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Kaftrio (ivakaftor/tezakaftor/elexakaftor)
Prehlad o lieku Kaftrio a preco bol povoleny v EU

Co je liek Kaftrio a na ¢o sa pouziva?

Liek Kaftrio sa pouziva na liecbu pacientov vo veku od 2 rokov s cystickou fibrézou, vrodenou
chorobou, ktord ma zavazny vplyv na pllca, traviaci systém a dalSie organy.

Cystickl fibrézu mdzu spdsobovat rézne mutacie (zmeny) génu pre protein, ktory sa nazyva
transmembranovy regulator vodivosti pri cystickej fibréze (CFTR). Ludia maju dve kdpie tohto génu,
jeden zdedeny od kazdého z rodiCov a choroba sa vyskytne len v pripade mutacie v oboch képiach.

Liek Kaftrio sa pouziva v kombinacii s ivakaftorom u pacientov, ktorych cysticka fibréza je sp6sobena
aspon jednou mutaciou F508del v géne CFTR.

Cysticka fibrdza je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Kaftrio dfia 14. decembra 2018 oznaceny za
tzv. liek na ojedinelé ochorenia. Dalsie informdacie o oznaceni lieku za liek na ojedinelé ochorenia
mbzete najst tu: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3182117

Liek Kaftrio obsahuje lieCiva ivakaftor, tezakaftor a elexakaftor.

Ako sa liek Kaftrio uziva?

Vydaj lieku je viazany na lekarsky predpis. Liek Kaftrio ma predpisovat zdravotnicky pracovnik
so skusenostami s lie¢bou cystickej fibrézy.

Liek Kaftrio je dostupny vo forme tabliet a granulatu vo vrecku, pricom obe sa dodavaju v dvoch
roznych silach. Davka a zloZenie zavisia od veku a telesnej hmotnosti pacienta. Liek Kaftrio sa ma
uzivat rano s jedlom obsahujucim tuk. Liek sa uziva spolu s dal$im liekom obsahujlcim len ivakaftor,
ktory sa ma uzivat vecer, priblizne 12 hodin po lieku Kaftrio.

Davky lieku Kaftrio a ivakaftoru mozno bude potrebné znizit, ak pacient uziva aj druh lieku nazyvany
stredne silny alebo silny inhibitor CYP3A, napriklad urcité antibiotika alebo lieky na mykotické infekcie,
pretoze mbzu ovplyvnit spésob, akym liek Kaftrio a ivakaftor G¢inkuju v tele. Lekar mozno bude musiet
upravit davku u pacientov so znizenou funkciou pecene.

Viac informacii o pouzivani lieku Kaftrio si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.
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Akym sposobom liek Kaftrio Gcinkuje?

Cysticka fibroza je zapri¢inena mutaciami génu CFTR. Tento gén vedie k tvorbe proteinu CFTR, ktory
pOsobi na povrchu buniek tak, ze reguluje tvorbu hlienu v plicach a traviacich stiav v ¢revach. Mutacie
znizuju pocet proteinov CFTR na povrchu buniek alebo ovplyviuju sposob, akym protein ucinkuje, ¢o
vedie k tomu, Ze hlien a traviace tekutiny su prilis husté, ¢o vedie k zablokovaniu, zapalu, zvySenému
riziku infekcii pltic a slabému traveniu a rastu.

Dve lieciva lieku Kaftrio, elexakaftor a tezakaftor, zvysuju pocet proteinov CFTR na povrchu buniek,
pri¢om tretie liedivo, ivakaftor, zlepsuje ¢innost chybného proteinu CFTR. Vdaka tymto kombinovanym
Gcinkom su plicny hlien a traviace Stavy redsie, ¢o pomaha zmiernit priznaky ochorenia.

Aké prinosy lieku Kaftrio boli preukazané v stadiach?

V dvoch hlavnych studiach skimajlcich pacientov s cystickou fibrézou vo veku od 12 rokov bol liek
Kaftrio uzivany spolu s ivakaftorom ucinny pri zlepSeni funkcie plic. Hlavnym meradlom ucinnosti bola
ppFEV1, ¢o je maximalne mnozstvo vzduchu, ktoré méze ¢lovek vydychnut za jednu sekundu v
porovnani s hodnotami priemerného cloveka s podobnymi charakteristikami (napriklad vekom, vyskou
a pohlavim). V tychto studiach mali na zaciatku Studie pacienti priemerné hodnoty ppFEV1, ktoré boli
len na Urovni 60 % az 68 % hodnot pozorovanych u priemerného zdravého Cloveka.

Na prvej studii sa zG¢astnilo 403 pacientov s mutaciou F508del a dalSim typom mutacie znamym ako
mutdcia s tzv. minimalnou funkciou. Po 24 tyzdnoch lieCby sa u pacientov uzivajucich liek Kaftrio a
ivakaftor zvysila hodnota ppFEV1 priemerne o 13,9 percentuélneho bodu v porovnani so znizenim

o 0,4 percentudlneho bodu v pripade pacientov uzivajucich placebo (zdanlivy liek).

V druhej studii, na ktorej sa zUcastnilo 107 pacientov s mutaciou F508del od obidvoch rodicov,
pacienti, ktori uzivali liek Kaftrio s ivakaftorom, dosiahli priemerné zvySenie hodnoty ppFEV1

0 10,4 percentudlneho bodu v porovnani so zvysenim o 0,4 percentudlneho bodu u pacientov, ktori
uzivali kombinaciu ivakaftoru a tezakaftoru samostatne.

Na tretej studii sa zucastnilo 258 pacientov s mutaciou F508del a s mutaciou vratkovania alebo

s mutdaciou spojenou s rezidualnou aktivitou CFTR (dva dalSie typy mutacii), ktori uz dostali ivakaftor
(pacienti s mutaciou vratkovania) alebo ivakaftorom a tezakaftorom (pacienti s mutaciou spojenou

s rezidudlnou aktivitou). Pacienti, ktori uzivali liek Kaftrio a ivakaftor, dosiahli priemerné zvysenie
hodnoty FEV1 o 3,7 percentudlneho bodu v porovnani so zvysenim o 0,2 percentualneho bodu v
pripade pacientov, ktori uzivali ivakaftor v monoterapii alebo kombinaciu ivakaftoru a tezakaftoru.

V $tvrtej $tadii zahfriajlicej 66 pacientov vo veku od Sest do menej ako 12 rokov sa tiez preukazalo, ze
liecba liekom Kaftrio pocas 24 tyzdnov vedie k priemernému zvysSeniu hodnoty ppFEV1

0 10,2 percentudlneho bodu. Tito pacienti mali mutaciu F508del od obidvoch rodi¢ov alebo mutéaciu
F508del a mutéciu s tzv. minimalnou funkciou. Spolo¢nost predloZila aj dokazy na podporu pouzivania
nizSich davok v tejto skupine, ktoré preukazali, Ze liek sa v tele distribuuje v podobnom rozsahu ako

u starsich deti a dospelych.

Dalsia Studia zahffiala 75 deti vo veku od 2 do 5 rokov s mutéaciou F508del od obidvoch rodi¢ov alebo
s mutdaciou F508del a mutdciou s tzv. minimalnou funkciou. V tejto Studii pacienti dostavali 24 tyzdrov
granulat lieku Kaftrio a liek sa neporovnaval s inymi liekmi. Na zéklade vysledkov sa preukéazalo, ze
lieCbou liekom Kaftrio vo forme granulatu sa znizila hladina chloridu v pote pacientov. Pacienti s
cystickou fibrozou maju vysoké hladiny chloridu v pote vzhladom na to, Ze CFTR nefunguje spravne

a znizenie hladiny chloridu v pote mdZe naznadovat, Ze liek linkuje. ZniZenie hladiny chloridu v pote
bolo podobné ako v pripade starSich pacientov v predchadzajucich studiach.
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Ucinnost lieku Kaftrio u deti vo veku od 2 do 5 rokov bola podloZend aj dékazmi preukazujicimi, Ze liek
sa v tele mladsich deti sprava rovnakym sp6sobom ako u starSich deti a dospelych.

Aké rizika sa spajaja s pouzivanim lieku Kaftrio?

Zoznam vsetkych vedlajsich ucinkov pozorovanych pri uzivani lieku Kaftrio a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Najlastejsie vedlajsie Gcinky lieku Kaftrio (ktoré mozu postihndt viac ako 1 osobu z 10) su bolest
hlavy, hnacéka a infekcie hornych dychacich ciest (infekcie nosa a hrdla). MézZe sa vyskytnut vyrazka,
ktora je niekedy zavazna.

Preco bol liek Kaftrio povoleny v EU?

Liek Kaftrio je ucinna lieCba pre pacientov s cystickou fibrézou, ktori maju aspon jednu mutaciu
F508del v géne CFTR. U tychto pacientov existuje vysoka nenaplnena lieCebna potreba. Pokial ide o
bezpecnost, liek Kaftrio bol dobre zndsany. Eurdpska agentlra pre lieky preto rozhodla, Ze prinosy
lieku Kaftrio su vacsie ako rizika spojené s jeho pouzivanim a ze liek mdze byt povoleny na pouzivanie
v EU.

7

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gucinné uzivanie lieku Kaftrio?

Spoloénost, ktora liek Kaftrio uvadza na trh, uskutoéni $tidiu zamerand na dlhodobu bezpeénost lieku
Kaftrio, a to aj u tehotnych zien. Spolo¢nost tiez uskutoéni Stidiu na zaklade registra pacientov s
cielom poskytnut Gdaje o dlhodobej ucinnosti lieku Kaftrio u deti vo veku od 2 do 5 rokov s mutéciou
F508del od jedného rodica.

Na bezpecné a ucinné uzivanie lieku Kaftrio boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj udaje o uzivani lieku Kaftrio sa neustale kontroluju. Vedlajsie Gcinky
hlasené pri lieku Kaftrio sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky
na ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Kaftrio

Lieku Kaftrio bolo 21. augusta 2020 udelené povolenie na uvedenie na trh platné v celej Eurdpskej
unii.

Dalsie informécie o lieku Kaftrio sa nachadzaji na webovej stranke agentury:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/kaftrio

Posledna aktualizacia tohto sihrnu: 10-2023
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