
placebo, og de havde i gennemsnit brug for 10 transfusioner.

I et studie hos 7 bgrn med PNH, som havde faet mindst én transfusion i de to foregdende ar, fik alle
patienter Soliris. Seks ud af syv patienter havde ikke brug for transfusion af rgde blodlegemer, og
haemoglobinniveauerne blev forbedret i Igbet af 12 ugers behandling med Soliris.

I et registerstudie af patienter med PNH, som aldrig havde faet blodtransfusion, undersggte man
maengden af enzymet laktatdehydrogenase (LDH) i blodet. LHD-niveauerne stiger i takt med, at
nedbrydningen af rede blodlegemer tiltager. Studiet viste, at behandling med Soliris i 6 maneder
resulterede i en klinisk betydningsfuld reduktion af LDH-niveauerne, hvilket tyder pa en reduceret
nedbrydning af rgde blodlegemer.
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aHUS

Ved aHUS blev Soliris undersggt i tre hovedstudier med 67 patienter. Det fgrste studie omfattede 17
patienter med aHUS, som ikke reagerede pa eller ikke kunne behandles med plasmaudskiftning eller
plasmainfusion. Behandlingen med Soliris forhgjede antallet af blodplader hos 82 % af patienterne, og
antallet af blodplader steg til det normale niveau hos 87 % (13 ud af 15 patienter), som havde et lavt
antal blodplader til at starte med. Dertil kommer, at 76 % opndede haematologisk normalisering
(normale vaerdier for blodplader og LDH).

Det andet studie, der omfattede 20 patienter med aHUS, som allerede fik plasmaudskiftning eller -
infusion, resulterede i, at 80 % af patienterne ikke la&engere havde brug for plasmaudskiftning,
plasmainfusion eller dialyse, og 90 % af patienterne opndede hamatologisk normalisering efter
behandling med Soliris.

Det tredje studie omfattede 30 patienter med aHUS, som allerede havde fdet mindst en dosis af
Soliris. Ved behandlingen steg antallet af blodplader til det normale niveau hos 83 % af patienterne,
mens antallet af blodplader steg til det normale niveau hos 77 % (10 ud af 13 patienter), som fra
starten havde et lavt antal blodplader.

Refraktaer gMG

Soliris blev sammenlignet med placebo i et hovedstudie, som omfattede 126 voksne med myastenia
gravis, som tidligere havde faet standardbehandling uden resultat. Behandlingen med Soliris
forbedrede patienternes symptomer og deres evne til at udfgre daglige aktiviteter, hvilket blev malt
ved hjeelp af et standardpointsystem. Soliris farte til en reduktion pa 4,7 point pa skalaen, mens
placebo fgrte til en reduktion pa 2,8 point efter 26 uger. En fald i resultatet med 2 point viser en klinisk
signifikant forbedring af patientens tilstand.

Hos bgrn sas tilsvarende resultater. Et hovedstudie hos 11 bgrn over 12 ar viste, at Soliris bedrede
symptomerne og patienternes evne til at udfgre daglige aktiviteter med 5,2 og 5,8 point efter
henholdsvis 12 og 26 ugers behandling. P& grundlag af disse resultater forventes laegemidlet ogsa at
virke p& samme made hos bgrn mellem 6 og 12 r.

NMOSD

Ved NMOSD blev Soliris sammenlignet med placebo i et hovedstudie med 143 voksne, som havde
tilbbagevendende NMOSD. Virkningen blev hovedsagelig bedgmt pd den tid, det tog, inden et vist antal
patienter fik et tilbagefald. Efter ca. 22 maneder i gennemsnit fik 3 % af de patienter, der blev
behandlet med Soliris, et tilbagefald, mens 43 % af de patienter, der blev behandlet med placebo,
allerede havde haft et tilbagefald efter ca. 9 maneder i gennemsnit.

Hvilke risici er der forbundet med Soliris?

Den fuldstaendige liste over bivirkninger og begraensninger ved Soliris fremgar af indlaegssedlen.

Den mest almindelige bivirkning ved Soliris (som kan forekomme hos mere end 1 ud af 10 personer)
er hovedpine. Den mest alvorlige bivirkning, som kan forekomme hos op til 1 ud af 100 personer, er
meningokok sepsis (nar bakterier og deres giftstoffer cirkulerer rundt i blodet og beskadiger
organerne).

Da der er forhgjet risiko for at udvikle meningokok sepsis, m& Soliris ikke gives til personer, der er
smittet med Neisseria meningitidis. Det ma heller ikke gives til patienter, som ikke er vaccineret mod

Soliris (eculizumab)
EMA/305920/2023 Side 3/4



denne bakterie, medmindre de tager passende antibiotika i op til to uger efter vaccinationen for at
mindske risikoen for infektion.

Hvorfor er Soliris godkendt i EU?

Det er blevet pavist, at Soliris er til gavn for patienter med disse sjaeldne sygdomme.
Sikkerhedsprofilen var den samme for alle sygdommene og blev anset for at vaere acceptabel. Det
Europziske Leegemiddelagentur besluttede, at fordelene ved Soliris opvejer risiciene, og at det kan
godkendes til anvendelse i EU.

Hvilke foranstaltninger traeffes der for at sikre, at Soliris anvendes sikkert
og effektivt?

Den virksomhed, der markedsfgrer Soliris, vil sgrge for, at laagemidlet forst udleveres, nar det er
fastsldet, at patienten er blevet korrekt vaccineret mod Neisseria meningitidis. Virksomheden vil ogsd
forsyne de ordinerende laeger og patienterne med oplysninger om laegemidlets sikkerhed og sende
pamindelser til de ordinerende lseger og apotekerne om at kontrollere, om yderligere vaccination er
nedvendig for patienter, der tager Soliris. Patienterne vil ogsd f& udleveret et kort, der beskriver
symptomerne ved vise typer infektioner og instruerer patienterne i straks at s@gge laegehjaelp, hvis de
oplever disse symptomer.

Der er desuden anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indlaegssedlen, som
patienter og sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at Soliris anvendes sikkert og effektivt.

Som for alle laegemidler bliver data vedrgrende anvendelsen af Soliris Isbende overv8get. De
indberettede bivirkninger ved Soliris vurderes omhyggeligt, og der traeffes de ngdvendige
forholdsregler for at beskytte patienterne.

@vrig information om Soliris

Soliris fik en markedsfgringstilladelse med gyldighed i hele EU den 20. juni 2007.

Der findes mere information om Soliris pa agenturets websted:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Soliris.

Denne oversigt blev sidst ajourfgrt i 07-2023.
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