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Soliris (ekulizumab)
A Soliris-re vonatkozo attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gydgyszer a Soliris és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Soliris paroxizmalis nokturnalis hemoglobinuriaban (PNH) vagy atipusos hemolitikus urémias
szindrédmaban (aHUS) szenvedo felnbttek és gyermekek kezelésére alkalmazott gydgyszer.

Ezek életveszélyes, a vorosvérsejtek lebomlasat okozd genetikai betegségek, amelyek kilonféle
egészségligyi szovédmények kialakuldsdhoz vezetnek. A PNH vérszegénységet (alacsony
vOrosvérsejtszam), trombozist (vérrégképz6dés az erekben), pancitopéniat (a vérsejtek alacsony
szama) és sotét vizeletet, az aHUS pedig vérszegénységet, trombocitopéniat (a véralvadast eldsegité
vérlemezkék szamanak csOkkenése) és veseelégtelenséget okoz.

A Soliris-t miaszténia graviszban (egy olyan betegség, melynek soran az immunrendszer megtamadja
és karositja az izomsejteket, ezaltal izomgyengeséget okoz) szenvedd felnétteknél, valamint 6 éves és
id6sebb gyermekeknél is alkalmazzak, akiknél mas gydgyszerek nem hatasosak (kezelésre nem
reagalé generalizalt miaszténia gravisz, refrakter gMG), és akiknek a szervezetében egy specidlis
ellenanyag, az Ugynevezett AChR-antitest van jelen.

A Soliris-t a neuromielitisz optika spektrumbetegségben (NMOSD) szenvedd felnGttek kezelésére is
alkalmazzak. Ez egy olyan betegség, amelynek soran az immunrendszer karositja az idegsejteket,
foként az optikai (szem-) ideget és a gerincvel6t (a koponyaalaptol a hat kozépso részén lefutd
idegszovet). A gydgyszert olyan betegeknél alkalmazzak, akiknek szervezetében jelen van az AQP4
elnevezésl antitest, és akiknek a betegsége relapszald (azaz a tlinetmentes idészakok kozott a
betegség fellangol [relapszusok]).

A Soliris hatéanyaga az ekulizumab.

Mivel az emlitett betegségek ,ritkanak” minéstilnek, ezért a Soliris-t ,ritka betegségek elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkez6 gydgyszerekrdl az EMA honlapjan talalhaté (PNH: 2003. oktéber 17.; aHUS:
2009. julius 24.; miaszténia gravisz: 2014. julius 29.; NMOSD: 2019. aprilis 24.).
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Hogyan kell alkalmazni a Soliris-t?

A gyodgyszer csak receptre kaphatd, és a vesebetegségek, valamint az idegrendszert érintd, illetve a
vérképzOszervi betegségek kezelésében tapasztalattal rendelkez6 orvos feligyelete mellett kell
alkalmazni.

A Soliris-t vénaba adott infazié formajaban alkalmazzak, és a javasolt adag a kezelendd betegségtdl,
valamint 18 év alatti betegeknél a testtomegtdl fligg. A Soliris-t a kezelés kezdetén hetente, majd két-
vagy haromhetente kell beadni.

Az inflzio alatt és az infuzidé utan legalabb 1 éran at az esetleges reakcidk miatt a beteget megfigyelés
alatt kell tartani. Az infGzidval kapcsolatos reakcio esetén az orvos lelassithatja vagy leallithatja az
infuzidt.

A plazmacserében (a sajat vérplazma - a vér folyékony alkotdrésze - eltavolitésa, kezelése és

visszajuttatdsa) vagy plazmainfuzidban részesiil6 egyes betegek esetében tovabbi Soliris-adagok
alkalmazasa szlikséges.

A Soliris-t egész életen at kell alkalmazni, kivéve, ha a betegnél stlyos mellékhatasok alakulnak ki. A
kezelést le kell allitani azoknal a refrakter gMG-ben szenved6 betegeknél is, akik 12 hét elteltével nem
reagalnak a Soliris-kezelésre.

A Soliris alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtdjékoztatdt, illetve
kérdezze meg kezel6orvosat vagy gyodgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Soliris?

A Soliris hatdanyaga, az ekulizumab, egy monoklondlis antitest (azaz egy fehérjetipus), amelyet ugy
alakitottak ki, hogy a szervezet védekezGrendszerének, az ugynevezett ,komplement rendszernek” a
részét képez6 C5 komplement fehérjéhez kotédjon.

A PNH-ban, az aHUS-ban, a refrakter gMG-ben és az NMOSD-ben szenved6 betegeknél a komplement
fehérjék tulzottan aktivak, és karositjak a betegek sajat sejtjeit. A C5 komplement fehérje gatlasa
révén az ekulizumab megakadalyozza, hogy a komplement fehérjék karositsdk a sejteket, ezzel enyhiti
ezen betegségek tiineteit.

Milyen el6nyei voltak a Soliris alkalmazasanak a vizsgalatok soran?
PNH

A Soliris-t egy f6 vizsgalatban placeboval (hatéanyag nélkili kezelés) hasonlitottak ¢ssze 87, PNH-ban
szenvedol felnbtt részvételével, akiknél a megel6z6 évben legaldbb négy vératomlesztést hajtottak
végre vérszegénység miatt. A hatdsossag f6 mutatdja a Soliris altal a hemoglobinszintre és a
vératomlesztések szlikségességére gyakorolt hatas volt. A hemoglobin a vorésvérsejtekben talalhato
fehérje, amely az oxigént szallitja a szervezetben. A PNH-ban szenvedl betegeknél a vorosvérsejtek
lebomldsa a hemoglobinszint csokkenéséhez vezet. A 26 hetes Soliris-kezelés a betegek 49%-anal (43-
bdl 21-nél) stabil hemoglobinszintet eredményezett anélkil, hogy vordsvérsejt-transzfuziora lett volna
szlikség. Ezzel szemben a placebot kapo 44 beteg egyikénél sem volt stabil a hemoglobinszint, és
atlagosan 10 transzfuziora volt sziikséglk.

Egy masik vizsgalatban, amelybe 7, PNH-ban szenvedd, az el6z6 két évben legalabb egy
vératomlesztéssel kezelt gyermeket vontak be, minden beteg Soliris-t kapott. A hétbdl hat betegnek
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nem volt szliksége vorosvérsejt-transzfuzidra, és a hemoglobinszintek a 12 hetes Soliris-kezelés soran
javultak.

A vératomlesztésben még soha nem részeslilt, PNH-ban szenvedd betegek regiszterének vizsgalataban
a laktat-dehidrogenaz (LDH) enzim vérszintjét tanulmanyoztak. A vorésvérsejtek lebomlasanak
fokozddasaval az LDH-szint novekszik. A vizsgélatban igazoltédk, hogy a 6 honapos Soliris-kezelés az
LDH-szint klinikailag jelent0s csokkenését eredményezte, ami arra utal, hogy csokkent a
vorosveérsejtek lebomlasanak mértéke is.

aHUS

Az aHUS vonatkozédsaban a Soliris-t 67 beteg bevonasaval harom f6 vizsgalatban tanulmanyoztak. Az
elsd vizsgalatot 17 olyan, aHUS-ban szenved beteg bevonasaval végezték, akik nem reagaltak a
plazmacserére vagy -infuzidra, illetve nem kaphattak ilyen kezelést. A Soliris-kezelés a betegek 82%-
anal novelte a vérlemezkeszamot, amely a vizsgalat kezdetén alacsony szintet mutatdé betegek 87%-
anal (15 beteg kozil 13-nal) normalis szintre emelkedett. Emellett a betegek 76%-anal értek el
hematoldgiai normalizalédast (a vérlemezkék és az LDH szintje a normalis tartomanyon belll volt).

A mar plazmacserét vagy -infuziét kapo, 20, aHUS-ban szenvedd beteg bevonasaval végzett masodik
vizsgalat azt eredményezte, hogy a betegek 80%-anak nem volt sziiksége plazmacserére, -infuzidra,
illetve dializisre, és a betegek 90%-anal a Soliris-kezeléssel elérték a hematoldgiai normalizalddast.

A harmadik vizsgalatot 30, aHUS-ban szenvedd, legalabb egy adag Soliris-t kapott beteg bevonasaval
végezték. A kezelés a betegek 83%-anal ndvelte a normalis szintre a vérlemezkeszamot, mig az
eredetileg alacsony vérlemezkeszamot mutatd betegek 77%-anal (13 betegbdl 10-nél) emelkedett a
vérlemezkeszam a normalis szintre.

Refrakter gMG

A Soliris-t placeboval hasonlitottak dssze egy f6 vizsgalatban, 126 miaszténia graviszban szenvedd
feln6tt részvételével, akiknél a korabbi standard kezelés sikertelennek bizonyult. A Soliris-kezelés egy
standard pontrendszer szerint javitotta a betegek tlineteit és a mindennapos tevékenységek
elvégzésének képességét. A Soliris 4,7 pontos, a placebo pedig 2,8 pontos csokkenést eredményezett
a skalan 26 hét elteltével. A pontszam 2 pontos csokkenése klinikailag jelent8s javulast jelent a beteg
allapotaban.

Hasonl6 eredményeket értek el gyermekeknél is. Egy f6 vizsgalatban, amelyben 11, 12 évesnél
id6sebb gyermek vett részt, a Soliris 12 hetes kezelés utan 5,2 ponttal, 26 hetes kezelést kévetben
pedig 5,8 ponttal javitotta a tlineteket és a betegek mindennapos tevékenységek elvégzésére vald
képességét. Ezeknek az eredményeknek az alapjan a gyogyszer varhatéan hasonlé médon fog hatni a
6 és 12 éves kor kozotti gyermekek esetében is.

NMOSD

NMOSD esetében a Soliris-t placebdval hasonlitottak dssze egy f6 vizsgalatban 143, relapszald
NMOSD-ben szenved6 felnétt bevonasaval. A hatasossag fé6 mutatdja az az idétartam volt, amig egy
bizonyos szdmu beteg relapszust tapasztalt. Atlagosan koriilbelll 22 hénap elteltével a Soliris-szel
kezelt betegek 3%-a tapasztalt relapszust, mig a placebdval kezelt betegek 43%-a atlagosan mar
koralbeltl 9 hénap utan atesett egy relapszuson.
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Milyen kockazatokkal jar a Soliris alkalmazasa?

A Soliris alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes felsoroldsa
a betegtajékoztatoban talalhato.

A Soliris leggyakoribb mellékhatdsa (10 beteg koziil tébb mint 1-nél jelentkezhet) a fejfajas. A
legsulyosabb mellékhatds, amely 100 beteg kozll legfeljebb 1-nél jelentkezhet , a meningococcus
baktérium altal okozott vérmérgezés (amikor a baktériumok és azok toxinjai a vérben keringenek, és
karositjak a szerveket).

A meningococcus altal okozott vérmérgezés fokozott kockazata miatt a Soliris nem adhaté Neisseria
meningitides fert6zés esetén; illetve nem alkalmazhatd a baktérium ellen védG6oltast még nem kapott
személyeknél sem, kivéve, ha megkapjak a véddoltast, majd azt kdvetben két hétig megfeleld
antibiotikum-kezelésben részestilnek a fert6zés kockazatanak csokkentésére.

Miért engedélyezték a Soliris forgalomba hozatalat az EU-ban?

A Soliris az ezen ritka betegségekben szenveds betegek szamara el6ny6snek bizonyult. A
biztonsagossagi profil mindegyik betegség esetében hasonld volt, és elfogadhatéonak mindsult. Az
Eurdpai Gydgyszeriigynokség megallapitotta, hogy a Soliris alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a
kockazatokat, ezért a gyogyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Soliris biztonsagos és hatékony
alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Soliris-t forgalmazo vallalat biztositja, hogy a gydgyszer kiadasara csak annak ellen6rzése utan
kertljon sor, hogy a beteget megfelel6en beoltottak-e a Neisseria meningitides ellen. A vallalat a
gyogyszert felird orvosok és a betegek szamara a gyogyszer biztonsagossagarol is tajékoztatast fog
nyujtani, valamint emlékeztet6t kiild a gydgyszert felird orvosoknak és a gydgyszerészeknek, hogy
ellendrizzék, a Soliris-szel kezelt betegeknél sziikség van-e tovabbi oltasra. A betegek egy kartyat is
kapnak, amely elmagyarazza bizonyos fert6zéstipusok tineteit, valamint azt, hogy azonnal forduljanak
orvoshoz, ha ezeket tapasztaljak.

A Soliris biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a betegek
altal kévetendd ajanlasok és évintézkedések szintén feltlintetésre kerliltek az alkalmazasi el6irasban és
a betegtajékoztatdban.

A Soliris alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informacidkat - hasonléan minden mas gyogyszerhez
- folyamatosan figyelemmel kisérik. A Soliris alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett mellékhatdsokat
gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a szlikséges intézkedéseket
meghozzak.

A Soliris-szel kapcsolatos egyéb informacio

2007. junius 20-an a Soliris az Eurdpai Unid egész teriiletére érvényes forgalombahozatali engedélyt
kapott.

A Soliris-szel kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszertigynokség honlapjan talalhaté:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Soliris.

Az attekintés utolso aktualizdlasa: 07-2023.
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