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

¢o je liek Kaftrio a na €o sa pouziva?

Liek Kaftrio sa pouziva na lieCbu pacientov vo veku od 6 rokov s cystickou fibrézou, vrodenou
chorobou, ktord méa zavazny vplyv na pllca, traviaci systém a dalSie organy.

Cysticku fibr6zu méZu spésobovat r6zne mutacie (zmeny) génu pre protein, ktory sa nazyva
transmembranovy regulator vodivosti pri cystickej fibréze (CFTR). Ludia maju dve képie tohto génu,
jeden zdedeny od kazdého z rodicov a choroba sa vyskytne len v pripade mutéacie v oboch kdpiach.

Liek Kaftrio sa pouZziva v kombinécii s ivakaftorom u pacientov, ktorych cysticka fibréza je spésobena
aspof jednou mutaciou F508del v géne CFTR.

Cysticka fibréza je zriedkavé ochorenie, a preto bol liek Kaftrio dfia 14. decembra 2018 oznaceny za
tzv. liek na ojedinelé ochorenia. Dalie informéacie o oznadeni lieku za liek na ojedinelé ochorenia
modzete 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 sklsenostami s lie¢bou cystickej fibrozy.

Liek Kaftrio je dostupny vo forme tabliet, ktoré maju dve rozne sily. U pacientov vo veku 12 rokov
alebo star$ich, alebo s hmotnostou aspofi 30 kg obsahuje ka?da tableta 75 mg ivakaftoru, 50 mg
tezakaftoru a 100 mg elexakaftoru. U mladSich alebo menSich pacientov kazda tableta obsahuje 37,5
mg ivakaftoru, 25 mg tezakaftoru a 50 mg elexakaftoru. Liek Kaftrio sa ma uZivat spolu s dals§im
liekom obsahujtcim len ivakaftor. Odporucana denna davka su dve tablety lieku Kaftrio s primeranou
silou rano s jedlom obsahujucim tuk-a jedna tableta ivakaftoru (150 mg tableta u pacientov s vySSou
davkou lieku Kaftrio, 75 mg tableta u pacientov s nizSou davkou) vecer, asi 0 12 hodin neskor.

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,
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pretoze mozu ovplyvnit spésob, akym liek Kaftrio a ivakaftor U¢inkuju v tele. Lekar mozno bude musiet
upravit davku u pacientov so znizenou funkciou pecéene.

Viac informacii o pouzivani lieku Kaftrio si precitajte v pisomnej informacii pre pouZzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym spésobom liek Kaftrio icinkuje?

Cysticka fibréza je zapri¢inend mutaciami génu CFTR. Tento gén vedie k tvorbe proteinu CFTR, ktory
posobi na povrchu buniek tak, Ze reguluje tvorbu hlienu v plticach a traviacich Stiav v ¢revach. Mutéacie
znizuja pocet proteinov CFTR na povrchu buniek alebo ovplyviiuju spésob, akym protein ucinkuje, ¢o
vedie k tomu, Ze hlien a traviace tekutiny su prili§ husté, Co vedie k zablokovaniu, zapalu, zvysenému
riziku infekcii plic a slabému traveniu a rastu.

Dve lieCiva lieku Kaftrio, elexakaftor a tezakaftor, zvy3uju 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 poméaha zmiernit priznaky ochorenia.

Aké prinosy lieku Kaftrio boli preukazané v stuadiach?

V dvoch hlavnych Stadiach skimajucich pacientov s cystickou fibrézou vo veku od 12 rokov bol liek
Kaftrio uzivany spolu s ivakaftorom ucinny pri zlepseni funkcie pltc. Hlavnym meradlom uGc¢innosti 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, vy$kou
a pohlavim). V tychto $tadiach mali na zaciatku $tadie pacienti priemerné hodnotyppFEV1, ktoré boli
len na Urovni 60 % az 68 % hodn6t pozorovanych u priemerného zdravého Cloveka.

Na prvej $tadii sa zicastnilo 403 pacientov s mutaciou F508del a dalSim typom mutacie znamym ako
mutécia s tzv. minimalnou funkciou. Po 24 tyZdiioch lieCby sa u pacientov uzivajucich liek Kaftrio a
ivakaftor zvysSila hodnota ppFEV1 priemerne o 13,9 percentualneho bodu v porovnani so znizenim

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

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

10,4 percentualneho bodu v porovnani so zvySenim o 0,4 percentualneho bodu u pacientov, ktori
uzivali kombinéaciu ivakaftoru a tezakaftoru samostatne.

Na tretej Studii sa zUcCastnilo 258 pacientov s mutaciou F508del a dalej bud’'s mutaciou vratkovania
alebo s mutaciou spojenou s rezidualnou aktivitou CFTR (dvomi inymi druhmi mutécii). Pacienti, ktori
uzivali liek Kaftrio a ivakaftor, dosiahli priemerné zvySenie hodnoty FEV1 o 3,7 percentualneho bodu v
porovnani so zvySenim o 0,2 percentualneho bodu v pripade pacientov, ktori uzivali ivakaftor v
monoterapii alebo kombinaciu ivakaftoru a tezakaftoru.

V Stvrtej Stadii zahfriajucej 66 pacientov vo veku od Sest do menej ako 12 rokov sa tieZ preukazalo, Ze
lieCba liekom Kaftrio pocas 24 tyzdriov vedie k priemernému zvySeniu ppFEV1 o 10,2 percentualneho
bodu. Tito pacienti mali mutaciu F508del od obidvoch rodi¢ov alebo mutaciu F508del a mutaciu s tzv.
minimalnou funkciou. Spolo¢nost predlozila aj dékazy na podporu pouZivania nizdich davok v tejto
skupine, ktoré preukazali, Ze liek sa v tele distribuuje v podobnom rozsahu ako u starSich deti a

dospelych.
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AKké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Kaftrio?

NajcastejSie vedlajsie Gc¢inky lieku Kaftrio (ktoré mézu postihnut viac ako 1 osobu z 10) su bolest
hlavy, hnacka a infekcie hornych dychacich ciest (infekcie nosa a hrdla). MéZe sa vyskytnut vyrazka,
ktora je niekedy zavazna.

Zoznam vsetkych vedlajsich Gcinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Kaftrio a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachadza v pisomnej informacii pre pouZivatela.

Preco bol liek Kaftrio povoleny v EU?

Liek Kaftrio je ucinna lieCba pre pacientov s cystickou fibrézou, ktori maja aspon jednu mutéciu
F508del v géne CFTR. U tychto pacientov je naliehavo potrebny novy liek. Pokial' ide o bezpecnost, liek
Kaftrio bol dobre znaSany. Eurépska agentura pre lieky preto rozhodla, ze prinosy lieku Kaftrio su
vécsie ako rizika spojené s jeho pouzivanim a Ze liek méZe byt povoleny na pouZivanie v EU.

Aké opatrenia sa prijimajua na bezpecné a Gc€inné uzivanie lieku Kaftrio?

Spolo¢nost, ktora liek Kaftrio uvadza na trh, uskuto¢ni $tadiu zameran( na dihodob( bezpeénost lieku
Kaftrio, a to aj u tehotnych zien.

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

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

Dalsie informacie o lieku Kaftrio

Dna 21. augusta 2020 liek Kaftrio ziskal povolenie na uvedenie na trh platné v celej EurGpskej unii.

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

Posledna aktualizacia tohto sUhrnu: 12-2021
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