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Orkambi (lumakaftor/ivakaftor)
Prehlad o lieku Orkambi a preco bol povoleny v EU

Co je liek Orkambi a na ¢o sa pouziva?

Orkambi je liek, ktory sa pouziva na lieCbu pacientov s cystickou fibrézou vo veku 2 roky a stargich.
Cysticka fibroza je dedi¢né ochorenie, ktoré ma zavazny vplyv na plica a traviaci systém. Ovplyvniuje
bunky, ktoré produkuju hlien a traviace stavy. Pri cystickej fibrdze st sekréty husté a spésobuju
nepriechodnost. Hromadenie hustého lepkavého sekrétu v plticach spdsobuje zapal a dihodobu
infekciu. Zablokovanie vyvodov pankreasu spomaluje travenie potravy v ¢revach a zhorsuje rast.

Liek Orkambi sa pouziva u pacientov s genetickou mutaciou (zmenou) nazyvanou mutacia F508del.
Tato mutacia postihuje gén vytvarajlci protein nazyvany transmembranovy regulator vodivosti pri
cystickej fibréze (CFTR), ktory sa podiela na regulacii produkcie hlienu a traviacich Stiav. Liek Orkambi
sa pouziva u pacientov, ktori mutaciu zdedili od obidvoch rodicov.

Liek Orkambi obsahuje liecCiva lumakaftor a ivakaftor.
Ako sa liek Orkambi uziva?

Liek Orkambi moze predpisovat iba lekar, ktory méa skusenosti s lie¢bou cystickej fibrozy. Liek sa ma
predpisovat iba pacientom, ktori maji potvrdend mutéciu F508del v obidvoch képiach génu CFTR.

Liek Orkambi je dostupny vo forme tabliet a granulatu. Odporucana davka zavisi od veku a hmotnosti
pacienta. Tablety alebo granulaty sa uzivaju kazdych 12 hodin s jedlom obsahujdcim tuky.

Viac informacii o uzivani lieku Orkambi si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Orkambi Gcinkuje?

Cysticku fibrézu sposobuju mutacie génu CFTR. Tento gén vytvara protein CFTR, ktory sa podiela
na regulacii produkcie hlienu a traviacich Stiav. Mutacie znizuji mnozstvo proteinov CFTR na povrchu
buniek alebo ovplyviiuju spdsob ich Gcinku.
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Jedno liecivo lieku Orkambi, lumakaftor, zvysuje mnozstvo proteinov CFTR na povrchu buniek a druhé
lieCivo, ivakaftor, zvySuje aktivitu chybného proteinu CFTR. Vdaka tymto Ucinkom su hlieny a traviace
$tavy redsie.

Aké prinosy lieku Orkambi boli preukazané v studiach?

V dvoch hlavnych studiach, na ktorych sa zucastnilo 1 108 pacientov s cystickou fibr6zou vo veku

12 rokov a starsich, a jednej studii, na ktorej sa ztcastnilo 204 deti vo veku 6 aZ 11 rokov, sa
preukazalo, ze liek Orkambi zlepsil funkciu plic. VSetci pacienti mali mutaciu F508del v géne CFTR. V
tychto $tadiach sa liek Orkambi porovnaval s placebom (zdanlivym liekom), pricom obidva lieky sa
pridali k beznej liecbe pacientov.

V dvoch $tudiach u pacientov vo veku 12 rokov a starsich bolo hlavné meradlo Gcinnosti zalozené

na zlepseni percenta predpokladaného FEV; u pacientov, Co je ukazovatefom toho, ako dobre funguju
plica. Z vysledkov prvej studie vyplynulo, Ze u pacientov uzivajuci liek Orkambi sa po 24 tyzdrfioch
lieCby zaznamenalo priemerné zlepsenie FEV, o 2,41 percentualneho bodu viac ako u pacientov, ktori
dostavali placebo, zatial' ¢o v druhej stadii to bolo 2,65 percentualneho bodu. Liecba liekom Orkambi
tiez znizila pocCet exacerbacii (recidiv), ktoré si vyzadovali hospitalizaciu alebo antibioticku liecbu. Pocet
exacerbacii sa v porovnani s placebom celkovo znizil o 39 %.

V &tadii u deti vo veku 6 az 11 rokov sa hlavné meradlo Uc¢innosti zakladalo na poklese indexu klirensu
pluc (LCI,s), o je ukazovatelom zlepsSenia ventilacie pltuc. U pacientov lieCenych liekom Orkambi klesol
po 24 tyzdnoch lieCby index LCI, 5 o 1,01 v porovnani s narastom o 0,08, ktory sa zaznamenal

u pacientov dostavajucich placebo.

Do dalsej studie bolo zapojenych 60 deti vo veku od 2 do 5 rokov s cystickou fibrézou a s mutaciou
F508del v géne CFTR . VSetky deti boli liecené liekom Orkambi. Zaznamenalo v nej sa zlepsenie
aktivity proteinu CFTR, ¢o sa meralo na zaklade znizenia mnozstva chloridu v pote po 24 tyzdnoch
liecby. U pacientov s cystickou fibrézou sa pozorovala vysoka hladila chloridu v pote v désledku toho,
ze CFTR nefungoval spravne. Po zastaveni lieCby liekom Orkambi sa hladiny chloridu v pote znova
zvysili. Lepsie vysledky sa zaznamenali aj pokial ide o rast deti (merané na zdklade idexu telesnej
hmotnosti, t. j. vahy a vysky).

Akeé rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Orkambi?

Najcastejsie vedlajsie G¢inky lieku Orkambi (ktoré m6Zu postihndt viac ako 1 osobu z 10) st dyspnoe
(dychaviénost), hnacka a nauzea (pocit nevolnosti). K zavaznym vedlaj$im G¢inkom patria problémy

s pecenou, ako je zvysSena hladina peceniovych enzymov, cholestatickd hepatitida (hromadenie zI¢e
veduce k zapalu pecene) a hepaticka encefalopatia (ochorenie mozgu zapric¢inené problémami

s pecenou). Celkovo sa tieto zavazné vedlajsie ucinky pocas klinickych Studii vyskytli v pripade viac ako 1
osoby z 200.

Zoznam vsetkych vedlajsich uc¢inkov pozorovanych pri pouzivani lieku Orkambi a obmedzeni sa nachadza
v pisomnej informécii pre pouzivatela.

Preco bol liek Orkambi povoleny v EU?

Preukazalo sa, Ze liek Orkambi u pacientov s cystickou fibrézou vo veku 6 rokov a starsich zlepSuje
funkciu a ventilaciu pltc. Ucinky lieku Orkambi u deti vo veku od 2 do 5 rokov sa povazovali za
rovnaké, ako sa zaznamenali u starSich deti. Na potvrdenie tychto zisteni sa vykona dlhodoba Studia.

Priaznivy ucinok lieku Orkambi bol mensi, ako sa oCakavalo v pripade lieku, ktory skor lieci
mechanizmus ochorenia ako jeho priznaky. KedZe vSak cysticka fibréza zapri¢inena mutaciou F508del
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je mimoriadne zdvazna, pozorované Ucinky sa povazovali za klinicky vyznamné v pripade pacientov,
ktori nemaju k dispozicii ziadnu ini moznost lie¢by. Vedlajsie G¢inky lieku Orkambi postihovali najmé
¢reva a dychanie a zvycajne sa povazovali za mierne az stredne zavazné a kontrolovatelné.

Eurdpska agentura pre lieky rozhodla, Ze prinosy lieku Orkambi su vacsie ako rizika spojené s jeho
uZzivanim, a odporucila udelit povolenie na jeho pouzivanie v EU.

Aké opatrenia sa prijimaji na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Orkambi?

Pozaduje sa, aby spolo¢nost, ktorad uvadza liek Orkambi na trh, vykonala u pacientov s cystickou
fibrézou 5-roénu $tudiu s ciefom vyhodnotit dlhodobé Udinky lieku. PoZaduje sa tieZ vykonanie dalsej
dlhodobej studie u deti vo veku od 2 do 5 rokov s cystickou fibrézou, aby sa mohli porovnat deti, ktoré
maja mutéaciu F508del v géne CFTR a su lie¢ené liekom Orkambi, s detmi, ktoré neboli lie¢ené liekom
Orkambi. Cielom $tudie je vyhodnotit progresiu ochorenia v tychto dvoch skupinach deti.

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Orkambi boli do stihrnu charakteristickych viastnosti lieku
a pisomnej informécie pre pouZivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maja zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj Udaje o uzivani lieku Orkambi sa neustale kontroluju. Vedlajsie ucinky
hlasené pri lieku Orkambi sa dékladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky na
ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Orkambi

Lieku Orkambi bolo dria 19. novembra 2015 udelené povolenie na uvedenie na trh platné v celej EU.

Dalsie informécie o lieku Orkambi sa nachadzajl na webovej stranke agenttry:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Orkambi.

Poslednéa aktualizacia tohto sthrnu: 12-2018
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