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Orkambi (lumakaftors/ivakaftors)
Orkambi parskats un kapéc tas ir registrétas ES

Kas ir Orkambi un kapéc tas lieto?

Orkambi ir zales, ko lieto cistiskas fibrozes arstésanai pacientiem no divu gadu vecuma. Cistiska fibroze ir
iedzimta slimiba, kas atstaj smagas sekas uz plausam un gremosanas sistému. Ta ietekmé Sinas, kas
razo glotas un gremosanas sulas. Cistiskas fibrozes gadijuma Sie sekréti sabiezé un izraisa
nosprostojumus. Biezu un lipigu sekrétu veidoSanas plausas izraisa iekaisumu un ilgsto3u plausu
infekciju. Aizkunga dziedzera kanalu nosprostojums zarnas palénina gremosanu un rada augsSanas aizturi.

Orkambi lieto pacientiem, kuriem ir genétiska mutacija, ko sauc par F508del mutaciju. Si mutacija
ietekmé olbaltumvielas génu, ko déve par cistiskas fibrozes transmembranu vaditsp&jas regulatoru
(CFTR), un tas ir iesaistits glotu un gremosanas sulu izdaliSanas regulésana. Orkambi lieto pacientiem,
kuri ir mantojusi So mutaciju no abiem vecakiem.

Orkambi satur aktivas vielas lumakaftoru un ivakaftoru.
Ka lieto Orkambi?

Orkambi drikst izrakstit tikai arsts, kuram ir pieredze cistiskas fibrozes arstésana. Zales drikst izrakstit
tikai pacientiem, kuriem ir apstiprinata F508del mutacija abas CFTR géna kopijas.

Orkambi ir pieejamas tabletés un granulas. Ieteicama deva ir atkariga no pacienta vecuma un kermena
masas. Tabletes vai granulas lieto ik péc 12 stundam kopa ar taukus saturosu uzturu.

Papildu informaciju par Orkambi lietoSanu skatit zalu lietoSanas instrukcija vai jautat arstam vai
farmaceitam.

Ka Orkambi darbojas?

Cistisko fibrozi izraisa mutacijas CFTR géna. Sis géns razo CFTR olbaltumvielu, kas ir iesaistita glotu un
gremosanas sulu razosanas regulésana. Mutacija mazina CFTR olbaltumvielu skaitu uz stinas virsmas
vai ietekmé olbaltumvielas darbibu.
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Viena Orkambi aktiva viela lumakaftors palielina CFTR olbaltumvielu skaitu uz Stinas, bet otra aktiva viela
ivakaftors pastiprina bojato CFTR olbaltumvielu aktivitati. ST iedarbiba padara glotas un gremosanas sulas
skidrakas.

Kadi Orkambi ieguvumi atklati pétijumos?

Orkambi uzlaboja plausu darbibu divos pamatpétijumos, kuros piedalijas 1108 pacienti ar cistisko fibrozi
vecuma no 12 gadiem, un viena pétijuma, kura piedalijas 204 bérni vecuma no 6 lidz 11 gadiem. Visiem
pacientiem bija F508del mutacija CFTR géna. Petijumos Orkambi salidzinaja ar placebo (zalu imitaciju),
abus lietojot papildus pacientu parastajai terapijai.

Abos pétijumos ar pacientiem vecuma no 12 gadiem galvenais efektivitates raditajs bija prognozéta FEV,
uzlabojums, kas norada, cik labi darbojas pacienta plausas. Pirma pétijuma rezultati uzradija, ka péc

24 nedélu ilgas arstésanas pacientiem, kuri lietoja Orkambi, FEV; bija vid&ji par 2,41 procentu punktiem
lielaks neka pacientiem placebo grupa, savukart otraja petijuma starpiba bija 2,65 procentu punkti.
ArstéSana ar Orkambi ari samazinaja slimibas saasina$anas (slimibas uzliesmojumu) gadijumu skaitu,
kad vajadziga pacienta ievietoSana stacionara vai antibiotiku terapija. Kopuma saasinasanas gadijumu
skaits tika samazinats par 39 %, salidzinot ar placebo pacientu grupu.

P&tljuma ar bérniem vecuma no 6 lidz 11 gadiem galvenais efektivitates raditajs bija plausu attirisanas
indeksa (LCl, s) samazinajums, kas norada uz plausu ventiléSanas uzlabojumu. P&c 24 nedélas ilgas
arstésanas ar Orkambi arstétajiem pacientiem LCl, 5 bija samazinajies par 1,01, savukart ar placebo
arstétajiem pacientiem tas bija palielinajies par 0,08.

Papildpétijuma iesaistija 60 bérnus vecuma no diviem lidz pieciem gadiem ar cistisko fibrozi, kuriem bija
F508del mutacija CFTR géna. Visus bérnus arstéja ar Orkambi. Tika novérota CFTR olbaltumvielas
aktivitates uzlabosanas, ko noteica, mérot hlorida daudzuma samazinasanos sviedros péc 24 arstésanas
nede€lam. Pacientiem ar cistisko fibrozi ir augsts hlorida limenis asinis, jo CFTR nedarbojas pienacigi.
Partraucot Orkambi lietoSanu, hlorida limenis atkal palielinajas. Uzlabojas ari bérnu augsana (to noteica,
meérot kermena masas indeksu, kermena masu un garumu).

Kads risks pastav, lietojot Orkambi?

Visbiezakas Orkambi blakusparadibas (kas var rasties vairak neka 1 no 10 cilvékiem) ir dispnoja
(apgritinata elposana), caureja un slikta disa (nelabums). Nopietnas blakusparadibas ietver aknu
darbibas traucé&jumus, pieméram, paaugstinatu aknu enzimu limeni asinis, holestatisko hepatitu (Zults
veidosanos, kas izraisa aknu iekaisumu) un aknu encefalopatiju (smadzenu slimibu, ko izraisa aknu
problémas). Klinisko pé&tijumu laika nopietnas blakusparadibas kopuma tika konstatétas vairak neka 1 no
200 cilvekiem.

Pilnu visu zinoto blakusparadibu un ierobezojumu sarakstu, lietojot Orkambi, skatit zalu lietoSanas
instrukcija.

Kapéc Orkambi ir registrétas ES?

Ir pieradits, ka Orkambi uzlabo plausu darbibu un plausu ventilésanu cistiskas fibrozes pacientiem no
seSu gadu vecuma. Tika uzskatits, ka Orkambi iedarbiba bérniem vecuma no diviem lidz pieciem gadiem
ir hdziga iedarbibai vecakiem bérniem, un, lai to apstiprinatu, tiks veikts ilgtermina pétijums.

Orkambi labvéliga ietekme bija mazaka, neka gaidams no zalém, kas arsté slimibas mehanismu, nevis
tas simptomus. Tacu, ta ka cistiska fibroze, ko izraisa F508del mutacija, ir pasi smaga slimiba, novérota
zalu iedarbiba tika uzskatita par kliniski nozimigu pacientiem, kuriem nav alternativu arstéSanas iespéju.
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Orkambi blakusparadibas galvenokart ietekméja zarnu darbibu un elposanas sistému un kopuma tika
uzskatitas par vieglam lidz vidéji smagam un kontrol€jamam.

Eiropas Zalu agentiira noléma, ka ieguvums, lietojot Orkambi, parsniedz So zalu radito risku, un ieteica
apstiprinat Sis zales lietosanai ES.

Kas tiek darits, lai garantétu drosu un efektivu Orkambi lietoSanu?

Uznémumam, kas piedava tirgd Orkambi, ir javeic piecus gadus ilgs pétijums ar cistiskas fibrozes
pacientiem, lai izvértétu So zalu ilgtermina ietekmi. Ir javeic ari ilgtermina papildpétijums bérniem
vecuma no diviem lidz pieciem gadiem ar cistisko fibrozi, lai salidzinatu b&rnus ar F508del mutaciju
CFTR géna, kurus arsté ar Orkambi un kurus nearsté ar Orkambi. P&tijuma meérkis ir novértét, ka
slimiba progresé Sajas divas bérnu grupas.

Zalu apraksta un lietoSanas instrukcija tika ietverti ieteikumi un piesardzibas pasakumi, kas jaievéro
veselibas apripes specialistiem un pacientiem, lai garantétu drosu un efektivu Orkambi lieto3anu.

Tapat ka par visam zalém, dati par Orkambi lietoSanu tiek pastavigi uzraudziti. Zinotas ar Orkambi
lietoSanu saistitas blakusparadibas tiek ripigi izvértétas, un tiek veikti visi pacientu aizsardzibai
nepiecieSamie pasakumi.

Cita informacija par Orkambi

2015. gada 19. novembri Orkambi sanéma redistracijas apliecibu, kas deriga visa ES.

Sikaka informacija par Orkambi ir atrodama adentiras timekla vietné:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Orkambi.

Sis kopsavilkums pédg&jo reizi atjauninats 2018.12.
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