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Kaftrio (ivacaftor / tezacaftor / elexacaftor)
Harsa generali lejn Kaftrio u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X'inhu Kaftrio u ghal xiex jintuza?

Kaftrio huwa medicina li tintuza ghat-trattament ta’ pazjenti minn sentejn ‘il fuq li jkollhom fibrozi
cistika, marda ereditarja li ghandha effetti severi fuq il-pulmun, is-sistema digestiva u organi ohrajn.

Il-fibrozi cistika tista’ tigi kkawzata minn diversi mutazzjonijiet (bidliet) fil-gene ghal proteina msejha
“cystic fibrosis transmembrane conductance regulator” (CFTR). In-nies ghandhom zewq kopji ta’ dan il-
gene, wahda li tintiret minn kull genitur u I-marda ssehh biss meta jkun hemm mutazzjoni fiz-zewg
kopji.

Kaftrio jintuza flimkien ma’ ivacaftor f'pazjenti li I-fibrozi cistika taghhom hija kkawzata minhabba tal-
ingas mutazzjoni F508del wahda fil-gene CFTR.

Il-fibrozi cistika hija rari, u Kaftrio gie denominat bhala “medicina orfni” (medicina li tintuza f'mard rari)
fl-14 ta’ Dicembru 2018. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni tinstab hawn:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3182117

Kaftrio fih is-sustanzi attivi ivacaftor, tezacaftor u elexacaftor.
Kif jintuza Kaftrio?

II-medicina tista’ tinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib. Kaftrio ghandu jigi preskritt biss minn professjonista
fil-qasam tal-kura tas-sahha b’esperjenza fit-trattament tal-fibrozi cistika.

Kaftrio jigi bhala pilloli u granuli f'gartas, u t-tnejn li huma jigu f’zewg gawwiet differenti. Id-doza u I-
formulazzjoni jiddependu mill-eta u mill-piz tal-gisem tal-pazjent. Kaftrio ghandu jittiehed filghodu ma’
ikel li jkun fih ix-xaham. Jintuza flimkien ma’ medicina ohra li fiha ivacaftor wehidha, li ghandha
tittiehed filghaxija, madwar 12-il siegha wara Kaftrio.

Id-dozi ta’ Kaftrio u ivacaftor jistghu jkunu jehtiegu li jitnaqqgsu jekk il-pazjent ikun gieghed jiehu wkoll
tip ta’ medicina msejha “inibitur ta’ CYP3A moderat jew gqawwi”, bhal certi antibijoti¢i jew medicini ghal
infezzjonijiet fungali, peress li dawn jistghu jaffettwaw il-mod kif Kaftrio u ivacaftor jahdmu fil-gisem.
It-tabib jista’ jkollu bzonn jaggusta d-doza f'pazjenti b’funzjoni tal-fwied imnaqqgsa.

Ghal iktar informazzjoni dwar I-uzu ta’ Kaftrio, ara |-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-
ispizjar tieghek.
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Kif jahdem Kaftrio?

Il-fibrozi cistika tigi kkawzata minn mutazzjonijiet fil-gene CFTR. Dan il-gene jwassal ghall-produzzjoni
tal-proteina CFTR, li tahdem fuq il-wic¢ tac-celloli biex tirregola I-produzzjoni tal-mukus fil-pulmuni u
fil-likwidi digestivi fl-imsaren. Il-mutazzjonijiet inaggqsu n-numru ta’ proteini CFTR fuq il-wic¢¢ i¢-celloli
jew jaffettwaw il-mod kif tahdem il-proteina, li dan iwassal biex il-mukus u [-fluwidi digestivi jkunu
wisq maghquda, li jwassal ghal imblokk, infjammazzjoni, riskju akbar ta’ infezzjonijiet fil-pulmun, u
digestjoni u tkabbir hziena.

Tnejn mis-sustanzi attivi f’Kaftrio, elexacaftor u tezacaftor, izidu n-numru ta’ proteini CFTR fuq il-wicc
tac-celloli, filwaqgt li I-ohra, ivacaftor, ittejjeb I-attivita tal-proteina CFTR difettuza. Dawn |-azzjonijiet
flimkien jaghmlu I-mukus tal-pulmun u I-likwidi digestivi ingas maghquda, b’hekk jghinu biex itaffu s-
sintomi tal-marda.

X’inhuma I-beneficcji ta’ Kaftrio li hargu mill-istudji?

Kaftrio mehud flimkien ma' ivacaftor intwera li huwa effettiv biex itejjeb il-funzjoni tal-pulmun fi tliet
studji ewlenin ta' pazjenti bil-fibrozi cCistika li ghandhom 12-il sena u aktar. Il-kejl ewlieni tal-effikacja
kien ppFEV1, li huwa I-ammont massimu ta’ arja li persuna tista’ tohrog man-nifs f'sekonda meta
mgqabbla ma’ valuri minn persuna medja b’karatteristici simili (bhall-eta, it-tul u s-sess). F'dawn I-
istudji, il-pazjenti bdew (linja bazi) b’valuri medji ta’ ppFEV1 li kienu biss 60 sa 68 % tal-valuri
osservati f'persuna b’sahhitha medja.

L-ewwel studju kien jinvolvi 403 pazjenti b'mutazzjoni F508del u tip iehor ta’ mutazzjoni maghrufa
bhala mutazzjoni b™funzjoni minima”. Wara 24 gimgha ta’ trattament, il-pazjenti li hadu Kaftrio u

ivacaftor kellhom zieda medja fil-ppFEV1 ta’ 13.9 punti percentwali meta mgabbla ma’ tnaqgqis ta’

0.4 punti percentwali f'pazjenti li hadu |-placebo (trattament fint).

Fit-tieni studju li kien jinvolvi 107 pazjenti b’'mutazzjoni F508del miz-zewd genituri, il-pazjenti li hadu
Kaftrio ma’ ivacaftor kellhom zieda medja fil-ppFEV1 ta’ 10.4 punti percentwali meta mqgabbla ma’
zieda ta’ 0.4 punti percentwali f'pazjenti li hadu kombinazzjoni ta’ ivacaftor u tezacaftor wahedhom.

It-tielet studju kien jinvolvi 258 pazjent b’'mutazzjoni F508del flimkien ma’ mutazzjoni tal-attivita CFTR
gating jew residwa (zewg tipi ohra ta’ mutazzjonijiet), li diga kienu ged jircievu ivacaftur (pazjenti
b’mutazzjoni gating) jew ivacaftor u tezacaftor (pazjenti b’'mutazzjoni ta’ attivita residwa). Il-pazjenti li
hadu Kaftrio ma’ ivacaftor kellhom zieda medja fil-ppFEV1 ta' 3.7 punti percentwali meta mgabbla ma'
zieda ta' 0.2 punti percentwali f'pazjenti li hadu ivacaftor wahdu jew kombinazzjoni ta' ivacaftor u
tezacaftor.

It-trattament b’Kaftrio ghal 24 gimgha ntwera ukoll li jipproduci zieda medja fil-ppFEV1 ta’ 10.2 punti
percentwali fir-raba’ studju li kien jinvolvi 66 pazjent li ghandhom bejn 6 snin u ingas minn 12-il sena;
dawn il-pazjenti kellhom mutazzjoni F508del miz-zewd genituri jew mutazzjoni F508del u mutazzjoni
ta’ “funzjoni minima”. Il-kumpanija pprovdiet ukoll evidenza biex tappogga I-uzu ta’ dozi aktar baxxi
f'dan il-grupp, li wriet li I-medicina kienet distribwita fil-gisem b’mod simili bhal fi tfal akbar fl-eta u fl-
adulti.

Studju iehor kien jinvolvi 75 tifel u tifla li kellhom bejn sentejn u 5 snin b’'mutazzjoni F508del miz-zewg
genituri jew mutazzjoni F508del u mutazzjoni ta’ “funzjoni minima”. F'dan l-istudju, il-pazjenti rcevew
granuli ta’ Kaftrio ghal 24-il gimgha u I-medic¢ina ma gietx imgabbla ma’ trattamenti ohra. Ir-rizultati
wrew li t-trattament bil-granuli ta’ Kaftrio naqqas il-livell ta’ chloride fl-gharaq tal-pazjenti. Pazjenti
b’fibrozi cistika ghandhom livelli gholjin ta’ chloride fl-gharag minhabba |-proteina CFTR |i ma tahdimx
sew u tnaqgqis fil-chloride tal-gharaq jista’ jindika li I-medicina ged ikollha effett. It-tnaqgqis fil-livell ta’
chloride fl-gharaq kien simili ghal dak li deher f'pazjenti ikbar fl-eta fi studji prec¢edenti.
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L-effettivita ta’ Kaftrio fit-tfal ta’ bejn sentejn u 5 snin kienet appoggata wkoll minn evidenza li turi li I-
medicina tagixxi bl-istess mod fil-gisem ta’ tfal izghar bhal f'dak ta’ tfal akbar fl-eta u adulti.

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Kaftrio?

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji u r-restrizzjonijiet b’Kaftrio, ara I-fuljett ta’ taghrif.

L-effetti sekondarji I-aktar komuni b’Kaftrio (li jistghu jaffettwaw aktar minn persuna 1 minn kull 10)
jinkludu wgigh ta’ ras, dijarea u infezzjoni fl-apparat respiratorju ta’ fug (infezzjoni fl-imnieher u fil-
grizmejn). Jista’ jkun hemm raxx u xi drabi jkun serju.

Ghaliex Kaftrio gie awtorizzat fl-UE?

Kaftrio huwa trattament effettiv ghal pazjenti b’fibrozi cistika li jkollhom mill-ingas mutazzjoni F508del
wahda fil-gene CFTR. Dawn il-pazjenti ghandhom htiega medika gholja mhux issodisfata. Fir-rigward
tas-sigurta, Kaftrio kien ittollerat sew. Ghaldagstant, I-Adenzija Ewropea ghall-Medicini ddecidiet Ii I-
beneficc¢ji ta’ Kaftrio huma akbar mir-riskji tieghu u li jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’ Kaftrio?
Il-kumpanija li tgieghed Kaftrio fis-suq se twettaq studju dwar is-sigurta fit-tul ta’ Kaftrio inkluz f'nisa
tgal. Se twettaq ukoll studju bbazat fuq registru tal-pazjenti biex tipprovdi data dwar I-effettivita fit-tul

ta’ Kaftrio fi tfal li ghandhom bejn sentejn u 5 snin li ghandhom mutazzjoni F508del minn genitur
wiehed.

Fis-sommarju tal-karatteristici tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi wkoll ir-
rakkomandazzjonijiet u I-prekawzjonijiet li ghandhom ikunu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-
kura tas-sahha u mill-pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Kaftrio.

Bhal fil-kaz tal-medicini kollha, id-data dwar |-uzu ta’ Kaftrio hija ssorveljata kontinwament. L-effetti
sekondarji rrappurtati b’Kaftrio huma evalwati bir-reqqa u kull azzjoni mehtiega hi mehuda biex
tipprotegi lill-pazjenti.

Informazzjoni ohra dwar Kaftrio

Kaftrio rcieva awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-suq valida fl-UE kollha fil-21 ta’ Awwissu 2020.

Aktar informazzjoni dwar Kaftrio tinsab fis-sit web tal-Agenzija:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/kaftrio

Din il-harsa generali giet aggornata |-ahhar f'10-2023.
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