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Ultomiris (ravulizumab)
Prezentare generala a Ultomiris si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Ultomiris si pentru ce se utilizeaza?

Ultomiris este un medicament utilizat pentru a trata:

adulti, adolescenti si copii cu greutatea de cel putin 10 kg care au hemoglobinurie paroxistica
nocturna (HPN), boala in care sistemul imunitar ataca si distruge globulele rosii, ceea ce cauzeaza
anemie (numar mic de globule rosii), tromboza (cheaguri in vasele de sdnge), pancitopenie (numar
mic de celule sanguine) si urina inchisa la culoare;

adulti, adolescenti si copii cu greutatea de cel putin 10 kg cu sindrom hemolitic uremic atipic
(SHUa), o boalad in care sistemul imunitar cauzeaza probleme care duc la anemie, trombocitopenie
(scaderea numarului de trombocite, componente care contribuie la coagularea sangelui) si
insuficienta renala;

adulti cu miastenie grava generalizata (MGg), o boala in care sistemul imunitar ataca si
deterioreaza receptorii de la jonctiunea dintre nervi si celulele musculare, cauzand slabiciune
musculara si oboseal3;

adulti cu tulburari din spectrul neuromielitei optice (TSNMO), afectiuni inflamatorii care afecteaza in
special nervul optic (care leaga ochiul de creier) si maduva spinarii. Afectiunea duce la tulburari de
vedere, pierderea capacitatii de percepere a senzatiilor, pierderea controlului asupra vezicii urinare,
slabiciune si paralizie a bratelor si a picioarelor.

In HPN, Ultomiris se utilizeaz& la pacienti cu simptome care indicd o activitate intens& a bolii sau care
au fost tratati anterior cu eculizumab (alt medicament pentru HPN si SHUa) cel putin 6 luni si care
prezinta dovezi ca tratamentul este eficace.

In SHUa, Ultomiris se utilizeaza la pacienti care nu au primit anterior inhibitori de complement (de
exemplu, eculizumab) sau care au primit eculizumab cel putin 3 luni si care prezinta dovezi ca
tratamentul este eficace.

In MGg, Ultomiris se administreazd in asociere cu alte medicamente la pacienti al ciror sistem imunitar
produce un anticorp specific (un tip de proteind) impotriva unei tinte care se gaseste pe celulele
musculare, numita receptor de acetilcolina.

in TSNMO, Ultomiris se utilizeaza la pacienti care au anticorpi impotriva unei proteine numite
aquaporina-4 (AQP4).

Official address Domenico Scarlattilaan 6 e 1083 HS Amsterdam e The Netherlands

Address for visits and deliveries Refer to www.ema.europa.eu/how-to-find-us

Send us a question Go to www.ema.europa.eu/contact Telephone +31 (0)88 781 6000 An agency of the European Union el

© European Medicines Agency, 2023. Reproduction is authorised provided the source is acknowledged.


http://www.ema.europa.eu/how-to-find-us
http://www.ema.europa.eu/contact

Ultomiris contine substanta activa ravulizumab.
Cum se utilizeaza Ultomiris?

Medicamentul se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala si trebuie administrat sub
supravegherea unui medic cu experienta in tratamentul pacientilor cu afectiuni renale si cu tulburari
care afecteaza sistemul nervos sau sangele.

Ultomiris se administreaza in perfuzie intravenoasa (picurare in vena); pentru PHN si SHUa, Ultomiris
se poate administra si sub forma de injectie subcutanata (sub piele).

Pentru HPN, MGg si TSNMO, tratamentul cu Ultomiris este pe viatd. Pentru SHUa, medicamentul se
administreaza cel putin 6 luni, dar medicul va stabili durata tratamentului pentru fiecare pacient in
parte. Reactiile pacientilor trebuie monitorizate atat in timpul perfuziei, cat si cel putin o ora dupa
perfuzie. in caz de reactii legate de perfuzie, medicul poate s3 incetineascé sau sa opreascé
administrarea perfuziei.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Ultomiris, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Ultomiris?

Substanta activa din Ultomiris, ravulizumabul, este un anticorp monoclonal (un tip de proteina)
conceput pentru a se lega de proteina complementului C5, care face parte din ,sistemul complement”,
parte a sistemului imunitar.

in HPN, SHUa, MGg si TSNMO, proteinele complement sunt hiperactive, cauzand distrugerea globulelor
rosii in HPN, formarea de cheaguri de sange in vasele sanguine mici din tot corpul (microangiopatie
trombotica) in SHUa, deteriorarea receptorilor la jonctiunea dintre nervi si muschi, care duce la
slabirea musculara in MGg, precum si deteriorarea celulelor nervoase observata la pacientii cu TSNMO.
Blocénd proteina complementului C5, Ultomiris impiedica sistemul imunitar sa deterioreze celulele,
contribuind astfel la controlarea simptomelor acestor boli.

Ce beneficii a prezentat Ultomiris pe parcursul studiilor?

Hemoglobinurie paroxistica nocturna

In dou# studii la adulti, Ultomiris s-a dovedit la fel de eficace ca eculizumabul in reducerea gradului de
distrugere a globulelor rosii si evitarea nevoii de transfuzii la pacientii cu HPN.

In primul studiu, 246 de pacienti cu HPN netratati anterior cu un inhibitor de complement, de exemplu
eculizumab, au primit Ultomiris sau eculizumab. Dupa 6 luni de tratament, in ambele grupuri s-au
constatat beneficii similare, doua treimi sau mai mult din pacienti (74 % tratati cu Ultomiris si 66 %
tratati cu eculizumab) neavand nevoie de transfuzii de globule rosii. in plus, aproximativ jumatate din
pacientii din ambele grupuri ajunsesera la niveluri sanguine normale ale enzimei LDH.

In al doilea studiu, efectuat la 195 de pacienti cu HPN care nu mai aveau simptome dupd cel putin

6 luni de tratament cu eculizumab, pacientii fie au continuat tratamentul cu eculizumab, fie au trecut la
Ultomiris. Modificarea nivelurilor sanguine de LDH dupa 6 luni de tratament a fost similara in ambele
grupuri. In plus, niciunul din pacientii tratati cu Ultomiris nu a avut o acutizare a simptomelor in
aceasta perioada, in comparatie cu 5 din pacientii care au continuat tratamentul cu eculizumab.

Al treilea studiu, aflat in desfasurare, a aratat beneficii comparabile ale Ultomiris la 13 pacienti cu
varste cuprinse intre 9 si 17 ani care nu fusesera tratati anterior cu un inhibitor de complement sau la
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care boala s-a stabilizat prin tratamentul cu eculizumab. Dupa 6 luni de tratament, 3 din 5 pacienti
netratati anterior si 4 din 8 pacienti tratati cu eculizumab aveau niveluri normale de LDH. In plus, 3 din
cei 5 pacienti netratati anterior si niciunul din cei 8 pacienti tratati anterior nu au avut nevoie de
transfuzii de sange pe durata tratamentului. De asemenea, compania a furnizat date justificative
pentru a demonstra cd modul in care medicamentul actioneaza si este distribuit in organism este
similar la copii si adolescenti si la adulti.

Un studiu suplimentar care a cuprins 128 de pacienti cu HPN a aratat ca Ultomiris administrat prin
injectie subcutanata este la fel de eficace ca atunci cdnd medicamentul se administreaza prin perfuzie.

Sindrom hemolitic uremic atipic

Ultomiris a fost eficace in reducerea simptomelor SHUa in 2 studii principale. Studiile au evaluat
numarul de pacienti care, dupa 6 luni de tratament, au avut un ,raspuns complet la microangiopatia
trombotica”, adica pacientii cu valori ale trombocitelor si ale LDH in limite normale, si o ameliorare de
minimum 25 % a creatininei serice (un marker al functiei renale).

In primul studiu, 30 din 56 de adulti si adolescenti (54 %) cu SHUa si netratati anterior cu un inhibitor
de complement au avut un raspuns complet la microangiopatia trombotica. Al doilea studiu a cuprins
copii si adolescenti care fie nu fusesera tratati inainte cu un inhibitor de complement, fie primisera
eculizumab. In acest studiu, 14 din 18 pacienti (78 %) au avut un raspuns complet la microangiopatia
trombotica. Nu au existat suficiente date cu privire la copiii cu varsta sub 2 ani pentru a demonstra
eficacitatea Ultomiris la copii cu greutatea sub 10 kg.

Miastenia grava generalizata

Ultomiris a fost comparat cu placebo (un preparat inactiv) intr-un studiu principal care a cuprins

175 de pacienti adulti care prezentau simptome in pofida administrarii tratamentului standard pentru
boala lor. Tratamentul cu Ultomiris a imbunatatit simptomele pacientilor si capacitatea lor de a face
activitati zilnice pe baza unui sistem standard de punctare numit MG-ADL, care masoara impactul bolii
asupra activitatilor zilnice ale pacientilor. Scara are intre 0 si 24 de puncte, scorurile mai mari indicand
simptome mai severe. Dupa 26 de sdaptamani, Ultomiris a dus la o reducere de 3,1 puncte a scorului
MG-ADL, iar placebo a dus la o reducere de 1,4 puncte.

Tulburari din spectrul neuromielitei optice

Un studiu (in derulare), care a cuprins 58 de adulti cu TSNMO care aveau anticorpi impotriva AQP4, a
aratat ca Ultomiris este eficace in cresterea perioadei dintre recurente (acutizari ale simptomelor
TSNMO). in prima faza a studiului, care a durat intre 50 de s&ptdmani si 2,5 ani (in functie de
momentul in care pacientul a intrat prima data in studiu), nu au existat acutizari ale simptomelor la
pacientii carora li s-a administrat Ultomiris.

Care sunt riscurile asociate cu Ultomiris?

Pentru lista completa a reactiilor adverse raportate si a restrictiilor asociate cu Ultomiris, cititi
prospectul.

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Ultomiris (care pot afecta mai mult de 1 persoana din
10) sunt diaree, rinofaringitd (inflamarea nasului si a gatului), infectii ale cdilor respiratorii superioare
(infectii ale nasului si gatului) si dureri de cap. Cea mai grava reactie adversa este infectia
meningococica, o infectie bacteriand cauzata de Neisseria meningitidis, care poate cauza meningita si
infectie generalizata a sangelui.

Pacientii tratati cu Ultomiris sunt mai predispusi la infectii, inclusiv la boala meningococica grava; prin
urmare, Ultomiris este contraindicat la pacienti care au deja o infectie meningococica. Medicamentul
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este contraindicat la pacienti care nu sunt vaccinati impotriva acestei infectii, cu exceptia cazului in
care iau antibiotice adecvate pentru a reduce riscul de infectie. Pacientii trebuie sa ia antibiotice timp
de 2 saptamani dupa vaccinare.

De ce a fost autorizat Ultomiris in UE?

Ultomiris este la fel de eficace ca eculizumabul in tratarea pacientilor cu HPN, reducénd gradul de
distrugere a globulelor rosii si evitand nevoia de transfuzii. Desi nu au fost disponibile date cu privire la
pacienti cu greutatea sub 30 kg, s-a preconizat ca beneficiile vor fi similare la acesti pacienti; doza
pentru pacientii cu greutatea de cel putin 10 kg se poate baza pe doza din SHUa si pe dovezi
suplimentare din alte studii.

Desi in SHUa, Ultomiris nu a fost comparat cu eculizumab, pe baza datelor furnizate, Agentia
Europeana pentru Medicamente a concluzionat ca beneficiile la adulti si la copii si adolescenti cu
greutatea de cel putin 10 kg sunt semnificative clinic. Agentia a remarcat, de asemenea, ca Ultomiris
are o schema de tratament mai convenabila decat eculizumabul (o perfuzie o data la 8 saptamani, in
loc de o data la 2 s&ptdmani). in ceea ce priveste siguranta, Ultomiris are reactii adverse similare cu
eculizumabul.

In MGg, Ultomiris a fost mai eficace decat placebo in controlarea simptomelor bolii, pe baza
rezultatelor studiilor care au masurat evaluarea tratamentului de cdtre pacienti si de catre medici cu
privire la impactul bolii din punctul de vedere al capacitatii de a face activitati zilnice. De asemenea,
Agentia a concluzionat ca pacientii tratati cu Ultomiris au avut o probabilitate mai mica de agravare a
bolii si de nevoie de spitalizare sau de tratament cu medicamente de salvare, fata de cei tratati cu
placebo. In ceea ce priveste siguranta, nu s-au identificat reactii adverse noi atunci cand Ultomiris a
fost utilizat pentru tratamentul pacientilor cu MGg.

In TSNMO, Ultomiris s-a dovedit eficace in cresterea duratei dintre recurente; reactiile adverse au fost
similare cu cele observate pentru celelalte utilizari ale medicamentului.

Prin urmare, Agentia a hotarat ca beneficiile Ultomiris sunt mai mari decat riscurile asociate si acest
medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Ultomiris?

Compania care comercializeaza Ultomiris se va asigura ca medicamentul este pus la dispozitia
pacientilor numai dupa ce cadrele medicale au declarat in scris ca pacientii au fost vaccinati sau ca
primesc tratament cu antibiotice pentru a preveni boala meningococica. De asemenea, compania va
pune la dispozitia medicilor care prescriu medicamentul si a pacientilor informatii privind siguranta
medicamentului si va reaminti medicilor care prescriu medicamentul si farmacistilor sa verifice daca
pacientii care iau Ultomiris au nevoie de revaccinare. De asemenea, pacientii trebuie sa primeasca o
fisa speciala in care li se explica simptomele infectiei meningococice si li se dau instructiuni privind
necesitatea de a solicita imediat sfatul medicului daca au simptomele respective.

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse, de asemenea, recomandari si
masuri de precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Ultomiris, care trebuie respectate de personalul
medical si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Ultomiris sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse raportate pentru Ultomiris sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate masurile
necesare pentru protectia pacientilor.
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Alte informatii despre Ultomiris

Ultomiris a primit autorizatie de punere pe piata, valabila pe intreg teritoriul UE, la 2 iulie 2019.

Informatii suplimentare cu privire la Ultomiris sunt disponibile pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/ultomiris.

Aceasta prezentare generala a fost actualizata ultima data in 06-2023.
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