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Resumen 

Introducción: El eculizumab es un anticuerpo monoclonal de tipo IgG diseñado para el tratamiento de la hemoglobinuria 
paroxística nocturna (HPN), en el que su diana farmacológica forma parte del sistema del complemento. Su mecanismo de acción 
ha permitido implementarlo en el tratamiento de enfermedades huérfanas, como el síndrome urémico hemolítico atípico (SUHa), 

trastorno del espectro de la neuromielitis óptica (TENMO) y miastenia gravis, cuya incidencia, es baja. Asimismo, es viable en el 
tratamiento de Guillain Barré y el síndrome antifosfolípido catastrófico (CAPS).  Objetivo: Evidenciar aplicaciones terapéuticas del 
eculizumab y beneficios más significativos en algunos padecimientos. Materiales y métodos: Se realizó búsqueda bibliográfica en 
el periodo 2010–2021, en bases de datos: Google Scholar, Science Direct, PubMed y Scielo, utilizando como palabra clave 
“eculizumab”. Posteriormente, se afinó la búsqueda utilizando palabras claves asociadas a enfermedades tratadas con este 
medicamento. Resultados: Se identificó el mecanismo de acción del fármaco y su efecto sobre la patogénesis de hemoglobinuria 
paroxística nocturna, síndrome urémico atípico, miastenia gravis generalizada refractaria, trastorno del espectro de la neuromielitis 

óptica, síndromes antifosfolípidos catastrófico y Guillain-Barré. Conclusiones: El eculizumab tiene una alta seguridad y capacidad 
para tratar y disminuir síntomas de diversas enfermedades que involucran el sistema del complemento.  

Palabras clave: Eculizumab; activación de complemento; inmunoglobulinas, enfermedades raras. (Fuente: DeCS, Bireme). 

Abstract 

Introduction: Eculizumab is an IgG type monoclonal antibody designed to treat paroxysmal nocturnal hemoglobinuria (PNH) and 
its pharmacological target is a member of the complement system. Its mechanism of action has permitted its use in the treatment 
of orphan diseases such as atypical hemolytic uremic syndrome (aHUS), neuromyelitis optic spectrum disorder (NMOSD), and 
myasthenia gravis, all of which have a low incidence. Likewise, eculizumab is a viable treatment for Guillain Barré and catastrophic 
antiphospholipid syndrome (CAS). Objective: To describe the therapeutic applications of eculizumab and its most significant 
benefits in some illnesses. Materials and methods: A bibliographic search was carried out during the 2010-2021 period in Google 
Scholar, Science Direct, PubMed and Scielo databases using the keyword eculizumab. Then, the search was refined by using keywords 
associated with diseases treated with this medication. Results: The mechanism of action of the antibody and its effect on the 
pathogenesis of paroxysmal nocturnal hemoglobinuria, atypical hemolytic uremic syndrome, refractory generalized myasthenia 
gravis, neuromyelitis optic spectrum disorder, catastrophic antiphospholipid syndrome, and Guillain Barré were identified. 
Conclusions: Eculizumab has high safety and capacity in treating and diminishing symptoms of diverse illnesses, which involve the 
complement system.   

Keywords: Eculizumab; complement activation; immunoglobulins; rare diseases. (Source: DeCS, Bireme).
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personas por 1 000 000 de habitantes y se ha 
asociado a personas mayoritariamente del sudeste 
asiático(23). En el caso del SUHa, se ha realizado 
estudios en Europa y Norteamérica con una 
incidencia de 0,11 casos por 1 000 000 y 1-2 casos por 
1 000 000, respectivamente(34). En América Latina la 
incidencia es mayor (5% a 10%)(55); pero, aun así, 
sigue siendo una enfermedad que afecta a un 
porcentaje muy bajo de la población total de un país.  

Un aspecto digno de valorar es el alto costo que 
conlleva un tratamiento con SolirisⓇ, detalle que 
dificulta su adquisición por los servicios de salud 
pública(56).  Sin embargo, algunos documentos revelan 
que en Colombia y otros países latinoamericanos sí se 
ha aprobado el uso y adquisición de este 
medicamento(10,11). 

Conclusiones 

Existen numerosas enfermedades huérfanas que 
tienen como base patológica el sistema del 
complemento, el cual es blanco de la acción 
terapéutica del eculizumab; razón por la cual, este 
medicamento contiene un gran potencial para el 
manejo y tratamiento de dichas enfermedades como 
se ha demostrado en esta revisión bibliográfica.  

Es interesante que la revisión sistemática de un 
fármaco como el eculizumab, que fue diseñado para el 
tratamiento de la HPN, permitió evidenciar también 
el alcance que tiene en otras patologías. Por esta 
razón, la información sobre su seguridad, eficacia y 
aplicación en diferentes enfermedades, puede ser de 
utilidad en la toma de decisiones farmacológicas pues 
se convierte en una nueva alternativa terapéutica. 

Es importante que se mantenga su investigación en el 
campo clínico y en ensayos que demuestren su 
seguridad y eficacia, con el objetivo de abordar a 
fondo la problemática de las enfermedades 
huérfanas, pues se convierte en una nueva alternativa 
terapéutica que puede mejorar la calidad de vida de 
muchos pacientes, objetivo principal de los 
medicamentos.  
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