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Prehled pro pripravek Orkambi a proc byl pripravek registrovan v EU

Ve

Co je pripravek Orkambi a k c¢emu se pouziva?

Orkambi je 1é&ivy piipravek pouZivany k 1é&bé cystické fibrézy u pacientl ve v&ku od 1 roku. Cysticka
fibréza je dédicné onemocnéni, které ma zavazné Ucinky na plice, travici soustavu (streva) a dalsi
organy.

P¥ipravek Orkambi se pouZiva u pacientd, ktefi maji genetickou mutaci (zmé&nu) nazyvanou mutace
F508del. Tato mutace postihuje gen pro bilkovinu zvanou transmembranovy regulator vodivosti
cystické fibrozy (CFTR). Pfipravek Orkambi se pouziva u pacientd, ktefi tuto mutaci zd&dili od obou
rodica.

Pripravek Orkambi obsahuje Iécivé latky lumakaftor a ivakaftor.

Jak se pripravek Orkambi pouziva?

P¥ipravek Orkambi mize predepsat pouze lékal se zkudenostmi s l1é&bou cystické fibrozy.

Pripravek Orkambi je dostupny ve formé tablet a granuli uréenych k uziti Usty. Uziva se kazdych
12 hodin spolu s jidlem obsahujicim tuk.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Orkambi naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na svého
Iékare Ci Iékarnika.

Jak pripravek Orkambi ptlisobi?

Cysticka fibréza je zplsobena mutacemi v genu CFTR. Tento gen vytvaii bilkovinu CFTR, ktera se podili
na regulaci tvorby hlenu a travicich $tav. Uvedené mutace snizuji mnozstvi bilkoviny CFTR na povrchu
bunék nebo ovliviiuji zplisob, jakym tato bilkovina plsobi.

Jedna z IéCivych latek v pfipravku Orkambi, lumakaftor, zvysuje mnozstvi bilkoviny CFTR na povrchu
bunék a druhd, ivakaftor, zvy$uje aktivitu vadné bilkoviny CFTR. Diky t&mto G¢inkdm se hlen a travici
$tavy redi.
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Jaké prinosy pripravku Orkambi byly prokazany v pribéhu studii?

Ve dvou hlavnich studiich zahrnujicich 1 108 pacientl s cystickou fibrézou ve véku od 12 let a v jedné
studii zahrnujici 204 déti ve véku od 6 do 11 let pripravek Orkambi zlepsil funkci plic. VSichni pacienti
vykazovali mutaci F508del v genu CFTR. V uvedenych tfech studiich byl pfipravek Orkambi srovnavan
s placebem (neudinnym pripravkem), pfi¢emz oba pripravky byly pfidany k obvyklé 1é¢bé pacienta.

Ve dvou studiich u pacient( ve véku od 12 let bylo hlavni méFitko G&innosti zaloZeno na zlepseni
pfedpokladdané hodnoty FEV; , ktera je ukazatelem toho, jak dobfe plice funguji. Z vysledkd prvni
studie vyplynulo, Ze po 24 tydnech 1é¢by doslo u pacientl uzivajicich pfipravek Orkambi k prdmérnému
zlep$eni hodnoty FEV; o 2,41 procentniho bodu vice neZ u pacientd uZivajicich placebo, pfi¢emz ve
druhé studii se jednalo o 2,65 procentniho bodu. Lécba pfipravkem Orkambi rovnéz sniZila pocet
exacerbaci (novych vzplanuti nemoci) vyzadujicich pfijeti do nemocnice nebo 1é¢bu antibiotiky. Celkové
se pocet exacerbaci v porovnani s placebem snizil o 39 %.

Ve studii u déti ve véku od 6 do 11 let bylo hlavnim méFitkem Gcinnosti snizeni ocidtovaciho indexu plic
(LCI,,5), které naznacuje zlep&eni ventilace plic. Po 24 tydnech 1é¢by se u pacientd l1é&enych
pfipravkem Orkambi sniZila hodnota LCIz5 0 1,01 v porovnani se zvy$enim o 0,08 u pacientl
uzivajicich placebo.

Dalsi studie zkoumaly Gcinky pfFipravku Orkambi u déti ve véku od 1 roku do 5 let.

Do jedné studie bylo zafazeno 60 déti ve véku od 2 do 5 let s cystickou fibrézou, které vykazovaly
mutaci F508del v obou kopiich genu CFTR. VSechny déti byly 1éCeny pfipravkem Orkambi. Po 24
tydnech 1écby bylo zaznamenano zlepseni aktivity bilkoviny CFTR, coZ bylo stanoveno na zakladé
snizeni mnozstvi chloridi v potu. Pacienti s cystickou fibrézou vykazuji vysoké hladiny chlorid{ v potu,
coz je zplsobeno tim, Ze bilkovina CFTR nefunguje spravné. Po ukoné&eni l1éEby piipravkem Orkambi
hladiny chloridl opét vzrostly. Zlepsil se rovnéz rlist déti (méFeny pomoci indexu télesné hmotnosti,
télesné vysky a hmotnosti).

Druha studie zahrnovala 46 déti ve véku od 12 do 23 mésicl s cystickou fibrézou, které vykazovaly
mutaci F508del v obou kopiich genu CFTR. VSechny déti byly l1é¢eny pFipravkem Orkambi. Studie
prokézala, ze po 24 tydnech |é¢by doslo ke snizeni mnozstvi chloridd v potu, které bylo srovnatelné se
snizenim zaznamenanym v samostatnych studiich u starsich déti IéCenych pfipravkem Orkambi.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Orkambi?

Uplny seznam nezadoucich G¢inkd a omezeni pripravku Orkambi je uveden v pfibalové informaci.

Nejcastéjsimi nezadoucimi Ucinky pripravku Orkambi (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 10)
jsou dyspnoe (dudnost), prijem a nauzea (pocit na zvraceni). Zavazné nezadouci G¢inky (které mohou
postihnout az 1 osobu ze 100) zahrnuji problémy s jatry, jako jsou zvy$ené hladiny jaternich enzymd,
cholestaticka hepatitida (nahromadéni zluci vedouci k zanétu jater) a jaterni encefalopatie
(onemocnéni mozku zplsobené jaternimi problémy).

Na zakladé ceho byl pripravek Orkambi registrovan v EU?

Bylo prokazano, Ze pfipravek Orkambi zlepduje funkci a ventilaci plic u pacientd s cystickou fibrézou ve
véku od 6 let. U&inky pfipravku Orkambi u déti ve véku od 1 roku do 5 let byly povaZzovany za podobné
jako u starsSich déti, pricemz za Ucelem potvrzeni této domnénky bude provedena dlouhodoba studie.

Pfiznivé Gcinky pfipravku Orkambi byly mensi, nez by se ocekavalo u léCivého pripravku, ktery l&c¢i
spi$e mechanismus nemoci neZ jeji priznaky. ProtoZe je vdak cysticka fibréza zplsobend mutaci
F508del obzvlast zavazna, pozorované Ucinky byly povazovany za klinicky vyznamné pro pacienty,
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ktefi nemaji zadné jiné moznosti [éCby. Nezadouci Gcinky pripravku Orkambi postihovaly prevazné
stfeva a dychani a obecné byly povazovany za mirné az stfedné zavazné a zvladatelné.

Evropska agentura pro |écivé pripravky rozhodla, ze prinosy pripravku Orkambi prevysuji jeho rizika,
a proto doporudila, aby byl schvalen k pouziti v EU.

Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Orkambi?

Spolecnost, ktera pripravek Orkambi dodava na trh, je povinna provést dlouhodobou studii u déti
s cystickou fibrézou ve véku od 1 roku do 5 let, které vykazuji mutaci F508del v obou kopiich genu
CFTR. Cilem studie je vyhodnotit, jak se onemocnéni vyviji u déti [é¢enych pfipravkem Orkambi ve
srovnani s détmi, které timto pfipravkem léCeny nejsou. V ramci této studie bude dale hodnocena
dlouhodobd bezpeénost pripravku Orkambi u déti ve v&ku od 12 do 23 mésicd.

Do souhrnu Gdajl o piipravku a pfibalové informace byla rovnéz zahrnuta doporuceni a opatieni pro
bezpecné a Ucinné pouzivani pfipravku Orkambi, ktera by méla byt dodrzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u v&ech Ié&ivych ptipravkid jsou Udaje o pouZivani pFipravku Orkambi priibézné sledovany.
Nezadouci Uc¢inky nahladsené v souvislosti s pfipravkem Orkambi jsou peclivé hodnoceny a jsou ucinéna
vesdkerd nezbytnd opatieni, aby bylo chrdnéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Orkambi

Pripravku Orkambi bylo udéleno rozhodnuti o registraci platné v celé EU dne 19. listopadu 2015.

Dalsi informace o pfipravku Orkambi jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Orkambi.

Tento prehled byl naposledy aktualizovan v 05-2023.
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