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Orkambi apzvalga ir kodeél jis buvo registruotas Europos Sgjungoje (ES)

Kas yra Orkambi ir kam jis vartojamas?

Orkambi — tai vaistas, kuriuo gydomi 2 mety ir vyresni pacientai, sergantys cistine fibroze. Cistiné fibroze
yra paveldima liga, kuri stipriai pakenkia plau¢iams ir virékinimo sistemai. Si liga pazeidzia lasteles,
kurios gamina gleives ir virskinimo sultis. Sergant cistine fibroze, liauky iSskiriamos medziagos sutirstéja
ir uzkemsa tam tikrus organus. Plauciuose susikaupes tirstas ir lipnus sekretas sukelia uzdegima ir
ilgalaike infekcijg. Virskinimo trakte, uzsikimsus kasos latakams, sulétéja maisto virskinimas ir sutrinka
Zmogaus augimas.

Orkambi skiriamas pacientams, kuriems nustatyta genetiné mutacija, vadinama F508del. Si mutacija
susijusi su genu, atsakingu uz baltyma, vadinamg cistinés fibrozés transmembraninio laidumo
reguliatoriumi (angl. cystic-fibrosis transmembrane conductance regulator, CFTR), kuris dalyvauja
reguliuojant gleiviy ir virSkinimo sulCiy gamyba. Orkambi skiriamas pacientams, kurie paveldéjo Sig
mutacija i$ abiejy tévy.

Orkambi sudétyje yra veikliujy medziagy lumakaftoro ir ivakaftoro.

Kaip vartoti Orkambi?

Orkambi gali skirti tik cistinés fibrozes gydymo patirties turintis gydytojas. Sis vaistas turéety bati
iSraSomas tik tiems pacientams, kuriems F508del mutacija nustatyta abiejose CFTR geno kopijose.

Gaminamos Orkambi tabletés ir granulés. Vaisto dozé nustatoma pagal paciento amziy ir kiino svorij.
Tabletes ar granulés vartojamos kas 12 valandy su maisto produktais, kuriuose yra riebaly.

Daugiau informacijos apie Orkambi vartojima ieSkokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytojq
arba vaistininka.

Kaip veikia Orkambi?

Cistine fibroze sukelia CFTR geno mutacijos. Sis genas gamina CFTR baltyma, kuris dalyvauja
reguliuojant gleiviy ir virskinimo sulciy gamyba. Dél Siy mutacijy lasteliy pavirsiuje sumazéja CFTR
baltymo kiekis arba sutrinka Sio baltymo veikimas.
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Viena i$ Orkambi veikliyjy medziagy, lumakaftoras, didina CFTR baltymo kiekj Igsteléje, o kita
medziaga, ivakaftoras, — didina pakitusio CFTR baltymo aktyvuma. Dél tokio poveikio gleivés ir
virSkinimo sultys tampa ne tokios tirstos.

Kokia Orkambi nauda nustatyta tyrimuose?

Orkambi pagerino plauciy veiklg atliekant du pagrindinius tyrimus, kuriuose dalyvavo 1 108 cistine
fibroze sergantys pacientai nuo 12 mety, ir atliekant vieng tyrima, kuriame dalyvavo 204 vaikai nuo 6
iki 11 mety. Visiems pacientams F508del mutacija buvo nustatyta abiejose CFTR geno kopijose.
Atliekant Siuos tyrimus, Orkambi buvo lyginamas su placebu (preparatu be veikliosios medZziagos).
Abiem vaistais buvo papildyta jprasta pacientams paskirta terapija.

Atliekant du minétus tyrimus su pacientais nuo 12 metuy, pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo
nustatomas atsizvelgiant | pacienty numatyto forsuoto iSkvépimo tirio per vieng sekunde FIT, , kuris
yra plauciy funkcijos rodiklis, padidéjima. Pirmo tyrimo duomenimis, po 24 gydymo savaiciy Orkambi
vartojusiy pacienty FIT,; padidéjo vidutiniSkai 2,41 procentinio punkto daugiau, nei vartojusiy placeba;
antrojo tyrimo metu Sis rodiklis buvo 2,65. Vartojant Orkambi taip pat sumazéjo patiméjimy, kuriems
prasidéjus pacientus batina hospitalizuoti arba gydyti antibiotikais. Apskritai patiimé&jimy skaicius
sumazéjo 39 proc., palyginti su placebo grupe.

Atliekant tyrima su vaikais nuo 6 iki 11 mety, pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo plauciy klirenso
indekso (PKl,s), kuris rodo, kiek pageréjo plauciy védinimas, sumazéjimas. Po 24 gydymo savaiciy
Orkambi gydyty pacienty PKI, s sumazéjo 1,01, o vartojusiy placebg — padidéjo 0,08.

Kitas tyrimas atliktas su 60 vaiky nuo 2 iki 5 mety, serganciy cistine fibroze, kai nustatyta CFTR geno
F508del mutacija. Visi vaikai buvo gydomi Orkambi. Po 24 gydymo savaiciy CFTR baltymo veikla
pageréjo, vertinant pagal nustatytg sumazeéjusj chlorido kiekj prakaite. Dél netinkamai funkcionuojancio
CFTR cistine fibroze serganciy pacienty prakaite randama daug chlorido. Nutraukus gydyma Orkambi
chlorido kiekis vél padidéjo. Vaiky augimas (vertinamas atsizvelgiant | kino masés indeksq, svorj ir tgj)
taip pat pageréjo.

Kokia rizika susijusi su Orkambi vartojimu?

Dazniausias Orkambi Salutinis poveikis (galintis pasireiksti daugiau kaip 1 Zmogui i$ 10) yra dispnéja
(dusulys), viduriavimas ir pykinimas (Sleikstulys). Prie sunkiy Salutiniy reiskiniy priskiriami kepeny
veiklos sutrikimai, kaip antai padidéjes kepeny fermenty kiekis, cholestazinis hepatitas (tulzies kaupimosi
sukeltas kepeny uzdegimas) ir kepeny encefalopatija (galvos smegeny liga, kurig sukelia kepeny veiklos
sutrikimai). IS viso klinikiniy tyrimy metu Sie sunkds Salutiniai reiSkiniai nustatyti daugiau kaip 1 Zmogui
i 200.

ISsamy visy Orkambi Salutinio poveikio reiskiniy ir apribojimy sarasa galima rasti pakuotés lapelyje.
Kodél Orkambi buvo registruotas ES?

Tyrimais jrodyta, kad vartojant Orkambi, pageréja 6 mety ir vyresniy cistine fibroze serganciy pacienty
plauciy veikla ir védinimas. Nustatyta, kad Orkambi poveikis vaikams nuo 2 iki 5 mety panasus
poveikj vyresniems vaikams. Siekiant tai patvirtinti, bus atliktas ilgalaikis tyrimas.

Orkambi teigiamas poveikis buvo mazesnis, nei tikétasi i$ vaisto, kuris veikia ligos mechanizma, o ne
ligos simptomus. Vis délto, kadangi F508del mutacijos sukeliama cistiné fibrozeé yra itin sunki liga,
nuspresta, kad nustatytas poveikis yra kliniSkai svarbus pacientams, kurie neturi kito pasirinkimo.
Orkambi sukeliami Salutinio poveikio reiskiniai daugiausia buvo susije su virskinamuoju traktu ir
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kvépavimu; iS esmés laikytasi nuomoneés, kad jie yra lengvi ir vidutinio sunkumo ir kad juos galima
kontroliuoti.

Europos vaisty agentiira nusprende, kad Orkambi nauda yra didesné uz jo keliama rizika, ir rekomendavo
leisti vartoti $j vaistg ES.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksmingq Orkambi
vartojima?

Orkambi prekiaujanti bendrove turi atlikti 5 mety trukmeés tyrima su cistine fibroze serganciais pacientais,
kad galéty jvertinti ilgalaikj vaisto poveikj. Be to, reikia atlikti kitg ilgalaikj tyrimg su cistine fibroze
serganciais vaikais nuo 2 iki 5 mety, siekiant palyginti bakle ty, kuriems nustatyta CFTR geno F508del
mutacija ir kurie gydomi Orkambi, su tais, kurie negydomi Orkambi. Tyrimo tikslas — jvertinti ligos
progresavima dviejose vaiky grupeése.

1 preparato charakteristiky santrauka ir pakuotes lapelj jtrauktos saugaus ir veiksmingo Orkambi
vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis sveikatos prieziliros specialistai ir
pacientai.

Kaip ir visy vaisty, Orkambi vartojimo duomenys yra nuolatos stebimi. Orkambi Salutinis poveikis yra
kruopsciai vertinamas ir imamasi visy reikiamy priemoniy, pacientams apsaugoti.

Kita informacija apie Orkambi

Orkambi buvo registruotas visoje ES 2015 m. lapkric¢io 19 d.

Daugiau informacijos apie Orkambi rasite Agentiros tinklalapyje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Orkambi.

Si apzvalga paskutinj kartg atnaujinta 2018-12.
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/human/medicines/003954/human_med_001935.jsp
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