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Introduction
Le présent guide est destiné aux : patients pédiatriques et adultes   
diagnostiqués avec une hémoglobinurie paroxystique nocturne 
(HPN), ou atteints d’un syndrome hémolytique et urémique atypique 
(SHUa) et parents/tuteurs d’enfants atteints d'HPN ou de SHUa. 
Ce guide contient des informations importantes relatives à la sécurité 
d’emploi d’ULTOMIRIS® dont vous devez avoir connaissance.

Il existe un autre guide spécialement conçu pour les parents de jeunes 
enfants atteints d'HPN ou de SHUa et qui pourra vous être remis par 
votre médecin.
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INFORMATIONS IMPORTANTES RELATIVES À LA SÉCURITÉ

RISQUE D’INFECTION À MÉNINGOCOQUE
Dans la mesure où ULTOMIRIS® bloque une partie de votre système immunitaire, il augmente le risque 
d’infection et/ou de septicémie sévère, causée notamment par un type de bactérie appelée Neisseria meningitidis. 
Cette bactérie peut provoquer une méningite, à l’origine d’une infl ammation importante du cerveau ou une septicémie 
sévère, une infection sévère dans le sang.

Ces infections nécessitent une prise en charge médicale urgente et appropriée, car elles peuvent 
rapidement devenir fatales, engager le pronostic vital ou entraîner des invalidités majeures.

Il est important que vous compreniez les précautions à prendre pour réduire le risque de ces infections et la conduite 
à tenir si vous craignez avoir une infection (voir ci-après).

PAR MESURE DE PRÉCAUTION RELATIVE À LA SÉCURITÉ

VOUS/VOTRE ENFANT DEVEZ ÊTRE VACCINÉ(E) contre les infections à méningocoque avant le début du 
traitement par ULTOMIRIS®. De plus, un traitement préventif par antibiotique est recommandé pendant toute 
la durée du traitement par ULTOMIRIS® poursuivie jusqu’à 8 mois après l’arrêt du traitement.

Questions fréquentes

Quels sont les éléments de sécurité 
à prendre en considération avec ULTOMIRIS® ?

La vaccination réduit le risque de survenue d’une infection à méningocoque, mais elle n’élimine 
pas complètement ce risque.

Si aucun vaccin n’est disponible ou si vous/votre enfant présentez une contre-indication au vaccin, vous/votre enfant recevrez 
un ou plusieurs antibiotiques pendant toute la période de traitement poursuivie jusqu’à 8 mois après l’arrêt du traitement.

Il est également recommandé que les personnes traitées par ULTOMIRIS® soient vaccinées contre Haemophilus 
infl uenzae et contre le pneumocoque avant le début du traitement par ULTOMIRIS® et conformément aux 
recommandations vaccinales nationales valables pour chaque tranche d’âge.3
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Questions fréquentes

Quels sont les symptômes qui doivent 
m’alerter pendant le traitement ?

Vous devez connaître les signes et symptômes d’une infection à méningocoque et informer immédiatement 
votre médecin en cas d’apparition de l’un des symptômes suivants :

Les parents/tuteurs de nouveau-nés et nourrissons doivent savoir que les symptômes 
typiques de maux de tête, fi èvre et raideur de la nuque peuvent être diffi ciles à déceler. 
Par conséquent, les autres symptômes à surveiller chez les bébés sont l’inactivité, 
l’irritabilité, les vomissements et une faible prise alimentaire.

Consultez le guide destiné aux parents pour des informations supplémentaires sur les 
symptômes des infections à méningocoque chez les nourrissons et les enfants.

Maux de tête 
accompagnés de  
nausées ou de 
vomissements

Fièvre et 
éruption cutanée

Maux de tête 
et fi èvre

Confusion

Maux de tête 
accompagnés 
d’une raideur 
de la nuque 
et du dos

Douleurs 
musculaires 
accompagnées 
de symptômes 
pseudo-grippaux

Fièvre

Sensibilité 
des yeux 
à la lumière

VOUS DEVEZ AVOIR CETTE CARTE PATIENT AVEC VOUS EN PERMANENCE PENDANT LE TRAITEMENT 
PAR ULTOMIRIS® ET PENDANT 8 MOIS APRÈS LA FIN DU TRAITEMENT 

ET LA PRÉSENTER À TOUS LES PROFESSIONNELS DE SANTÉ QUE VOUS CONSULTEZ.
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Questions fréquentes

Quelles sont les précautions à prendre  
avant de commencer le traitement ?

Avant le début du traitement votre médecin vous parlera de l’importance :

• De recevoir une vaccination contre les infections à méningocoque et, un ou plusieurs antibiotiques spécifiques 
pour réduire le risque d’infection par un type de bactérie appelée Neisseria meningitidis.

• De recevoir une vaccination contre Haemophilus influenza et contre les pneumocoques.3

• Pour les personnes vivant dans votre entourage proche, d’être vaccinées contre les infections à méningocoque.3

Votre médecin ou infirmier/ère s’assurera que vous recevez une vaccination contre 
les infections à méningocoque au moins deux semaines avant la première perfusion. 

 
• De comprendre les symptômes associés aux infections qui sont mentionnés sur votre carte patient et la conduite 

à tenir si vous présentez ces symptômes.

• D’être suivi(e) attentivement par votre médecin après toute interruption du traitement par ULTOMIRIS®.

En outre, pendant votre traitement, vous bénéficierez d’une surveillance étroite des signes d’infection à méningocoque 
et d’autres infections.

SI VOUS N’ARRIVEZ PAS  
À JOINDRE VOTRE MÉDECIN, 

RENDEZ-VOUS AUX URGENCES 
ET MONTREZ VOTRE 

CARTE PATIENT.

 Urgences
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INFECTIONS 
GRAVES

Du fait de son mécanisme 
d’action, ULTOMIRIS® doit être 
administré avec précaution 
chez les patients présentant 
une infection systémique 
active. Vous devez surveiller 
vos symptômes et signaler tout 
changement à votre médecin. 
Vous pouvez également être 
à risque d’autres infections 
par des bactéries appelées 
Neisseria gonorrhoeae, y compris 
une infection gonococcique 
(gonorrhée) disséminée 
(septicémie). 
Votre médecin doit vous conseiller 
sur la prévention de la gonorrhée 
(une infection sexuellement 
transmissible) pendant 
le traitement par ce médicament.

CANCERS 
ET ANOMALIES 
HÉMATOLOGIQUES

Une surveillance hématologique 
sera réalisée chez les patients 
atteints d’HPN. La surveillance 
biologique de l’HPN est 
susceptible d’alerter votre 
médecin sur les cancers et 
anomalies hématologiques. 
La surveillance biologique 
de l’HPN réalisée pendant le 
traitement par ULTOMIRIS® est 
poursuivie pendant au moins 
16 semaines après l’arrêt du 
traitement par ULTOMIRIS®.

RÉACTIONS 
ALLERGIQUES / 
À LA PERFUSION

ULTOMIRIS® contient une protéine 
et les protéines peuvent provoquer 
des réactions à la perfusion ou des 
réactions allergiques (y compris 
une anaphylaxie) chez certaines 
personnes. Si vous présentez des 
signes ou symptômes après avoir 
reçu ULTOMIRIS®, vous devez 
consulter un professionnel de 
santé.

GROSSESSE

ULTOMIRIS® n’est pas recommandé 
pendant la grossesse. Si vous êtes 
enceinte ou planifi ez une grossesse, 
parlez-en à votre médecin avant 
de commencer le traitement par 
ULTOMIRIS®. Les femmes en 
âge de procréer doivent utiliser 
des méthodes de contraception 
appropriées pendant le traitement 
et jusqu’à 8 mois après la fi n du 
traitement. Les hommes traités 
par ULTOMIRIS® ne doivent pas 
concevoir d’enfant ni faire un don 
de sperme pendant le traitement 
et jusqu’à 8 mois après la fi n du 
traitement.

ALLAITEMENT 

L’utilisation d’ULTOMIRIS®

pendant l’allaitement n’est 
pas recommandée, car le 
médicament peut être transmis à 
votre enfant par le lait maternel.
L’allaitement doit être évité 
pendant le traitement par 
ULTOMIRIS® et jusqu’à 8 mois 
après la fi n du traitement.

Questions fréquentes

Existe-t-il d’autres éléments à prendre en considération 
pendant mon traitement par ULTOMIRIS® ?
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Quelles sont les étapes avant de commencer 
le traitement par ULTOMIRIS® ?
ULTOMIRIS® doit être prescrit par un médecin.  

ON VOUS REMETTRA LES DOCUMENTS SUIVANTS :

+  La carte patient : il est très important de 
diagnostiquer et de traiter rapidement certains 
types d’infection chez les patients recevant 
ULTOMIRIS® ; par conséquent, il vous sera 
remis une carte patient qui dresse la liste 
des symptômes spécifi ques pour lesquels vous 
devrez toujours être vigilant(e). Vous devrez 
avoir cette carte avec vous en permanence 
pendant le traitement par ULTOMIRIS® 

et pendant 8 mois après la dernière 
perfusion et vous devrez la montrer à tous les 
professionnels de santé que vous consultez.

+  La notice d’ULTOMIRIS®

+  Un Guide destiné 
aux patients

+  Un Guide destiné 
aux parents sera remis 
aux parents/tuteurs de 
jeunes enfants.

REGISTRES DE PATIENTS
Les registres HPN et SHUa sont des études de patients observationnelles et non-interventionnelles internationales. Leur 
objectif est de collecter et d’analyser les données de sécurité à long terme spécifi ques de l’utilisation d’ULTOMIRIS®

ou de SOLIRIS® (un autre médicament inhibiteur du complément) chez des patients atteints d’HPN ou de SHUa. 
Votre médecin peut vous demander si vous souhaitez participer au registre et vous inclura si vous acceptez. Votre 
participation est entièrement volontaire et vous pouvez arrêter de participer à tout moment. 

INFORMATIONS IMPORTANTES RELATIVES À LA 
SÉCURITÉ POUR LES PATIENTS RECEVANT ULTOMIRIS®

Le traitement par ULTOMIRIS® peut diminuer la capacité de votre système 
immunitaire à combattre les infections, en particulier les infections à 
méningocoque, méningites, qui nécessitent une prise en charge médicale 
immédiate. Si vous présentez l’un des symptômes suivants, vous devez :

u  appeler immédiatement votre médecin 

(tél. :……………………………........................)
u  ou vous rendre au service d’urgence de l’hôpital le plus proche :
• maux de tête accompagnés de nausées ou de vomissements,
• maux de tête accompagnés d’une raideur de la nuque et du dos,
• fièvre,
• éruption cutanée,
• confusion,
• douleurs musculaires accompagnées de symptômes pseudo-grippaux,
• sensibilité des yeux à la lumière.

CARTE PATIENT
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Questions fréquentes

Comment ULTOMIRIS®

est il administré ?

ULTOMIRIS® est administré en perfusion intraveineuse.
Comme avec tous les médicaments administrés en perfusion 
intraveineuse, ULTOMIRIS® peut provoquer une réaction immédiate 
ou retardée. Si cela se produit, veuillez consulter votre médecin.

Une surveillance sera réalisée pendant environ une heure après 
chaque perfusion, car il existe un risque de réaction à la perfusion 
(y compris une réaction allergique). Vous devez respecter 
scrupuleusement les consignes de votre médecin.

Combien de temps devrai-je prendre ULTOMIRIS® ?
Votre affection étant une maladie chronique, le traitement par ULTOMIRIS® est destiné à être pris à vie. Les patients 
commençant un traitement par ULTOMIRIS® doivent continuer à recevoir le traitement, même s’ils se sentent mieux.

L’interruption ou l’arrêt du traitement par ULTOMIRIS® peut provoquer la réapparition de vos symptômes.

VOUS NE DEVEZ PAS ARRÊTER LE TRAITEMENT SANS SUPERVISION MÉDICALE.

Risque d’hémolyse grave après l’interruption du traitement chez les patients atteints d’HPN2 :
• L’interruption ou l’arrêt du traitement par ULTOMIRIS® peut entraîner le retour des symptômes de l’HPN de façon 

plus marquée, peu après l’arrêt du traitement par ULTOMIRIS®. Votre médecin surveillera étroitement les signes 
et symptômes d’hémolyse grave.

Risque de réapparition des symptômes de MAT après l’interruption du traitement chez les patients atteints de SHUa :
• L’interruption ou l’arrêt du traitement par ULTOMIRIS® peut entraîner le retour des symptômes du SHUa.
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Si vous prévoyez d’arrêter votre traitement par ULTOMIRIS®, vous devez au préalable en parler avec 
votre médecin, ce qui vous permettra de mieux comprendre si cela est approprié par rapport à  votre état 
de santé et de connaître les risques associés à l’interruption du traitement. Les risques associés à l’interruption 
du traitement peuvent comprendre :

Chez les patients atteints d’HPN :

• augmentation de votre taux de lactate 
déshydrogénase (LDH), un marqueur biologique 
de la destruction des globules rouges,

• baisse signifi cative du nombre de globules rouges 
(anémie),

• urines foncées,
• fatigue,
• douleurs abdominales,
• essouffl ement,
• diffi cultés pour avaler,
• troubles de l’érection (impuissance),
• état confusionnel ou modifi cation 

de la vigilance, 
• douleurs thoraciques ou angor 

(angine de poitrine),
• augmentation de votre taux de créatinine 

sérique (problèmes rénaux),
• thrombose (caillot sanguin).

Chez les patients atteints de SHUa :

• diminution importante du nombre 
de plaquettes (thrombopénie),

• augmentation importante de la destruction 
des globules rouges, 

• augmentation de votre taux de lactate 
déshydrogénase (LDH), un marqueur biologique 
de la destruction des globules rouges,

• diminution du volume d’urines 
(problèmes rénaux),

• augmentation de votre taux de créatinine 
sérique (problèmes rénaux),

• état confusionnel ou modifi cation 
de la vigilance,

• modifi cations de votre vision,
• douleurs thoraciques ou angor 

(angine de poitrine),
• essouffl ement,
• douleurs abdominales, diarrhée,
• thrombose (caillot sanguin).

Pg 9

SI VOUS PRÉSENTEZ L’UN DE CES SYMPTÔMES, CONTACTEZ VOTRE MÉDECIN.

Si vous ressentez un quelconque effet indésirable, parlez-en à votre médecin, pharmacien ou infi rmier/ère. 
Ceci s’applique aussi à tout effet indésirable qui ne serait pas mentionné dans la notice d’information. 
Vous pouvez également déclarer les effets indésirables directement via le portail de signalement des évènements 
sanitaires indésirables du ministère chargé de la santé : www.signalement-sante.gouv.fr
Pour plus d’information, consulter la rubrique « Déclarer un effet indésirable » sur le site Internet de l’ANSM : 
http://ansm.sante.fr
En signalant les effets indésirables, vous contribuez à fournir davantage d’informations sur la sécurité du médicament.

Pour une information complète, consultez la notice de ULTOMIRIS® disponible en fl ashant ce QR Code 
ou accessible directement sur la base de données publique du médicament : 
http://base-donnees-publique.medicaments.gouv.fr 
ou sur le site de l’EMA : http://www.ema.europa.eu/.
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Glossaire

ANÉMIE
Affection au cours de laquelle le nombre de globules 
rouges dans l’organisme est insuffisant ; cela peut être 
à l’origine d’une fatigue et d’autres symptômes.

ANTICOAGULANTS
Parfois appelés fluidifiants du sang, les anticoagulants 
sont des médicaments qui diminuent la capacité 
du sang à former des caillots et aident à prévenir 
la formation de caillots sanguins.

ATTEINTE OU INSUFFISANCE RÉNALE
Affection au cours de laquelle les reins ne fonctionnent 
plus et sont incapables d’éliminer les déchets ou de 
réguler la quantité d’eau et de substances essentielles 
dans l’organisme.

CAILLOTS SANGUINS
Lorsque de nombreuses plaquettes du sang s’agrègent, 
elles forment un caillot sanguin. En fonction de leur 
taille et de leur localisation, ces caillots peuvent 
empêcher le sang de circuler dans les veines 
et les artères (voir « Thrombose »).

GLOBULES ROUGES
Cellules du sang qui transportent l’oxygène par 
l’intermédiaire d’un complexe protéique appelé 
hémoglobine. En cas d’HPN, les globules rouges sont 
attaqués en permanence et détruits par le système 
du complément, parce qu’il leur manque des protéines 
protectrices importantes.

HÉMOGLOBINE
Substance brun-rouge contenue dans les globules 
rouges qui transporte l’oxygène dans tout l’organisme. 

HÉMOGLOBINURIE
Présence d’hémoglobine dans les urines. C’est un 
terme technique expliquant la couleur foncée (couleur 
« porto ») des urines, parfois observée dans l’HPN. 
Lors de la destruction (lyse) des globules rouges, 
comme dans le cas de l’HPN, l’hémoglobine présente 
dans les globules rouges est libérée. Si elle n’est pas 
récupérée par l’organisme, elle est éliminée dans 
les urines et leur donne cette couleur brune porto 
caractéristique.

HÉMOGLOBINURIE PAROXYSTIQUE 
NOCTURNE (HPN)
Maladie du sang rare au cours de laquelle le système 
du complément provoque une destruction ou hémolyse 
chronique des globules rouges. Cela peut entraîner 
des problèmes sévères tels qu’une anémie, une fatigue 
et une thrombose.

HÉMOLYSE CHRONIQUE
Destruction des globules rouges (hémolyse) sur 
une période prolongée (chronique).

INFECTION GONOCOCCIQUE
Infection sexuellement transmissible due à la bactérie 
Neisseria gonorrhoeae (cette maladie est également 
connue sous les noms de gonorrhée ou blennorragie) 
La bactérie peut se propager et provoquer une infection 
sanguine disséminée (septicémie).

INFECTION À MÉNINGOCOQUE
Infection due à la bactérie Neisseria meningitidis 
(également appelée méningocoque). Elle peut être à 
l’origine d’une méningite ou d’une infection sanguine 
disséminée (septicémie).
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Glossaire

MICROANGIOPATHIE THROMBOTIQUE (MAT)
La MAT est une affection qui entraîne la formation de 
petits caillots sanguins dans les vaisseaux de l’ensemble 
de l’organisme. Elle est caractérisée par une triade 
constituée d’une atteinte rénale, d’une destruction 
des globules rouges et d’un faible taux de plaquettes. 
Votre médecin sera en mesure d’identifi er ces signes 
grâce aux analyses biologiques. La MAT survient chez 
tous les patients atteints de SHUa ; elle est également 
présente dans de nombreuses autres maladies.

SEPTICÉMIE
Présence de bactéries (bactériémie), d’autres 
organismes infectieux ou de toxines libérées dans 
la circulation sanguine par les organismes infectieux 
qui envahissent tout l’organisme.

SYNDROME HÉMOLYTIQUE 
ET URÉMIQUE ATYPIQUE (SHUa)
Maladie rare due à une activation excessive chronique 
du système du complément, une composante du 
système immunitaire normal. Le système du complément 
suractivé endommage les petits vaisseaux sanguins et 
provoque une microangiopathie thrombotique (MAT), 
ce qui peut entraîner des lésions au niveau de plusieurs 
organes dont le cerveau, les reins et le cœur.

SYSTÈME DU COMPLÉMENT, ÉGALEMENT 
APPELÉ CASCADE DU COMPLÉMENT 
(OU SIMPLEMENT COMPLÉMENT)
Composante du système immunitaire qui détruit les 
bactéries et d’autres cellules étrangères. Dans l’HPN, 
le complément est responsable de la destruction des 
globules rouges dépourvus de protéines protectrices 
spécifi ques.

THROMBOSE (ÉVÉNEMENTS THROMBOTIQUES)
Formation ou développement d’un caillot sanguin 
qui empêche souvent la circulation du sang dans un 
vaisseau. Dans l’HPN, des caillots sanguins peuvent 
se former dans des localisations habituelles, mais ils 
peuvent également se former dans des localisations 
inhabituelles telles que dans les vaisseaux de 
l’abdomen (voir « Caillots sanguins »).
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Pour plus d’informations, visitez le site : https://alexionpharma.fr/
 

Alexion Pharma France traite les données personnelles relatives aux patients recevant ULTOMIRIS® et aux professionnels 
de santé impliqués dans leur prise en charge thérapeutique, aux fins de gestion et de réduction du risque lié à 
l’utilisation de ULTOMIRIS®. Vous pouvez accéder et rectifier vos données, limiter leur traitement ou  définir des 
directives relatives au sort de vos données après votre décès. Le traitement de vos données relevant d’une obligation 
d’Alexion, vous ne pouvez pas vous y opposer ou demander l’effacement de vos données. Pour exercer vos droits : 
Privacy@alexion.com. Pour en savoir plus sur le traitement de vos données, veuillez consulter notre site internet : 
www.alexionpharma.fr. 

La dernière date à laquelle ce document a été approuvé est le 25/11/2021 par l’ANSM.

Ce matériel de formation correspond au plan de gestion des risques dans l’UE (EU RMP), v3.0 : 
ULT_PNH/AHUS_EURMP3.0_PTBRO_FR_v2.0_25/11/2021

ALEXION Pharma France  
pharmacovigilance.france@alexion.com

medinfo.EMEA@alexion.com
reclamationqualite.france@alexion.com
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