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Kaftrio (ivakaftor/tezakaftor/elexakaftor)
A Kaftrio-ra vonatkozo attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyodgyszer a Kaftrio és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Kaftrio-t 2 éves és id6sebb betegnél alkalmazzak a cisztas fibrozis kezelésére. Ez egy orokletes
betegség, amely sulyos hatast gyakorol a tlidére, az emésztérendszerre és mas szervekre.

A cisztas fibrozist a ,,cisztas fibrozis transzmembran konduktancia reguldtor” (CFTR) elnevezésl
fehérjét kodold gén kiilénb6zé mutacidi (mddosuldsai) okozhatjék. Ennek a génnek két kopidja van
minden emberben; egy-egy 6roklodik mindkét szll6tél, és a betegség csak akkor alakul ki, ha mindkét
kdépidban mutacidé van jelen.

A Kaftrio-t ivakaftorral kombinacidoban alkalmazzak olyan betegeknél, akiknél a cisztas fibrdzist a
CFTR-gén legaldbb egy F508del mutacidja okozza.

Mivel a cisztas fibrdzis ,ritkdanak” mindsul, ezért a Kaftrio-t 2018. december 14-én ,ritka betegség
elleni gyégyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacio a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gyogyszerekrdl itt taldlhato:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/orphan-designations/eu3182117

A Kaftrio hatdéanyagai az ivakaftor, a tezakaftor és az elexakaftor.
Hogyan kell alkalmazni a Kaftrio-t?

A gyodgyszer csak receptre kaphatd. A Kaftrio-t kizardlag a cisztas fibrozis kezelésében jartas
egészségligyi szakember irhatja fel.

A Kaftrio tabletta és zart tasakban Iév6 granulatum formajaban, mindketto esetén két klilonb6z6
hataserGsségben kaphatd. Az adag és a gydgyszerforma a beteg életkoratdl és testtomegétdl figg. A
Kaftrio-t reggel, zsirtartalmu étellel kell bevenni. Egy kizardlag ivakaftort tartalmazo, masik
gyogyszerrel egyltt alkalmazzak, amelyet este, korllbelill 12 éraval a Kaftrio alkalmazasa utan kell
bevenni.

A Kaftrio és az ivakaftor adagjanak csokkentésére lehet sziikség, ha a beteg egy , k6zepesen erbs vagy
erGs CYP3A-gatldnak” nevezett gyogyszert, példaul bizonyos antibiotikumokat vagy gombas fert6zések
kezelésére szolgald gydgyszereket is szed, mivel ezek befolydsolhatjak a Kaftrio és az ivakaftor
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szervezeten bellli hatasmechanizmusat. Besz{kilt majfunkcioju betegeknél eléfordulhat, hogy a
kezel6orvosnak modositania kell az adagot.

A Kaftrio alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacioért olvassa el a betegtajékoztatdt, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Kaftrio?

A cisztas fibrozist a CFTR-gén mutacioi okozzak. Ez a gén felel6s a CFTR-fehérje termel6déséért, amely
a sejtek felszinén hatva szabdlyozza a nyaktermelést a tiidében és az emészténedvek termelédését a
bélben. A mutacidk csokkentik a sejtek felszinén taldlhaté CFTR-fehérjék szamat, illetve befolyasoljak a
fehérje hatdsmechanizmusat, aminek kovetkeztében a nyak és az emészténedvek tul slrlvé valnak.
Ez elzarodashoz, gyulladashoz, a tlidéfertézések fokozott kockazatdhoz, valamint emésztési
problémakhoz és elégtelen névekedéshez vezet.

A Kaftrio hatdéanyagai kozll kettd, az elexakaftor és a tezakaftor noveli a CFTR-fehérjék szamat a
sejtek felszinén, mig a harmadik hatéanyag, az ivakaftor fokozza a hibas CFTR-fehérje aktivitasat.
Ezen hatasok egylittese a tidében termelt nyak és az emészténedvek slirliségének csdokkenését
eredményezi, ezaltal el0segitve a betegség tlineteinek enyhiilését.

Milyen elonyei voltak a Kaftrio alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Az ivakaftorral egyltt szedett Kaftrio hatdsosan javitotta a tid6funkciét harom f6 vizsgalatban,
amelyekben 12 éves és idGsebb, cisztas fibrézisban szenvedd betegek vettek részt. A hatasossag f6
mutatdja a ppFEV1 volt, ami az a maximalis levegbmennyiség, amelyet a beteg egy masodperc alatt
tud kilélegezni, egy hasonlé jellemzokkel (pl. életkor, magassag és nem) rendelkezd atlagos személy
értékeivel 6sszehasonlitva. Ezekben a vizsgalatokban a betegek olyan kiindulasi értékeket mutattak,
amelyek az egy atlagos egészséges személynél mért ppFEV1-értékeknek csupan 60-68%-at tették ki.

Az els6 vizsgalatban 403 olyan beteg vett részt, akiknél F508del mutacid és egy masik mutacidtipus,
az ugynevezett ,minimalis funkciot biztosité mutacid” allt fenn. 24 hetes kezelés utan a Kaftrio-t és
ivakaftort szedd betegeknél a ppFEV1 atlagosan 13,9 szazalékponttal névekedett, szemben a placebdt
(hatdanyag nélkuli kezelést) kapott betegeknél tapasztalt 0,4 szazalékpontos csGkkenéssel.

A masodik vizsgalatban 107, mindkét szul6t6l F508del mutaciot 6rokolt beteg vett részt. A Kaftrio-t és
ivakaftort szedd betegeknél a ppFEV1 atlagosan 10,4 szazalékponttal névekedett, szemben a csak
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A harmadik vizsgalatban 258 olyan beteg vett részt, akik F508del mutacidt és vagy kapuzasi defektust
(gating) vagy reziduadlis CFTR aktivitast eredményezd mutaciét (két masik tipusi mutacid) hordoztak,
és akik mar ivakaftort (gating mutaciot hordozdé betegek) vagy ivakaftort és tezakaftort (reziduadlis
aktivitast eredményez6 mutaciot hordozd betegek) kaptak. A Kaftrio-t ivakaftorral egyttt szed6
betegeknél a ppFEV1 atlagosan 3,7 szazalékponttal nétt, szemben az ivakaftort 6nmagaban vagy az
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A 24 héten keresztiil végzett Kaftrio-kezelés is atlagosan 10,2 szazalékponttal névelte a ppFEV1
értékét egy negyedik vizsgalatban, amelyben 66, 6 és 12 év kozotti beteg vett részt. Ezek a betegek
mindkét szul6tél F508del mutaciot 6rokoltek, vagy F508del mutacid és ,minimalis funkciot biztosito
mutacid” allt fenn naluk. A vallalat az alacsonyabb adagok e csoportban torténd alkalmazasanak
alatamasztasara is benyujtott bizonyitékokat, amelyek azt mutattadk, hogy a gydgyszer hasonlo
mértékben oszlik el a szervezetben, mint az idésebb gyermeknél és a felndtteknél.

Egy masik vizsgalatban 75, 2 és 5 év kOzotti olyan gyermek vett részt, akik mindkét szul6tél 6rokolték
az F508del mutaciot, vagy F508del mutacio és ,minimalis funkcidt biztosité mutacio” allt fenn naluk.
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Ebben a vizsgalatban a betegek 24 hétig kaptak a Kaftrio granuldtumot, és a gyogyszert nem
hasonlitottak 6ssze mas kezelésekkel. Az eredmények azt mutattak, hogy a Kaftrio granulatummal
végzett kezelés csOkkentette a betegek verejtékében a kloridszintet. A cisztas fibrézisban szenvedd
betegeknél a CFTR-fehérje nem megfelel6 mikédése miatt magas a verejték kloridtartalma, ezért
ennek csokkenése azt jelzi, hogy a gyogyszer hatdsos. A verejték kloridszintjének csokkenése hasonld
volt a korabbi vizsgalatokban az id6sebb betegeknél megfigyelthez.

A Kaftrio hatdsossagat 2 és 5 év kozotti gyermekeknél az arra vonatkozé bizonyitékok is
alatamasztottak, hogy a gyogyszer a fiatalabb gyermekek szervezetében ugyanugy viselkedik, mint az
id6sebb gyermekek és a felnGttek szervezetében.

Milyen kockazatokkal jar a Kaftrio alkalmazasa?

A Kaftrio alkalmazaséval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes felsorolasa
a betegtajékoztatdban taladlhato.

A Kaftrio leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozll tobb mint 1-nél jelentkezhet) a fejfajas, a
hasmenés és a felsd |éguti fert6zés (orr- és torokfert6zés). Borkilutések is el6fordulhatnak, amelyek
idénként sulyosak is lehetnek.

Miért engedélyezték a Kaftrio forgalomba hozatalat az EU-ban?

A Kaftrio hatdsos olyan, cisztas fibrézisban szenvedd betegek kezelésében, akiknél a CFTR-gén
legalabb egy F508del mutaciot hordoz. Ezeknek a betegeknek az esetében nagymeértékd, kielégitetlen
gyogyszerigény all fenn. Ami a biztonsagossagot illeti, a Kaftrio jol toleralhaténak bizonyult. Az Eurdpai
Gydbgyszeriigynokség megallapitotta, hogy a Kaftrio alkalmazasanak elényei meghaladjak a
kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Kaftrio biztonsagos és hatékony
alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Kaftrio-t forgalmazé vallalat terhes nékre is kiterjedd vizsgalatot fog végezni a Kaftrio hosszu tavua
biztonsagossagara vonatkozodan. A vallalat egy betegregiszter alapu vizsgalatot is el fog végezni, hogy
adatokat szolgaltasson a Kaftrio hosszu tavu hatdsossagardl az egyik szll6tél szarmazd F508del
mutaciot hordozo 2 és 5 éves kor kozotti gyermekeknél.

A Kaftrio biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a betegek
altal kévetendd ajanlasok és dvintézkedések szintén feltlintetésre kerliltek az alkalmazasi elGirasban és
a betegtajékoztatdban.

A Kaftrio alkalmazasaval kapcsolatban felmertl6 informacidkat - hasonléan minden mas gyogyszerhez
- folyamatosan figyelemmel kisérik. A Kaftrio alkalmazasaval dsszefliggésben jelentett
mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges
intézkedéseket meghozzak.

A Kaftrio-val kapcsolatos egyéb informacio

2020. augusztus 21-én a Kaftrio az Eurdpai Uni6 egész terliletére érvényes forgalombahozatali
engedélyt kapott.

A Kaftrio-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszeriigynokség honlapjan talalhato:
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/kaftrio

Az attekintés utolso aktualizdlasa: 10-2023.
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