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Soliris (eculizumab)
Um resumo sobre Soliris e porque esta autorizado na UE

O que é Soliris e para que é utilizado?

Soliris € um medicamento utilizado no tratamento de adultos e criangas com hemoglobindria
paroxistica noturna (HPN) e sindrome hemolitico urémico atipico (SHUa).

Trata-se de duas doencas genéticas potencialmente fatais que provocam a degradacdo dos gldbulos
vermelhos, levando a varias complicacdes clinicas. A HPN resulta em anemia (contagem baixa de
globulos vermelhos), trombose (formagdo de coagulos nos vasos sanguineos), pancitopenia (contagem
baixa de células sanguineas) e urina escura; o SHUa resulta em anemia, trombocitopenia (diminuigcdo
do numero de plaquetas, componentes que contribuem para a coagulacdo do sangue) e insuficiéncia
renal.

Soliris é utilizado para tratar adultos e criangas com idade igual ou superior a 6 anos, com miastenia
gravis (uma doenca em que o sistema imunitario ataca e danifica as células musculares provocando
fraqueza muscular), nos quais outros medicamentos ndo atuam (miastenia gravis generalizada
refrataria, MGg refrataria) e que tém um anticorpo especifico no seu organismo, denominado
«anticorpo AChR».

Soliris é também utilizado para o tratamento de adultos com doenca do espetro da neuromielite ética
(NMOSD), uma doenca em que o sistema imunitario danifica as células nervosas que causam
problemas sobretudo no nervo 6tico (olho) e na medula espinal (tecido nervoso que vai da base do
crénio até ao centro das costas). E utilizado em doentes com um anticorpo denominado AQP4 e que
apresentem formas recidivantes da doenga (quando o doente sofre crises [surtos] entre periodos sem
sintomas).

Soliris contém a substancia ativa eculizumab.

Estas doencas sao raras, e Soliris foi designado medicamento érfao (medicamento utilizado em
doengas raras). Estdo disponiveis mais informacdes sobre a designagdo de medicamento 6rféo no sitio
Web da EMA (HPN: 17 de outubro de 2003; SHUa: 24 de julho de 2009; miastenia gravis: 29 de julho
de 2014; NMOSD: 24 de abril de 2019).
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Como se utiliza Soliris?

O medicamento sé pode ser obtido mediante receita médica e deve ser administrado sob a supervisado
de um médico com experiéncia no tratamento de doentes com doencas renais e doengas que afetam o
sistema nervoso ou o sangue.

Soliris é administrado na forma de uma perfusdo (administragdo gota a gota) numa veia, e a dose
recomendada depende da doenca para a qual esta a ser utilizado. Para doentes com idade inferior a
18 anos, depende também do peso corporal. Soliris € administrado inicialmente uma vez por semana
e, posteriormente, de duas em duas ou de trés em trés semanas.

Os doentes sdo monitorizados relativamente a ocorréncia de eventuais reagdes durante a perfusdo e
durante, pelo menos, uma hora apds a mesma. Em caso de eventuais reagdes relacionadas com a
perfusdo, o médico podera abrandar a sua administragdo ou interrompé-la.

Alguns doentes que fazem plasmaferese (remogao, tratamento e reintroducdo do seu plasma
sanguineo, a parte liquida do sangue) ou perfusdo de plasma necessitam de doses adicionais de Soliris.

Soliris deve ser administrado durante toda a vida, a menos que o doente desenvolva efeitos
secundarios graves. O tratamento também deve ser descontinuado em doentes com MGg refrataria
que ndo respondam a Soliris apds 12 semanas.

Para mais informagOes sobre a utilizacdo de Soliris, consulte o Folheto Informativo ou contacte o seu
meédico ou farmacéutico.

Como funciona Soliris?

A substancia ativa de Soliris, o eculizumab, é um anticorpo monoclonal (um tipo de proteina) que foi
concebido para se ligar a proteina C5 do complemento, que faz parte do sistema de defesa do
organismo denominado «sistema de complemento».

Nos doentes com HPN, SHUa, MGg refrataria e NMOSD, as proteinas do complemento encontram-se
hiperativas e destroem os gldobulos vermelhos dos doentes. Ao bloquear a proteina C5 do
complemento, o eculizumab impede que as proteinas do complemento danifiquem as células,
contribuindo, desse modo, para o alivio dos sintomas destas doengas.

Quais os beneficios demonstrados por Soliris durante os estudos?
HPN

Relativamente a HPN, Soliris foi comparado com um placebo (tratamento simulado) num estudo
principal que incluiu 87 adultos com HPN que foram tratados com, pelo menos, quatro transfusdes de
sangue para a anemia, no ano anterior. Os principais parametros de eficacia foram o efeito de Soliris
nos niveis sanguineos de hemoglobina e a necessidade de transfusGes. A hemoglobina é a proteina
presente nos glébulos vermelhos que transporta o oxigénio para todo o organismo. Em doentes com
HPN, a desagregacdo dos gldbulos vermelhos conduz a uma reducao dos niveis de hemoglobina. O
tratamento com Soliris durante 26 semanas levou a niveis estaveis de hemoglobina em 49 % dos
doentes (21 de 43 doentes), sem que tenham sido necessarias transfusdes de glébulos vermelhos. Em
comparagao, nenhum dos 44 doentes que receberam o placebo apresentaram niveis estaveis de
hemoglobina, tendo estes necessitado de uma média de 10 transfusdes.

Num estudo em 7 criancas com HPN que foram tratadas com, pelo menos, uma transfusdo nos dois
anos anteriores, todos os doentes receberam Soliris. Seis dos sete doentes ndo necessitaram de
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qualquer transfusdo de glébulos vermelhos, e os niveis de hemoglobina melhoraram durante as
12 semanas de tratamento com Soliris.

Um estudo de registo de doentes com HPN que nunca tinham recebido uma transfusao de sangue
examinou os niveis sanguineos da enzima lactato desidrogenase (LDH). Os niveis de LDH aumentam a
medida que a destruicdo de gldbulos vermelhos aumenta. O estudo verificou que o tratamento com
Soliris durante 6 meses levou a reducgdes clinicamente significativas dos niveis de LDH, indicando uma
diminuicdo da destruigdo de glébulos vermelhos.

SHUa

Relativamente ao SHUa, Soliris foi estudado em trés estudos principais que incluiram 67 doentes. O
primeiro estudo incluiu 17 doentes com SHUa que ndo tinham respondido a plasmaferese ou a
perfusdo de plasma, ou que nao podiam receber esses tratamentos. O tratamento com Soliris
aumentou as contagens de plaquetas em 82 % dos doentes, e as contagens de plaguetas aumentaram
para niveis normais em 87 % dos doentes (13 de 15 doentes) que apresentavam inicialmente
contagens baixas de plaquetas. Além disso, 76 % dos doentes atingiram uma «normalizacdo dos
parametros hematoldgicos» (niveis de plaquetas e da LDH dentro dos valores normais).

O segundo estudo, que incluiu 20 doentes com SHUa ja submetidos a plasmaferese ou a perfusdo de
plasma, resultou em que 80 % dos doentes deixaram de necessitar de plasmaferese, de perfusao de
plasma ou de dialise e 90 % dos doentes alcangaram a normalizagdo dos parametros hematoldgicos
apos o tratamento com Soliris.

O terceiro estudo incluiu 30 doentes com SHUa que tinham recebido, pelo menos, uma dose de Soliris.
O tratamento aumentou as contagens de plaquetas para niveis normais em 83 % dos doentes, € as
contagens de plaquetas aumentaram para niveis normais em 77 % dos doentes (10 de 13 doentes)
que inicialmente apresentavam contagens baixas de plaquetas.

MGg refrataria

Soliris foi comparado com um placebo num estudo principal que incluiu 126 adultos com miastenia
gravis que tinham recebido anteriormente tratamento padrao sem sucesso. O tratamento com Soliris
melhorou os sintomas dos doentes e a sua capacidade para efetuar as atividades quotidianas, com
base num sistema de pontuacdo padrdo. Soliris levou a uma reducao de 4,7 pontos na escala,
enquanto o placebo levou a uma redugao de 2,8 pontos apds 26 semanas. Uma redugdo da pontuacdo
em 2 pontos indica uma melhoria clinicamente significativa do estado do doente.

Foram observados resultados semelhantes em criangas. Um estudo principal realizado em 11 criangas
com idade superior a 12 anos demonstrou que Soliris melhorou os sintomas e a capacidade dos
doentes para efetuar as atividades quotidianas em 5,2 e 5,8 pontos apds 12 semanas e 26 semanas de
tratamento, respetivamente. Com base nestes resultados, espera-se que o medicamento também atue
de forma semelhante em criangas com idades compreendidas entre os 6 e os 12 anos.

NMOSD

Para a NMOSD, Soliris foi comparado com um placebo num estudo principal que incluiu 143 adultos
com NMOSD cuja doenga era recidiva. O principal parametro de eficacia foi o tempo decorrido até um
certo niumero de doentes ter tido uma recidiva. Apds cerca de 22 meses, em média, 3 % dos doentes
tratados com Soliris tiveram uma recidiva, enquanto 43 % dos doentes tratados com placebo ja tinham
tido uma recidiva apos cerca de 9 meses, em média.
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Quais sao os riscos associados a Soliris?

Para a lista completa de efeitos secundarios e de restricdes de utilizacdo de Soliris, consulte o Folheto
Informativo.

Os efeitos secundarios mais frequentes associados a Soliris (que podem afetar mais de 1 em cada
10 pessoas) incluem dores de cabeca. O efeito secundario mais grave, que pode afetar 1 em cada
100 pessoas, € a sépsis meningocodcica (quando as bactérias e as suas toxinas circulam no sangue e
danificam os érgaos).

Devido ao risco acrescido de desenvolvimento de meningite (sépsis), Soliris é contraindicado em
pessoas infetadas com Neisseria meningitidis; é também contraindicado em doentes que ndo tenham
sido vacinados contra esta bactéria, exceto se efetuarem a vacinagdo e tomarem antibioticos
adequados para reduzir o risco de infecdo durante duas semanas apods a vacinagao.

Por que esta Soliris autorizado na UE?

Foi demonstrado que Soliris beneficia os doentes com estas doengas raras. O perfil de seguranga foi
semelhante para todas as doencas e foi considerado aceitavel. A Agéncia Europeia de Medicamentos
concluiu que os beneficios de Soliris sdo superiores aos seus riscos e o0 medicamento pode ser
autorizado para utilizagdo na UE.

Que medidas estao a ser adotadas para garantir a utilizacao segura e eficaz
de Soliris?

A empresa que comercializa Soliris assegurara que a distribuicdo do medicamento é feita unicamente
apos verificagdo de que o doente foi devidamente vacinado contra a Neisseria meningitidis. A empresa
fornecera ainda aos prescritores e aos doentes informacdes sobre a seguranca do medicamento, e
enviara lembretes aos prescritores e aos farmacéuticos, para verificarem se é necessaria uma
revacinagdo para os doentes tratados com Soliris. Os doentes receberdo também um cartdo que
explica os sintomas de determinados tipos de infecdo e fornece instrugdes para os doentes procurarem
imediatamente cuidados médicos, no caso de serem afetados por esses sintomas.

No Resumo das Caracteristicas do Medicamento e no Folheto Informativo foram igualmente incluidas
recomendacdes e precaucles a observar pelos profissionais de salde e pelos doentes para a utilizacdo
segura e eficaz de Soliris.

Tal como para todos os medicamentos, os dados sobre a utilizagdo de Soliris sdo continuamente
monitorizados. Os efeitos secundarios comunicados com Soliris sdo cuidadosamente avaliados e sao
tomadas quaisquer acGes necessarias para proteger os doentes.

Outras informacoes sobre Soliris

A 20 de junho de 2007, Soliris recebeu uma Autorizacdao de Introducdo no Mercado, valida para toda a
UE.

Estdo disponiveis mais informagdes sobre Soliris no sitio Web da Agéncia:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Soliris.

Este resumo foi atualizado pela uUltima vez em 07-2023.
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