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Kaftrio (ivakaftoras / tezakaftoras / eleksakaftoras)
Kaftrio apzvalga ir kodél jis buvo registruotas Europos Sajungoje (ES)

Kas yra Kaftrio ir kam jis vartojamas?

Kaftrio - tai vaistas, kuriuo gydomi 2 mety ir vyresni pacientai, sergantys cistine fibroze, - paveldima
liga, kuri smarkiai pazeidzia plaucius, virskinimo sistemg ir kitus organus.

Cistine fibroze gali sukelti jvairios baltymo, vadinamo cistines fibrozés membrany laiduma
reguliuojanciu baltymu (angl. cystic fibrosis transmembrane conductance regulator, CFTR), geno
mutacijos (pakitimai). Zmoniy organizme yra dvi $io geno kopijos, kurios po vieng paveldimos i$ abiejy
tevy. Cistine fibroze susergama tik tuo atveju, kai mutacija yra abiejose to geno kopijose.

Kaftrio skiriamas kartu su ivakaftoru tiems pacientams, kuriy cistine fibroze sukélé bent viena CFTR
geno mutacija F508del.

Cistiné fibrozé laikoma reta liga, todél 2018 m. gruodzio 14 d. Kaftrio buvo priskirtas ,retujy vaisty"
(retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. Daugiau informacijos apie priskyrimg retiesiems
vaistams rasite Cia: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-
designations/eu3182117.

Kaftrio sudétyje yra veikliyjy medziagy ivakaftoro, tezakaftoro ir eleksakaftoras.

Kaip vartoti Kaftrio?

Vaisto galima jsigyti tik pateikus recepta. Kaftrio turéty skirti tik cistinés fibrozés gydymo patirties
turintis sveikatos priezitros specialistas.

Kaftrio tiekiamas tableciy ir granuliy paketélyje forma; ir tabletés, ir granulés gali bati dviejy stiprumuy.
Vaisto dozeé ir farmaciné forma priklauso nuo paciento amziaus ir kiino svorio. Kaftrio turéty bati
vartojamas ryte, suvalgius maisto, kuriame yra riebaly. Sis vaistas skiriamas kartu su kitu vaistu,
kuriame yra tik ivakaftoro, kuris turéty biti vartojamas vakare, praéjus mazdaug 12 valandy po to, kai
iSgeriama Kaftrio.

Kaftrio ir ivakaftoro dozes gali tekti sumazinti, jeigu pacientas taip pat vartoja vaistg, vadinamag
vidutinio stiprumo arba stipriu CYP3A inhibitoriumi, pvz., tam tikrus antibiotikus arba vaistus nuo
grybeliniy infekcijy, nes jie gali turéti jtakos Kaftrio ir ivakaftoro veikimui organizme. Gydytojui gali
tekti pakoreguoti vaisto doze pacientams, kuriy kepeny funkcija sutrikusi.
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Daugiau informacijos apie Kaftrio vartojima ieSkokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytojq arba
vaistininka.

Kaip veikia Kaftrio?

Cistine fibroze sukelia CFTR geno mutacijos. Sis genas lemia CFTR gamyba. Veikdamas lasteliy
pavirsiuje, Sis baltymas reguliuoja gleiviy gamyba plauciuose ir virskinimo suliy gamyba zarnyne. Dél
Siy mutacijy lasteliy pavirsiuje sumazéja CFTR kiekis arba sutrinka Sio baltymo veikimas, todél gleivés
ir virSkinimo sultys tampa pernelyg tirstos, dél to formuojasi kamsciai, prasideda uzdegimas, padidéja
plauciy infekcijy rizika ir sutrinka virskinimas bei augimas.

Dvi i$ Kaftrio veikliyjy medziagy, eleksakaftoras ir tezakaftoras, didina CFTR kiekj lasteliy pavirSiuje;
kita veiklioji medziaga, ivakaftoras, didina pakitusio CFTR aktyvuma. Dél tokio Siy abiejy medziagy
poveikio gleivés plauciuose ir virskinimo sultys pasidaro ne tokios tirstos, todél ligos simptomai
palengvéja.

Kokia Kaftrio nauda nustatyta tyrimy metu?

Atlikus tris pagrindinius tyrimus su 12 mety ir vyresniais cistine fibroze serganciais pacientais,
nustatyta, kad kartu su ivakaftoru vartojamas Kaftrio yra veiksmingas siekiant pagerinti plauciy
funkcija. Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo santykinis forsuoto iSkvépimo tiris per pirmg sekunde
(angl. percent predicted forced expiratory volume, ppFEV1). Tai yra didziausias oro kiekis, kurj asmuo
gali iSkveépti per vieng sekunde, palyginti su vidutinio Zmogaus, kurio charakteristikos (kaip antai
amzius, Qgis ir lytis) yra panasios, plauciy funkcijos rodikliais. Atliekant Siuos tyrimus, pries pradedant
gydyma, vidutinis pacienty ppFEV1 sieké vos 60-68 proc. vidutinio sveiko Zzmogaus ppFEV1.

Pirmame tyrime dalyvavo 403 pacientai, kuriems nustatyta mutacija F508del ir kita mutacija,
vadinama minimalios funkcijos mutacija. Po 24 gydymo savaiciy Kaftrio ir ivakaftorg vartojusiy
pacienty ppFEV1 padidéjo vidutiniSkai 13,9 procentinio punkto, o vartojusiy placebg (preparatg be
veikliosios medziagos) - sumazéjo 0,4 procentinio punkto.

Antrame tyrime tiriant 107 pacientus, kuriems nustatyta i$ abiejy tévy paveldéta mutacija F508del,
Kaftrio su ivakaftoru vartojusiy pacienty ppFEV1 padidéjo vidutiniSkai 10,4 procentinio punkto, o tik
ivakaftoro ir tezakaftoro derinj vartojusiy pacienty - padidéjo 0,4 procentinio punkto.

Trec¢iame tyrime dalyvavo 258 pacientai, kuriems buvo nustatyta mutacija F508del kartu su varty
mechanizmo arba liekamojo CFTR aktyvumo mutacija (dar dviejy riGsiy mutacijomis), kurie jau vartojo
ivakaftorg (pacientai, kuriems nustatyta varty mechanizmo mutacija) arba ivakaftorg ir tezakaftorg
(pacientai, kuriems nustatyta liekamojo CFTR aktyvumo mutacija). Kaftrio ir ivakaftorg vartojusiy
pacienty ppFEV1 padidéjo vidutiniSkai 3,7 procentinio punkto, o vartojusiyjy vieng ivakaftorg arba
ivakaftorg kartu su tezakaftoru - 0,2 procentinio punkto.

Atlikus ketvirtg tyrima, kuriame dalyvavo 66 pacientai nuo 6 iki maziau nei 12 mety, taip pat
nustatyta, kad, 24 savaites vartojant Kaftrio, ppFEV1 padidéjo vidutiniSkai 10,2 procentinio punkto;
Siems pacientams nustatyta i$ abiejy tévy paveldéta mutacija F508del arba mutacija F508del ir
vadinamoji minimalios funkcijos mutacija. Bendrove taip pat pateiké duomenis, kuriais siekta pagristi
mazesniy doziy vartojima Sioje pacienty grupéje, i$ kuriy matyti, kad Siy pacienty organizme vaistas
pasiskirsto taip pat, kaip ir vyresnio amziaus vaiky bei suaugusiyjy organizme.

Dar viename tyrime dalyvavo 75 2-5 mety vaikai, kuriems buvo nustatyta iS abiejy tévy paveldéta
mutacija F508del arba mutacija F508del ir minimalios funkcijos mutacija. Atliekant $j tyrima, pacientai
24 savaites vartojo Kaftrio granules ir Sis vaistas nebuvo lyginamas su kitais vaistais. Remiantis
rezultatais nustatyta, kad, taikant gydyma Kaftrio granulémis, sumazéjo chlorido koncentracija
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pacienty prakaite. Dél sutrikusio CFTR veikimo cistine fibroze serganciy pacienty prakaite padidéja
chlorido kiekis. Chlorido kiekio prakaite sumazéjimas gali reiksti, kad vaistas veikia. Chlorido
koncentracija prakaite sumazéjo panasiai tiek pat, kaip ir vyresnio amziaus pacienty prakaite
ankstesniy tyrimy metu.

Kaftrio veiksmingumas gydant 2-5 mety vaikus taip pat buvo pagrijstas duomenimis, kuriais jrodyta,
kad jaunesniy vaiky organizme Sis vaistas veikia taip pat, kaip vyresnio amziaus vaiky ir suaugusiujy
organizme.

Kokia rizika susijusi su Kaftrio vartojimu?

ISsamy visy Kaftrio salutinio poveikio reiskiniy ir apribojimy sarasa galima rasti pakuotés lapelyje.

Dazniausias Kaftrio Salutinis poveikis (galintis pasireiksti daugiau kaip 1 Zzmogui iS 10) yra galvos
skausmas, viduriavimas ir virSutiniy kvépavimo taky (nosies ir gerklés) infekcijos. Kartais gali
pasireiksti bérimas, kuris gali bati sunkus.

Kodél Kaftrio buvo registruotas ES?

Kaftrio yra veiksmingas vaistas cistine fibroze sergantiems pacientams, kuriems nustatyta bent viena
CFTR geno F508del mutacija. Sie pacientai turi didelj nepatenkinta medicininj poreikj. Kalbant apie
sauguma, Kaftrio buvo gerai toleruojamas. Todeél Europos vaisty agentira nusprende, kad Kaftrio
nauda yra didesné uz jo keliama rizika, ir jis gali biti registruotas vartoti ES.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga Kaftrio
vartojima?

Kaftrio prekiaujanti bendrové atliks ilgalaikio Kaftrio saugumo tyrima, taip pat tyrimg su nésciosiomis.
Bendrove taip pat atliks pacienty registro duomenimis pagrjsta tyrima, kad galéty pateikti duomenis
apie ilgalaikj Kaftrio veiksminguma gydant 2-5 mety vaikus, kuriems nustatyta i$ vieno is tévy
paveldéta mutacija F508del.

I preparato charakteristiky santrauka ir pakuoteés lapelj taip pat jtrauktos saugaus ir veiksmingo Kaftrio
vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis sveikatos prieziliros specialistai ir
pacientai.

Kaip ir visy vaisty, Kaftrio vartojimo duomenys yra nuolatos stebimi. Kaftrio Salutinis poveikis yra

kruopsciai vertinamas ir imamasi visy reikiamy priemoniy pacientams apsaugoti.

Kita informacija apie Kaftrio

Visoje ES galiojantis Kaftrio registracijos pazyméjimas suteiktas 2020 m. rugpjtcio 21 d.

Daugiau informacijos apie Kaftrio rasite Agenturos tinklalapyje adresu:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/kaftrio

Si apzvalga paskutinj kartg atnaujinta 2023-10.
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