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Ultomiris (ravulizumab)
Sammanfattning av Ultomiris och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Ultomiris och vad anvands det for?

Ultomiris ar ett lakemedel som anvands for att behandla

e vuxna och barn som vager minst 10 kg och har paroxysmal nokturn hemoglobinuri (PNH), en
sjukdom som innebdr att immunsystemet angriper och skadar de réda blodkropparna, vilket leder
till anemi (1&gt antal réda blodkroppar), trombos (blodproppar i blodkarlen), pancytopeni (18gt
antal blodkroppar) och moérk urin,

e vuxna och barn som vager minst 10 kg och har atypiskt hemolytiskt uremiskt syndrom (aHUS), en
sjukdom som innebar att immunsystemet orsakar skador som leder till anemi, trombocytopeni
(minskat antal blodplattar, vilka kravs for att blod ska kunna koagulera) och njursvikt,

e vuxna med generaliserad myasthenia gravis (gMG), en sjukdom som innebar att immunsystemet
angriper och skadar receptorer vid dvergdngen mellan nerver och muskelceller, vilket leder till
muskelsvaghet och muskeltrétthet,

e vuxna med neuromyelitis optica-spektrumtillstdnd (NMOSD), inflammatoriska sjukdomar som
framst drabbar synnerven (som forbinder 6gat med hjarnan) och ryggmargen. Detta leder till
nedsatt syn, forlorad kansel, forlorad kontroll av blasan, svaghet och foérlamning av armar och ben.

Vid PNH ges Ultomiris till patienter med symtom som tyder pd hég sjukdomsaktivitet eller till patienter
som har behandlats med ekulizumab (ett annat Idkemedel mot PNH och aHUS) under de senaste sex
méanaderna eller ldngre och dar det finns beldgg for att denna behandling har effekt.

Vid aHUS ges Ultomiris till patienter som antingen inte har fatt komplementhdmmare (t.ex.
ekulizumab) tidigare eller till patienter som har fatt ekulizumab under minst tre manader och dar det
finns belagg for att behandlingen har effekt.

Vid gMG ges Ultomiris tillsammans med andra lakemedel till patienter vars immunsystem producerar
en specifik antikropp (ett slags protein) mot acetylkolinreceptorer, som &r mal som finns pa
muskelcellerna.

Vid NMOSD ges Ultomiris till patienter som har antikroppar mot proteinet aquaporin-4 (AQP4).

Ultomiris innehdller den aktiva substansen ravulizumab.
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Hur anvands Ultomiris?

Lakemedlet ar receptbelagt och ska ges under vagledning och éverinseende av en lakare som har
erfarenhet av att behandla patienter med njursjukdomar och sjukdomar som drabbar nervsystemet
eller blodet.

Ultomiris ges som en infusion (dropp) i en ven. Vid PHN och aHUS kan Ultomiris ocksd ges som en
injektion under huden.

Vid PNH, gMG och NMOSD ges ldkemedlet som en livsldng behandling. Vid aHUS ges ldkemedlet under
minst sex manader och dérefter ska ldkaren bedéma behandlingstiden individuellt for varje patient.
Patienterna ska 6vervakas avseende eventuella reaktioner under infusionen och i minst en timme
darefter. Vid infusionsrelaterade reaktioner kan lakaren s@anka infusionshastigheten eller avbryta
infusionen.

For mer information om hur du anvander Ultomiris, |as bipacksedeln eller tala med ldkare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Ultomiris?

Den aktiva substansen i Ultomiris, ravulizumab, & en monoklonal antikropp (ett slags protein) som
utformats fér att binda till komplementproteinet C5, som ingar i den del av kroppens immunférsvar
som kallas komplementsystemet.

Vid PNH, aHUS, gMG och NMOSD ar komplementproteinerna Overaktiva. Detta orsakar forstorelse av
réda blodkroppar vid PNH, bildning av blodproppar i sma blodkarl i hela kroppen (trombotisk
mikroangiopati) vid aHUS, skador pa receptorer vid évergangen mellan nerver och muskler som leder
till muskelsvaghet vid gMG samt skador pd nervceller hos patienter med NMOSD. Genom att blockera
komplementproteinet C5 hindrar Ultomiris immunsystemet fran att skada celler, vilket hjalper till att
kontrollera symtomen vid dessa sjukdomar.

Vilka fordelar med Ultomiris har visats i studierna?

Paroxysmal nokturn hemoglobinuri

I tvd studier pd vuxna visade sig Ultomiris vara lika effektivt som ekulizumab fér att minska
nedbrytningen av réda blodkroppar och undvika behovet av transfusioner hos patienter med PNH.

I den forsta studien fick 246 patienter med PNH som inte hade fatt tidigare behandling med en
komplementhdmmare (t.ex. ekulizumab), antingen Ultomiris eller ekulizumab. Efter sex manaders
behandling sgs liknande férdelar i bada grupperna, dar minst tva tredjedelar av patienterna

(74 procent av dem som fick Ultomiris och 66 procent av dem som fick ekulizumab) inte behévde
transfusioner av réda blodkroppar. Dessutom hade ungefar halften av patienterna i b&da grupperna
uppnatt normala nivaer i blodet av enzymet LDH.

I den andra studien, som omfattade 195 patienter med PNH som inte hade ndgra symtom efter minst
sex manaders behandling med ekulizumab, fortsatte patienterna antingen behandlingen med
ekulizumab eller dvergick till Ultomiris. Férandringen av LDH-nivaerna i blodet efter sex manaders
behandling var ungefir lika stor i bdda grupperna. Vidare hade inga av patienterna som behandlades
med Ultomiris ndgra utbrott av symtom under denna tid, jamfért med fem av dem som fortsatte med
ekulizumab.

En tredje studie som &r pagdende visar jamforbara férdelar med Ultomiris for 13 patienter i ldern 9-
17 &r som antingen inte hade behandlats med en komplementhdmmare tidigare eller vars tillstand var
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stabilt vid behandling med ekulizumab. Efter sex manaders behandling hade tre av fem tidigare
obehandlade patienter och fyra av atta patienter som genomgatt ekulizumab-behandling normala
nivder av LDH. Dessutom kravdes det inga blodtransfusioner under behandlingen for tre av de fem
tidigare obehandlade patienterna och for alla atta patienter som fatt tidigare behandling. Féretaget
lamnade ocksa stédjande uppgifter for att visa att lakemedlet verkar och férdelas i kroppen pa
liknande satt hos barn och vuxna.

En kompletterande studie pd 128 patienter med PNH visade att Ultomiris &r lika effektivt nar det ges
genom injektion under huden som nar det ges genom infusion.

Atypiskt hemolytiskt uremiskt syndrom

Ultomiris visades vara effektivt for att minska symtomen pa aHUS i tvd huvudstudier. I studierna
raknades antalet patienter som uppvisade ett fullstandigt svar avseende trombotisk mikroangiopati
("TMA-svar”), vilket definierades som nivaer av blodplattar och LDH inom det normala intervallet och
forbattring med minst 25 procent av serumkreatinin (en markér fér njurfunktion) under sex manaders
behandling.

I den forsta studien uppvisade 30 av 56 vuxna och ungdomar (54 procent) med aHUS som inte
tidigare behandlats med komplementhammare ett fullstandigt TMA-svar. Den andra studien omfattade
barn och ungdomar som antingen inte behandlats med en komplementhammare tidigare eller som
hade fatt ekulizumab. I denna studie uppvisade 14 av 18 patienter (78 procent) ett fullstidndigt TMA-
svar. Det fanns inte tillrdckliga uppgifter om barn under 2 &rs alder for att kunna pavisa Ultomiris
effektivitet hos barn som vager mindre an 10 kg.

Generaliserad myasthenia gravis

Ultomiris jamférdes med placebo (overksam behandling) i en huvudstudie pa 175 vuxna patienter som
hade symtom trots att de fick standardbehandling for sin sjukdom. Behandling med Ultomiris
forbattrade patienternas symtom och deras formaga att utféra dagliga aktiviteter baserat pa
standardpodngsystemet MG-ADL, som maéter just sjukdomens paverkan pa patienternas dagliga
aktiviteter. Skalan I6per frén 0 till 24, dar 24 representerar de allvarligaste symtomen. Efter

26 veckors behandling med Ultomiris uppmattes en minskning med 3,1 podng av MG-ADL-poangen,
medan minskningen med placebo motsvarade 1,4 poang.

Neuromyelitis optica-spektrumtillstdnd

En (pdgdende) studie, med 58 vuxna patienter som har NMOSD och AQP4-antikroppar, visade att
Ultomiris var effektivt nar det gallde att férlanga tiden mellan skoven (utbrott av symtom pa NMOSD).
Under studiens forsta fas, som varade mellan 50 veckor och 2,5 &r (beroende pa nér en patient forst
kom att ingd i studien), férekom inga utbrott av symtom hos patienter som fick Ultomiris.

Vilka ar riskerna med Ultomiris?

En fullstandig férteckning dver biverkningar och restriktioner for Ultomiris finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Ultomiris (kan forekomma hos fler an 1 av 10
anvandare) ar diarré, nasofaryngit (inflammation i nésa och hals), évre luftvagsinfektioner (infektioner
i nasa och hals) och huvudvark. Den allvarligaste biverkningen ar meningokockinfektion, som orsakas
av bakterien Neisseria meningitidis och kan leda till hjarnhinneinflammation och blodférgiftning.

Eftersom patienter som behandlas med Ultomiris & mer bendgna att fa infektioner, inklusive allvarlig
meningokocksjukdom, far Ultomiris inte ges till patienter med pdgdende meningokockinfektion. Det far
heller inte ges till patienter som inte har blivit vaccinerade mot denna infektion, sdvida de inte tar
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antibiotika for att minska risken for infektion. Patienterna ska ta antibiotika i tva veckor efter att de
vaccinerats.

Varfor ar Ultomiris godkant i EU?

Ultomiris var lika effektivt som ekulizumab nar det gallde att behandla patienter med PNH for att
minska nedbrytningen av réda blodkroppar och undvika behovet av transfusioner. Aven om det inte
fanns nagra uppgifter om patienter som viagde mindre dn 30 kg férvéntades férdelarna vara liknande
hos denna patientgrupp. Dosering till patienter som vager minst 10 kg skulle kunna baseras pa
doseringen vid aHUS och pa ytterligare evidens fran andra studier.

Vid aHUS jamfordes Ultomiris inte med ekulizumab, men utifrdn de data som lamnats in ans%g
Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) att férdelarna fér vuxna och barn som vager minst 10 kg
var kliniskt signifikanta. EMA noterade ocksa att Ultomiris har ett enklare behandlingsschema &n
ekulizumab (en infusion var 3ttonde vecka i stéllet fér varannan vecka). Vad géller sikerheten har
Ultomiris liknande biverkningar som ekulizumab.

Vid gMG var Ultomiris effektivare &n placebo nar det géllde att kontrollera symtomen pa sjukdomen,
baserat pa resultaten av studier som matte bade patienternas och ldkarnas bedémning av
behandlingen vad géller sjukdomens inverkan pa formagan att utféra dagliga aktiviteter. EMA drog
ocksa slutsatsen att det var mindre sannolikt att patienter som behandlades med Ultomiris antingen
upplevde en férsamring av sin sjukdom och behdvde laggas in pa sjukhus eller behévde behandlas
med akutldkemedel, jamfért med dem som behandlades med placebo. Nar det galler sakerheten
identifierades inga nya biverkningar nar Ultomiris anvandes for att behandla patienter med gMG.

Vid NMOSD visade sig Ultomiris vara effektivt nar det gallde att 6ka tiden mellan skoven.
Biverkningarna liknade dem som observerades vid Idkemedlets 6vriga anvandningar.

EMA fann darfér att fordelarna med Ultomiris ar stérre an riskerna och att Ultomiris kan godkdnnas for
forsaljning i EU.

Vad gors for att garantera sidker och effektiv anvandning av Ultomiris?

Féretaget som marknadsfér Ultomiris kommer att se till att patienterna inte far tillgéng till Iakemedlet
forran halso- och sjukvardspersonalen har [dmnat ett skriftligt intyg om att patienterna har vaccinerats
eller far antibiotikabehandling for att férebygga meningokocksjukdom. Féretaget kommer ocksa att
forse forskrivare och patienter med information om lakemedlets sékerhet och kommer att skicka
padminnelser till férskrivare och apotekspersonal om att kontrollera ifall patienterna som tar Ultomiris
behdver en ny vaccination. Patienterna ska ocksa fa ett sarskilt kort med en beskrivning av symtomen
p@ meningokockinfektion och en uppmaning att omedelbart séka lakarvard om de skulle drabbas av
dem.

Rekommendationer och forsiktighetsatgédrder som hélso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvéndning av Ultomiris har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla lakemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Ultomiris kontinuerligt.
Biverkningar som har rapporterats fér Ultomiris utvdrderas noggrant och nédvéndiga dtgérder vidtas
for att skydda patienterna.

Mer information om Ultomiris

Den 2 juli 2019 beviljades Ultomiris ett godkannande for férsaljning som galler i hela EU.
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Mer information om Ultomiris finns pa EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/ultomiris.

Denna sammanfattning uppdaterades senast 06-2023.
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