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Alyftrek (deutivakaftor / tezakaftor / vanzakaftor)

Az Alyftrek-re vonatkozd attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyogyszer az Alyftrek és milyen betegségek esetén
alkalmazhatoé?

Az Alyftrek-et 6 éves és idGsebb személyeknél alkalmazzék a cisztas fibrozis kezelésére. Ez egy olyan
orokletes betegség, amely sulyos hatast gyakorol a tlidére, az emésztérendszerre és egyéb szervekre.

A cisztas fibrozist a ,cisztas fibrdzis transzmembran konduktancia regulator” (CFTR) nev(i fehérje
elGallitdsahoz sziikséges utasitasokat tartalmazd gén kiilénb6zé mutacidi (valtozasai) okozhatjak.

A CFTR gén mutécioit a CFTR fehérje el6allitasa soran altaluk okozott problémak alapjan o6t kilénb6z6
osztalyba (I-V. osztdly) csoportositjak. Az Alyftrek-et olyan személyeknél alkalmazzak, akiknek a
cisztas fibrdzisat legalabb egy olyan mutacié okozza, amely nem I. osztalyd mutacid. Az I. osztalyu
mutaciok olyan mutacidk, amelyek kévetkeztében nem termelédik CFTR fehérije.

A cisztas fibrozis ritka, ezért az Alyftrek-et 2021. november 12-én ,ritka betegség elleni gydgyszerré”
(orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacio a ritka betegség elleni (orphan) statusszal rendelkez6
gyogyszerekrdl az EMA honlapjan talalhaté.

Az Alyftrek hatéanyagai a deutivakaftor, a tezakaftor és a vanzakaftor.

Hogyan kell alkalmazni az Alyftrek-et?

Az Alyftrek csak receptre kaphatd. A gydégyszert kizardlag a cisztas fibrdzis kezelésében tapasztalattal
rendelkez6 egészségligyi szakember irhatja fel.

Az Alyftrek tabletta formajaban kaphatd, amelyet szajon at, naponta egyszer, zsirtartalmu étellel
egyutt kell bevenni. Az adag a beteg testtomegétdl fiigg. Az Alyftrek adagjat esetleg csékkenteni kell,
ha a beteg egy ,k6zepesen er6s vagy erds CYP3A inhibitor” gydgyszert, példaul bizonyos
antibiotikumokat vagy gombas fert6zések kezelésére szolgald gyogyszereket is szed, mivel ezek
befolyasolhatjak az Alyftrek hatasat a szervezetben.

Az Alyftrek alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtdjékoztatdt, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyodgyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat az Alyftrek?

A cisztas fibrozist a CFTR-gén mutdacioi okozzak. Ez a gén felelés a CFTR-fehérje termel6déséért, amely
a sejtek felszinén hatva szabalyozza a nyaktermelést a tiidében és az emészténedvek termel6dését a
bélben. A mutacidk csokkentik a sejtek felszinén taldlhaté CFTR-fehérjék szamat, illetve befolyasoljak a
fehérje hatdsmechanizmusat, aminek kévetkeztében a nydk és az emészténedvek tul slrlvé valnak.
Ez elzarédashoz, gyulladashoz, a tudéfert6zések fokozott kockazatahoz, valamint emésztési
problémakhoz és elégtelen névekedéshez vezet.

Az Alyftrek hatdéanyagai kozll kettd, a vanzakaftor és a tezakaftor noveli a CFTR fehérjék szamat a
sejtek felszinén, mig a masik hatéanyag, a deuivakaftor javitja a hibas CFTR fehérje aktivitasat. Ezen
hatasok egylttese a tlid6ben termelt nyak és az emészténedvek slir(iségének csokkenését
eredményezi, ezaltal elésegitve a betegség tiineteinek enyhiilését.

Milyen el6nyei voltak az Alyftrek alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Két f6 vizsgalatban, amelyekben 12 éves és idGsebb, cisztas fibrdzisban szenvedo6 betegek vettek
részt, az Alyftrek ugyanolyan hatasosnak bizonyult a tidéfunkcid javitdsaban, mint egy masik
gyogyszer, a Kaftrio. Az ivakaftort, tezakaftort és elexakaftort tartalmazdé Kaftrio-t mindig egy
onmagaban ivakaftort tartalmazé gyogyszerrel egyiitt kell alkalmazni. A Kaftrio-t legalabb egy olyan
mutacio altal okozott cisztas fibrozisban szenvedd személyeknél alkalmazzak, amely nem I. osztalyu
mutdacié a CFTR génben.

A 12 évesnél id6sebb résztvevék mindkét vizsgalatban négy hétig Kaftrio-kezelésben részeslltek, majd
vagy Alyftrek-et kaptak, vagy folytattdk a Kaftrio-kezelést. A hatasossag fé6 mutatéja mindkét
vizsgalatban a ppFEV1 vaéltozasa volt, amely az a maximalis levegémennyiség, amelyet a beteg egy
masodperc alatt tud kilélegezni, egy hasonlé jellemzdkkel (pl. életkor, magassag és nem) rendelkez6
atlagos személy értékeivel 6sszehasonlitva. A normal ppFEV1 jellemz6en megkdzeliti a 100
szazalékpontot, ha a tiidé megfeleléen mikodik.

Az elsé vizsgalatban 405 résztvevl vett részt, akiknél F508del mutéaciod és ,minimalis funkcidt biztosito
mutacidé” allt fenn. A minimalis funkciés mutacidk kdvetkeztében (szinte) nincs CFTR-fehérje, illetve
olyan hibas CFTR-fehérje keletkezik, amely nem reagal a CFTR-modulatorokra. A Kaftrio-val végzett
kezelés elsd 4 hetét kévetben a vizsgalatban részt vevd betegek atlagos ppFEV1 értéke 67,1
szdazalékpont volt. 24 hetes kezelést kovetéen a ppFEV1 érték az Alyftrek-kel és a Kaftrio-val kezelt
betegeknél egyarant fennmaradt.

A masodik vizsgalatban 573, F508del mutaciot mutatd vagy azzal nem rendelkezd résztvevd vett részt.
Az F508del mutacioval nem rendelkez6k legaldbb egy olyan mutacidval rendelkeztek, amely reagalt a
Kaftrio-val végzett kezelésre. A Kaftrio-val végzett kezelés els6 4 hetét kovetden a vizsgalat
résztvevolinek atlagos ppFEV1 értéke 66,8 szazalékpont volt. 24 hetes kezelést kdvetben a ppFEV1
érték az Alyftrek-kel és a Kaftrio-val kezelt betegeknél egyarant fennmaradt.

A vallalat egy olyan vizsgalatbdl szarmazo adatokat is benyujtott, amelyben 78, 6 és 11 év kozotti,
legalabb egy, a Kaftrio-kezelésre reagalé mutacid altal okozott cisztas fibrézisban szenved6 gyermek
vett részt. A vizsgalatban az Alyftrek-et nem hasonlitottak 6ssze mas gydgyszerrel vagy placebdval
(hatéanyag nélkiili kezelés). A vizsgalatbdl szarmazd adatok azt mutatték, hogy az Alyftrek ugyanugy
fejti ki hatasat a 6-11 éves gyermekeknél, mint az idésebb gyermekeknél és felnétteknél. Ezenfellil az
Alyftrek tlid6funkcidra gyakorolt hatdsa 6 és 11 év kozotti gyermekeknél altalaban 6sszhangban allt a
két f6 vizsgalatban az id6sebb gyermekeknél és a felnGtteknél tapasztalttal.
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Milyen kockazatokkal jar az Alyftrek alkalmazasa?

Az Alyftrek alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

Az Alyftrek leggyakoribb mellékhatdsai (10 beteg koézil tobb mint 1-nél jelentkezhet) a fejfajas és a
hasmenés. Egyes mellékhatasok sulyosak lehetnek. Az Alyftrek leggyakoribb mellékhatasai (100 beteg
kozll legfeljebb 1-nél jelentkezhet) a majenzimek szintjének emelkedése, amely majproblémak jele
lehet.

Miért engedélyezték az Alyftrek forgalomba hozatalat az EU-ban?

A cisztas fibrdzisban szenvedd betegek kezelésében az Alyftrek legalabb olyan hatékonynak bizonyult,
mint a Kaftrio. Az Alyftrek biztonsagossagi profilja hasonlé a Kaftrio biztonsagossagi profiljahoz; az
Alyftrek-kel kapcsolatban nem azonositottak Uj biztonsagossagi aggalyokat. A hosszl tavu
biztonsagossagra vonatkozdan azonban korlatozott adatok alinak rendelkezésre, klilonésen gyermekek
esetében. Az Eurdpai Gydgyszeriigynokség megallapitotta, hogy az Alyftrek alkalmazasanak elényei
meghaladjak annak kockazatait, ezért alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban az Alyftrek biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

Az Alyftrek-et forgalmazé vallalat egy betegregiszter alapu vizsgalatot fog végezni, hogy tovabbi
adatokat szolgaltasson az Alyftrek biztonsagossagarol és hatasossagardl a legalabb egy, I. osztalyu
mutacionak nem minésilé mutacié altal okozott cisztas fibrézisban szenvedd betegeknél.

Az Alyftrek biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és ovintézkedések szintén feltlintetésre kertlltek az alkalmazasi
elGirasban és a betegtajékoztatoban.

Az Alyftrek alkalmazasaval kapcsolatban felmer(lé informacidkat - hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Alyftrek alkalmazasaval 0sszefiiggésben jelentett
feltételezett mellékhatédsokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében
a szlikséges intézkedéseket meghozzak.

Az Alyftrek-kel kapcsolatos egyéb informacio

Az Alyftrek-kel kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszerligyntkség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/alyftrek.
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