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Orkambi (lumakaftor / ivakaftor)
Harsa generali lejn Orkambi u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X’inhu Orkambi u ghal xiex jintuza?

Orkambi huwa medicina li tintuza ghall-kura ta' fibrozi cistika f'pazjenti minn sentejn ‘il fuq. II-fibrozi
cistika hija marda ereditarja li ghandha effetti severi fuq il-pulmun u s-sistema digestiva. Din taffettwa
¢-celloli li jipproduc¢u I-mukus u I-likwidi digestivi. Fil-fibrozi ¢istika, is-sekrezzjonijiet jaghqdu u
jikkawzaw imblokk. L-akkumulazzjoni ta’ sekrezzjonijiet maghquda u li jwahhlu fil-pulmun tikkawza
inffammazzjoni u infezzjoni fit-tul. Fil-musrana, I-imblokk tat-tubi mill-frixa jwassal ghad-dewmien fid-
digestjoni tal-ikel u jikkawza zvilupp hazin.

Orkambi jintuza f'pazjenti li jkollhom mutazzjoni genetika (bidla) msejha I-mutazzjoni F508del. Din il-
mutazzjoni taffettwa I-gene ghal proteina li tissejjah regolatur tal-konduttanza transmembranja tal-
fibrozi cistika (CFTR) li ghandha x'tagsam mar-regolamentazzjoni tal-produzzjoni tal-mukus u I-likwidi
digestivi. Orkambi jintuza f'pazjenti li jkunu wirtu I-mutazzjoni miz-zewg genituri.

Orkambi fih is-sustanzi attivi lumakaftor u ivakaftor.

Kif jintuza Orkambi?

Orkambi jista’ jinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib b’esperjenza fil-kura ta’ fibrozi cistika. Ghandu jigi ordnat
biss lil pazjenti li jkun ikkonfermat li ghandhom il-mutazzjoni F508del fiz-zewg kopji tal-gene CFTR.

Orkambi jigi bhala pilloli u granuli. Id-doza rakkomandata tiddependi mill-eta u I-piz tal-pazjent. II-
pilloli jew il-granuli jittiehdu kull 12-il siegha ma‘ikel li fih ix-xaham.

Ghal iktar informazzjoni dwar I-uzu ta’ Orkambi, ara I-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-
ispizjar tieghek.

Kif jahdem Orkambi?

Il-fibrozi cistika tigi kkawzata minn mutazzjonijiet fil-gene CFTR. Dan il-gene jipproduci I-proteina CFTR, li
hija involuta fir-regolamentazzjoni tal-produzzjoni tal-mukus u I-likwidi digestivi. Il-mutazzjonijiet
inaqgsu l-ammont tal-proteina CFTR fuq wicc ic-cellola jew jaffettwaw il-mod kif tahdem il-proteina.
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Wahda mis-sustanzi attivi f'Orkambi, lumakaftor, izzid I-ammont tal-proteina CFTR fuq wicc¢ i¢-cellola u
I-ohra, ivakaftor, izzid I-attivita tal-proteina CFTR difettuza. Dawn |-azzjonijiet jaghmlu I-mukus u I-
likwidi digestivi ingas maghqudin.

X’inhuma I-benefi¢¢ji ta” Orkambi li hargu mill-istudji?

Orkambi tejjeb il-funzjoni tal-pulmun f'zewg studji ewlenin li involvew 1,108 pazjenti b'fibrozi cistika li
ghandhom minn 12-il sena 'l fuq, u fi studju iehor li involva 204 tifel u tifla li ghandhom bejn 6 snin u
11-il sena. ll-pazjenti kollha kellhom il-mutazzjoni F508del fil-gene CFTR. Fl-istudji, Orkambi tgabbel
ma’ placebo (kura finta), bit-tnejn ikunu mizjuda mat-terapija tas-soltu tal-pazjenti.

Fiz-zewg studji f'pazjenti minn 12-il sena ‘I fug, il-kejl ewlieni tal-effika¢ja kien ibbazat fuq it-titjib fil-FEV,
tal-pazjent imbassar li huwa kejl dwar kemm jahdem tajjeb il-pulmun. Ir-rizultati mill-ewwel studju wrew
li wara 24 gimgha ta’ kura I-pazjenti li hadu Orkambi kellhom titjib medju fl-FEV, ta’ 2.41 punti
percentwali aktar minn dawk li hadu I-placebo, filwaqt li din i-Cifra kienet 2.65 fit-tieni studju. ll-kura
b’Orkambi naqgqgset ukoll in-numru ta’ aggravamenti (tahrix) li kienu jehtiegu kura fi sptar jew terapija
antibijotika. B‘mod generali n-numru ta’ aggravamenti tnaggas b’39% meta mqgabbel ma’ placebo.

Fl-istudju fi tfal ta’ bejn is-6 snin u I-11-il sena, il-kejl ewlieni tal-effika¢ja kien tnaqqis fl-indici tat-

tnehhija mill-pulmun (LCl,s), li jindika titjib fil-ventilazzjoni tal-pulmun. Wara 24 gimgha ta’ kura, I-
LCl, 5 nagas b'1.01 f'pazjenti li nghataw kura b’Orkambi meta mqgabbla ma’ zieda ta’ 0.08 f'pazjenti
kkurati bi placebo.

Studju iehor involva 60 tifel u tifla ta’ bejn sentejn u 5 snin bil-fibrozi cistika li kellhom il-mutazzjoni
F508del fil-gene CFTR . It-tfal kollha gew ikkurati b’Orkambi. Kien hemm titjib fl-attivita tal-proteina
tas-CFTR kif imkejla minn tnaqgis fl-ammont ta’ klorur fl-gharaq wara 24 gimgha ta’ kura. Il-pazjenti
bil-fibrozi ¢istika ghandhom livelli gholjin ta’ klorur fl-gharaq minhabba li s-CFTR ma jahdimx kif
suppost. It-twaqgif tal-kura b’Orkambi kkawza biex il-livelli ta’ klorur regghu telghu. It-tkabbir tat-tfal
(imkejjel f'termini tal-indici tal-massa, il-piz u I-gholi tal-gisem) tjieb ukoll.

X’inhuma r-riskji asso¢jati ma’ Orkambi?

L-effetti sekondarji I-aktar komuni b’Orkambi (li jistghu jaffettwaw aktar minn persuna 1 minn kull 10)
huma dispnea (qtugh ta’ nifs), dijarea u nawsja (thossok ma tiflahx). L-effetti sekondarji serji jinkludu
problemi fil-fwied bhal livelli gholjin ta’ enzimi fil-fwied, epatite kolestatika (I-akkumulu ta’ bili li jwassal
ghal infammazzjoni tal-fwied) u encefalopatija epatika (marda tal-mohh ikkawzata minn problemi fil-
fwied). B’kollox, dawn I-effetti sekondarji serji sehhew f'aktar minn persuna 1 minn kull 200 waqt I-istudji
klinici.

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji kollha rrappurtati b’Orkambi, ara I-fuljett ta’ taghrif.

Ghaliex Orkambi huwa awtorizzat fl-UE?

Orkambi ntwera li jtejjeb il-funzjoni tal-pulmun u I-ventilazzjoni tal-pulmun f'pazjenti b’fibrozi cCistika
minn 6 snin ‘il fug. L-effetti ta’ Orkambi fi tfal li ghandhom bejn sentejn u 5snin kienu kkunsidrati li
huma simili ghal dawk fi tfal akbar fl-eta u se jitwettaq studju fit-tul biex dan jigi kkonfermat.

L-effetti ta’ benefi¢¢ju ta’ Orkambi kienu ingas minn dawk mistennija ghal medicina li tikkura I-
mekkanizmu tal-mard minflok is-sintomi tieghu. Madankollu, peress li fibrozi Cistika kkawzata mill-
mutazzjoni F508del hija partikolarment severa, |-effetti osservati gew ikkunsidrati klinikament rilevanti
ghal pazjenti minghajr ebda ghazla alternattiva ohra. L-effetti sekondarji ta’ Orkambi princ¢ipalment
affettwaw il-musrana u t-tehid tan-nifs u generalment tgiesu bhala hfief ghal moderati u maniggabbli.
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L-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ddecidiet li I-beneficc¢ji ta’” Orkambi huma akbar mir-riskji tieghu u
rrakkomandat li jkun approvat ghall-uzu fl-UE.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’
Orkambi?

Il-kumpanija li tgieghed Orkambi fis-suq hija mehtiega li twettaq studju ta’ 5 snin f'pazjenti b'fibrozi
cistika sabiex jigu evalwati |-effetti fit-tul tal-medicina. Jinhtieg ukoll studju iehor fit-tul fit-tfal ta’ bejn
sentejn u 5 snin b'fibrozi cistika biex jitgabblu dawk li ghandhom il-mutazzjoni F508del fil-gene CFTR u
huma kkurati b'Orkambi ma’ dawk li ma gewx ikkurati b’Orkambi. L-istudju ghandu jevalwa kif il-
marda tipprogressa fiz-zewg gruppi ta’ tfal.

Ir-rakkomandazzjonijiet u I-prekawzjonijiet li ghandhom jigu segwiti mill-professjonisti fil-qasam tal-
kura tas-sahha u mill-pazjenti ghal uzu sigur u effettiv ta’ Orkambi gew inkluzi wkoll fis~sommarju tal-
karatteristici tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif.

Bhal fil-kaz tal-medicini kollha, id-data dwar I-uzu ta’ Orkambi hija ssorveljata kontinwament. L-effetti
sekondarji rrappurtati b’Orkambi huma evalwati bir-reqga u kull azzjoni mehtiega hi mehuda biex
tipprotegi lill-pazjenti.

Informazzjoni ohra dwar Orkambi

Orkambi nghata awtorizzazzjoni ghat-tgeghid fis-suqg valida fl-UE kollha fid-19 ta' Novembru 2015.

Aktar informazzjoni dwar Orkambi tinstab fis-sit elettroniku tal-Agenzija:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Orkambi.

Din il-harsa generali giet aggornata |-ahhar f'12-2018.
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