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Tanruprubart vid Guillain—Barrés

syndrom

Tidig bedomningsrapport 2026-06-18

Likemedlet

Substans (ladkemedel)

Tanruprubart, alias ANX005

Nyhetsbeskrivning

Tanruprubart ar en ny riktad behandling genom sin specifika C1g-hamning.

Klassificering

ATC-kod: LO4 Biologiskt ldkemedel

Foretag

Annexon

Indikation, forviantad

Monoterapi for behandling av Guillain—Barrés syndrom (GBS) hos ungdomar, vuxna
och aldre.

Verkningsmekanism

Tanruprubart ar en monoklonal antikropp utformad for att hamma C1q och hela den
klassiska komplementvagen. Genom att blockera C1q i borjan av den klassiska vagen
forhindras den efterféljande inflammationen och vavnadsskadan.

Dosering, forvantad

Engangsdos pa 30 mg/kg [1].

Administreringssatt

Intravenos infusion.

Regulatorisk information

Tidpunkt for ansékan EMA: 2026-01
Tidigaste tidpunkt for forvantat godkdannande: 2027-02
PRIME [  Sarlakemedelsstatus EU
Godkant pa andra marknader: Nej

Accelererad process [
Ja O Var? Ange land.

Berord vardverksamhet

Neurologklinik.

Forsaljningssatt

Recept L1  Rekvisition Smittskydd recept [J

Resurspaverkan

Lakemedelskostnad

Prisuppgift saknas, men som monoklonal antikropp med sarlakemedelsstatus kan
priset bli hogt.

Behov av specifik
diagnostik

Jad Nej

Annan paverkan

Aven om IVIg och plasmaferes redan &r etablerade behandlingar kan inférandet av
tanruprubart 4nda medfora vissa organisatoriska och ekonomiska konsekvenser,
exempelvis behov av utbildningsinsatser och eventuella férandringar i
behandlingsriktlinjer.

Férekomst

Den globala arsincidensen av GBS ar 1-2/100 000 [2], vilket motsvarar 100-200
patienter per ar i Sverige.

GBS kan drabba patienter i alla aldrar dven om patienter vanligen drabbas i 50—70
arsalder [3]. GBS drabbar man i nagot storre utstrackning &n kvinnor [3].
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Sjukdomens
svarighetsgrad

GBS ar en akut inflammatorisk polyradikuloneuropati (polyneuropati) som ger
motorisk svaghet och domningar som vanligen startar i fétterna och vandrar uppat
och ofta nar till respiratoriska muskler och kranialnerver [2]. Hos hélften av
patienterna forekommer dven paverkan pa de autonoma nerverna. Det forekommer
dock mer ovanliga varianter med cervikal debut. | 2/3 av fallen féregas GBS av en viral
eller bakteriell infektion fyra—sex veckor fére debut av neurologiska symtom(2].

Den akuta forsamringsfasen varar i fyra veckor, som sedan overgar i en platafas i dagar
till veckor innan neurologisk forbattring tar vid [2]. Dodsfall forekommer hos ca

5 procent av patienterna till féljd av kardiorespiratorisk svikt eller komplikationer till
langvarig immobilisering [2].

Halften av patienterna har kvarstaende svaghet eller sensoriska symptom ett ar efter
diagnos och det ar inte helt ovanligt med permanenta neurologiska symptom trots
behandling [2].

Nuvarande behandling

Behandlas barn X och/eller vuxna

Behandlingsriktlinjer:

Under de forsta tva sjukdomsveckorna har plasmaferes och hogdos intravenésa
immunglobuliner (1VIg) visat sig vara likvardiga i randomiserade kliniska provningar
och valet styrs darfor av tillganglighet och kostnad [2]. Om sjukdomen progredierar
kan plasmaferes eller IVIg ges upp till fyra veckor, men behandling darefter anses inte
ha effekt [2]. Plasmaferes ges som fem behandlingar inom 10 dagar, medan IVIg ges i
en total dos om 2 g/kg férdelat pa 2—3 dagar.

Vardprogram/behandlingsriktlinjer [3]:
European Academy of Neurology/Peripheral Nerve Society Guideline on diagnosis and
treatment of Guillain-Barré syndrome
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GBS-02 NCT04701164 [1, 4-8]

Typ av studie

Randomiserad, placebokontrollerad, dubbelblind, multicenterstudie

Status

Avslutad

Antal patienter

241 (16 ar och dldre i Bangladesh och Filippinerna)

Patientpopulation
Inklusion, urval

e GBS-diagnos enligt National Institute of Neurological Disorders och Stroke Diagnostic Criteria.
e GBS-relaterad svaghet < 10 dagar innan infusionsstart.
GBS-DS podng 3-5 vid screening och dagen innan infusion.

Exklusion, urval

Kroppsvikt < 30 kg eller > 150 kg

Avsaknad av nervkonduktion

Tidigare GBS-behandling med plasmaferes eller intravendsa immunoglobuliner

Varianter av GBS, inklusive Miller Fishers syndrom, Bickerstaffs encefalit och éverlappande syndrom
Tidigare GBS-episod

Forbattrad GBS-relaterad svaghet

Intervention

Tanruprubart 30 eller 75 mg/kg

Jamfoérelsearm

Placebo

Resultat
Primar utfallsvariabel

Det forelag en statistiskt signifikant skillnad avseende det primara utfallsmattet GBS Disability Score (GBS-DS) enligt en tregradig
skala mellan tanruprubart och placebo.

Oddskvot for forbattrad GBS Disability Score (GBS-DS) trikotomi vid vecka 8 fér 30 mg/kg

Tanruprubart vs placebo: 2,4 (95 % konfidensintervall 1,29-4,50)

Sekundara utfallsvariabler (urval)

Skillnaden mellan gruppen som erhéll tanruprubart och placebogruppen var statistiskt signifikant avseende det sekundara
utfallsmattet forbattrad muskelstyrka med minst 10 poang enligt MRC podangsumma samt for ytterligare nagra sekunddara utfallsmatt
enligt nedan.

Duration (dagar) med ventilationsstod under 26 veckor

Tanruprubart: 20 dagar

Placebo: 48 dagar

Mediantid till gdngformaga

Tanruprubart: 56 dagar
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Placebo: 87 dagar

GBS-DS 0 (normaliserad) vid vecka 26
Tanruprubart: 21,5%

Placebo: 8,6%

Sakerhet Dédsfall

Tanruprubart 30 mg/kg: 3

Placebo: 3

Infusionsrelaterade biverkningar
Tanruprubart 30 mg/kg: 30 %
Placebo: 5 %

Biverkningar

Tanruprubart: 100 %

Placebo: 98 %

Utgjordes framfor allt av forhojt kreatinkinas, muskelsmarta, ALAT/ASAT-stegring, urinvagsinfektion, hypokalemi och férstoppning i
bade gruppen med tanruprubart och placebo.

Allvarliga biverkningar (SAE)

Har @nnu inte rapporterats.

GBS-DS, GBS Disability Score en sjugradig skala som kondenserats till en tregradig skala i denna studie (0—1 God hilsa, 2—3 Funktionshindrad, 4—6 Svart funktionshindrad/avliden);
SAE, Serious Adverse Events
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Kommentar till den Resultaten fran den pivotala fas lll-studien NCT04701164 har dnnu varken publicerats i
vetenskapliga en vetenskaplig tidskrift eller pa Clinicaltrials.gov, vilket férsvarar bedémningen av
dokumentationen effekt- och sdkerhetsdata.

Det priméara utfallsmattet naddes ej for dosen 75 mg/kg i den pivotala fas lll-studien
och har darfor inte redovisats i publicerade pressmeddelanden, abstract eller
vetenskapliga presentationer.

Tillverkaren har i ett pressmeddelande publicerat ytterligare icke-fordefinierade
sekundara utfallsmatt fran den pivotala fas lll-studien NCT04701164 som bland annat
visade att patienter med tanruprubart jamfoért med placebo hade: 1) 14 ganger hogre
sannolikhet att utféra Timed Up and Go (TUG)-testet, 2) mer an tva poangs forbattring
i Overall Neuropathy Limitation Scale (ONLS) och att 3) dubbelt s3 manga patienter
saknade begransningar pa ONLS [7].

Andra ldkemedel med Vid s6kning i databasen AdisInsight med s6korden “Guillain-Barre syndrome” (2026-
indikationen 02-13) framkom foljande:

e Ekulizumab (Soliris), Alexion AstraZeneca Rare Disease, fas Ill, NCT04752566.
e Imlifidas (Idefirix), Hansa Biopharma AB, fas Il, NCT03943589.

Andra indikationer for | AdisInsight (2026-02-13) finns féljande indikationer i fas II:
ldkemedlet e Amyotrofisk lateralskleros, NCT04569435.

e Autoimmun hemolytisk anemi, NCT04691570.

e Huntingtons sjukdom, NCT04514367.

Utifran formuleringarna i Annexons pressmeddelande &r tolkningen att EMA-ansodkan baseras pa tva
randomiserade, placebokontrollerade studier: en proof-of-concept-studie och en pivotal fas IlI-studie
(NCT04701164) genomforda i Sydostasien [9]. Den forra studien aterfinns inte offentligt registrerad eller narmare
beskriven.

| en observationell studie dar tanruprubart 30 mg/kg jamférdes med IVig eller plasmaferes [10] framkom det att
patienter behandlade med tanruprubart jamfort med kontrollgruppen bland annat hade: 1) forbattrad muskelstyrka
med minst 10 poang, 2) dubbelt sa stor sannolikhet for forbattrad hélsa enligt GBS-DS och att 3) hélften sa manga
behdvde mekaniskt ventilationsstod.

Forward-studien (NCT07020819) &r en pagaende 6ppen icke-placebokontrollerad fas lll-studie med 2 000
inkluderade patienter 6ver tre ar som analyserar farmakokinetik, farmakodynamik, tidiga effekt- och sdkerhetsdata
for tanruprubart i USA, Kanada och Europa [11], dar preliminara analyser visar en tre ganger hégre sannolikhet for
forbattrad halsa enligt GBS-DS vid 8 veckors uppfoljning [1].
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Om rapporten

Denna bedémningsrapport ar utformad for att ge en bild av ett kommande lakemedels eller ny indikations
potentiella varde och dess sannolika konsekvens for sjukvarden. Rapporten ar inte en lakemedelsvardering utan ett
tidigt underlag amnat for regionernas forberedelser. Informationen om ett nytt Idakemedel &r vanligen begransad
innan det godkants och slutsatserna som dras i denna rapport ar prelimindra. Rapporten galler vid den tidpunkt den
skrevs och revideras inte.

Den tidiga beddmningsrapporten tas fram av de 4 regionerna (VGR, RO, RS, Region Stockholm) p3 uppdrag av
Sveriges kommuner och regioner (SKR). Bedomningsrapporten ar fraimst avsedd for lakemedelsstrategiskt arbete i
SKR och regionerna men dven TLV har tillgang till rapporterna. | de fall rapporten beroér ett cancerldkemedel
formedlas den ocksa vidare till NAC och RCC:s vardprogramsgrupp.

Rapporten skickas efter fardigstallande till berort lakemedelsféretag for kinnedom. Kontaktperson ar koordinator
Johanna Glad (johanna.glad@skane.se), Region Skane
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