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Kaftrio (ivakaftor/tezakaftor/elexakaftor)
Prehled pro pripravek Kaftrio a pro¢ byl pripravek registrovan v EU

Co je pripravek Kaftrio a k cemu se pouziva?

Kaftrio je Ié¢ivy pFipravek pouZivany k 1é¢bé pacientd ve véku od 2 let s cystickou fibrézou, co? je
dédi¢né onemocnéni, které ma zavazné ucinky na plice, travici systém a dalsi organy.

Cysticka fibré6za mize byt zplsobena rliznymi mutacemi (zmé&nami) v genu pro bilkovinu zvanou
~transmembranovy regulator vodivosti u cystické fibrézy" (CFTR). Lidé maji dvé kopie tohoto genu (od
kazdého rodice dédi jednu), pficemz cysticka fibréza se objevuje jen tehdy, pokud se mutace vyskytuje
u obou kopii.

Pfipravek Kaftrio se pouziva v kombinaci s ivakaftorem u pacientd, jejichZ cystickd fibréza je
zplsobena alespori jednou mutaci F508del v genu CFTR.

Cysticka fibréza je vzacné onemocnéni a pfipravek Kaftrio byl oznacen dne 14. prosince 2018 jako
Jlécivy pripravek pro vzacna onemocnéni®. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni naleznete
zde: https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3182117.

Pripravek Kaftrio obsahuje IéCivé latky ivakaftor, tezakaftor a elexakaftor.
Jak se pripravek Kaftrio pouziva?

Vydej IéCivého pripravku je vazan na Iékarsky predpis. Pfipravek Kaftrio by mél predepisovat pouze
zdravotnicky pracovnik, ktery ma zkusenosti s 1é¢bou cystické fibrdzy.

PFipravek Kaftrio je k dispozici ve formé tablet a granuli v sa¢ku, a to ve dvou rliznych silach. Davka

a podavana forma zavisi na véku a télesné hmotnosti pacienta. Pfipravek Kaftrio by se mél uzivat rano
s jidlem s obsahem tuku. Uziva se v kombinaci s jinym lé¢ivym pFipravkem obsahujicim pouze
ivakaftor, ktery by se mél uzivat vecer, a to pfiblizné 12 hodin po podani pfipravku Kaftrio.

Pokud pacient uziva také typ IéCivého pripravku zvany ,stfedné silny nebo silny inhibitor CYP3A", jako
jsou urditd antibiotika nebo Ié¢ivé pripravky proti plisfiovym infekcim, mGze byt nutné davky pFipravku
Kaftrio a ivakaftoru sniZit, protoZe tyto lé&ivé pFipravky mohou ovlivnit zpdsob, jakym ptipravek Kaftrio
a ivakaftor v té&le plsobi. U pacientl s poruchou funkce jater mdzZe byt nezbytné, aby lékai davku
upravil.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Kaftrio naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na svého
lékare i Iékdrnika.
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Jak pripravek Kaftrio plsobi?

Cysticka fibréza je zplsobena mutacemi v genu CFTR. Tento gen vede k tvorbé bilkoviny CFTR, ktera
plsobi na povrchu bunék a reguluje tvorbu hlenu v plicich a travicich §tav ve stfevech. Mutace snizuji
mnozstvi bilkoviny CFTR na povrchu bun&k nebo ovliviiuji zplsob plsobeni této bilkoviny, coz ma za
nasledek nadmérné houstnuti hlenu a travicich $tav. To vede k ucpavani, zanétu, zvysenému riziku
plicnich infekci a $patnému traveni a rlstu.

Dveé z léCivych latek v pfipravku Kaftrio, elexakaftor a tezakaftor, zvysuji mnoZstvi bilkoviny CFTR na
povrchu bunék, zatimco tfeti 1é¢iva latka, ivakaftor, zlepSuje aktivitu vadné bilkoviny CFTR. Tyto ucinky
spole¢né vedou k nafedéni hlenu a travicich stav, coZz pomaha zmirnit pfiznaky onemocnéni.

Jaké prinosy pripravku Kaftrio byly prokazany v prlibéhu studii?

Ve tiech hlavnich studiich u pacientl s cystickou fibrézou ve véku od 12 let bylo prokazano, Ze
pripravek Kaftrio uzivany v kombinaci s ivakaftorem je Ucinny pfi zlepSovani funkce plic. Hlavnim
méritkem Gcinnosti byl ppFEV1, cozZ je maximalni objem vzduchu, ktery dokaze pacient vydechnout za
jednu sekundu, ve srovnani s hodnotami naméfenymi u primérné osoby s obdobnymi
charakteristikami (jako je vé&k, vyska a pohlavi). Pfi zahajeni téchto studii pacienti v priméru
vykazovali vychozi hodnoty ppFEV1 dosahujici pouze 60 az 68 % hodnot pozorovanych u primérné
zdravé osoby.

Do prvni studie bylo zafazeno 403 pacientl s mutaci F508del a dal$im typem mutace zndmé jako
mutace ,s minimalni funkci®. Po 24 tydnech |é¢by doslo u pacient(, ktefi uZivali pfipravek Kaftrio
v kombinaci s ivakaftorem, k primé&rnému zvy&eni hodnoty ppFEV1 o 13,9 procentniho bodu ve
srovnani se snizenim o 0,4 procentniho bodu u pacientl, kterym bylo podavéano placebo (neucinny
pfipravek).

Do druhé studie bylo zafazeno 107 pacientl s mutaci F508del od obou rodi¢l. U pacientl, ktefi uzivali
pripravek Kaftrio a ivakaftor, doslo k primérnému zvyseni hodnoty ppFEV1 o 10,4 procentniho bodu ve
srovnani se zvysenim o 0,4 procentniho bodu u pacientl uZivajicich pouze kombinaci ivakaftoru

a tezakaftoru.

Do tfeti studie bylo zafazeno 258 pacientll s mutaci F508del a dale s mutaci bud’'s defektem otevirani
kanalu, nebo s rezidudlni aktivitou CFTR (coz jsou dva dalSi typy mutaci), ktefi jiz byli 1éCeni
ivakaftorem (pacienti s mutaci s defektem otevirani kanalu) nebo ivakaftorem a tezakaftorem (pacienti
s mutaci s rezidualni aktivitou). U pacient(, ktefi uZivali pfipravek Kaftrio v kombinaci s ivakaftorem,
dodlo k primérnému zvyseni hodnoty ppFEV1 o 3,7 procentniho bodu ve srovnani se zvy$enim

0 0,2 procentniho bodu u pacientd, ktefi uzivali pouze ivakaftor nebo kombinaci ivakaftoru

a tezakaftoru.

Ve ¢tvrté studii, do které bylo zafazeno 66 pacientd ve véku od 6 do 12 let, bylo rovnéz prokazéno, ze
lé¢ba pripravkem Kaftrio po dobu 24 tydnd vede k primérnému zvys$eni hodnoty ppFEV1

0 10,2 procentniho bodu. Tito pacienti vykazovali mutaci F508del od obou rodi¢d nebo mutaci F508del
a mutaci ,s minimalni funkci®. Spole¢nost také poskytla diikazy podporujici pouziti nizsich davek u této
skupiny pacientl, které prokazaly, Ze Ié¢ivy pripravek je v téle distribuovan v podobné mite jako

u starsich déti a dospélych.

Do dalsi studie bylo zafazeno 75 déti ve v&ku od 2 do 5 let bud’s mutaci F508del od obou rodi¢d, nebo
s mutaci F508del a s mutaci ,s minimalni funkci®. V této studii byl pfipravek Kaftrio pacientdm podavan
ve formé granuli po dobu 24 tydn{, pFi¢emz tento pFipravek nebyl porovnavan s jinymi typy 1é¢by.
Z vysledkd vyplynulo, Ze Ié¢ba pripravkem Kaftrio ve formé granuli snizila mnoZstvi chloridi v potu
pacientl. Pacienti s cystickou fibrézou maji v disledku toho, Ze bilkovina CFTR ndleZité nefunguje,
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vysoké mnozstvi chloridd v potu, a jejich snizeni mize byt tudiz zndmkou pUsobeni pFipravku. Snizeni
mnozstvi chloridd v potu bylo podobné jako u starsich pacient v predchozich studiich.

Ucinnost pFipravku Kaftrio u déti ve véku od 2 do 5 let byla rovnéz podporena dikazy prokazujicimi, ze
se |écivy pripravek chova v téle mladsich déti stejné jako u starSich déti a dospélych.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Kaftrio?

Uplny seznam nezadoucich G¢inkl a omezeni pripravku Kaftrio je uveden v pfibalové informaci.

Nejcastéjsimi nezadoucimi Ucinky pripravku Kaftrio (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 10)
jsou bolest hlavy, prijem a infekce hornich cest dychacich (infekce nosu a hrdla). MdZe se vyskytnout
vyrazka, nékdy zavazného charakteru.

Na zakladé ceho byl pripravek Kaftrio registrovan v EU?

PFipravek Kaftrio je Gi¢innou Ié&¢bou pacientt s cystickou fibrézou, ktefi maji v genu CFTR alespori jednu
mutaci F508del. Tito pacienti maji vysokou nenaplnénou Ié¢ebnou potfebu. Co se tyCe bezpecnosti,
pripravek Kaftrio byl dobfe snasen. Evropska agentura pro léCivé pfipravky tudiz rozhodla, Ze pfinosy
piipravku Kaftrio prevysuji jeho rizika, a mGze tak byt registrovan k pouziti v EU.

Jaka opatFeni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Kaftrio?

Spolecnost, ktera pripravek Kaftrio dodava na trh, provede studii dlouhodobé bezpecnosti pfipravku
Kaftrio, v&etné jeho pouziti u t&hotnych Zen. Provede rovnéz studii zaloZzenou na registru pacientd

s cilem poskytnout Udaje o dlouhodobé Ucinnosti pripravku Kaftrio u déti ve véku od 2 do 5 let, které
maji mutaci F508del od jednoho rodice.

Do souhrnu Gdajd o pFipravku a pfibalové informace byla rovnéZ zahrnuta doporuéeni a opatteni pro
bezpecné a UcCinné pouzivani pfipravku Kaftrio, ktera by méla byt dodrzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u véech lé&ivych ptipravkd jsou Udaje o pouZivani pFipravku Kaftrio pribé&zné sledovany.
Nezadouci ucinky nahlasené v souvislosti s pfipravkem Kaftrio jsou peclivé hodnoceny a jsou ucinéna
vedkera nezbytna opatieni, aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Kaftrio

Pripravku Kaftrio bylo udéleno rozhodnuti o registraci platné v celé EU dne 21. srpna 2020.

Dalsi informace o pripravku Kaftrio jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/kaftrio.

Tento prehled byl naposledy aktualizovan v 10-2023.
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