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Az Orkambi-ra vonatkozé attekintés és az EU-ban valé engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyodgyszer az Orkambi és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

Az Orkambi 1 éves és id6sebb betegeknél a cisztikus fibrézis kezelésére alkalmazott gydgyszer. A
cisztikus fibrdzis egy orokletes betegség, amely sulyos hatassal van a tidékre, az emészt6rendszerre
(a belekre) és egyéb szervekre.

Az Orkambi-t olyan betegeknél alkalmazzak, akiknél az F508del mutacionak nevezett genetikai
mutacid (valtozas) all fenn. Ez a mutacid a cisztikus fibrozis transzmembran konduktancia regulator
(CFTR) nevli fehérjét kddold gént érinti. Az Orkambi-t olyan betegeknél alkalmazzak, akik mindkét
szUl6t6l 6rokolték a mutaciot.

Az Orkambi hatdéanyagai a lumakaftor és az ivakaftor.

Hogyan kell alkalmazni az Orkambi-t?

Az Orkambi-t kizardlag a cisztikus fibrozis kezelésében jartas orvos irhatja fel.

Az Orkambi tabletta és szajon at alkalmazandd granulatum formajaban keril forgalomba. A gydgyszert
12 déranként, zsirtartalmu étellel egyttt kell bevenni.

Az Orkambi alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezel6orvosat vagy gyodgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat az Orkambi?

A cisztikus fibrozist a CFTR gén mutacioi okozzak. Ez a gén termeli a CFTR fehérjét, amely szerepet
jatszik a nyak és az emészténedvek termelésének szabalyozasaban. A mutaciok csokkentik a CFTR
fehérje mennyiségét a sejtek felszinén, vagy befolyasoljak a fehérje miikodését.

Az Orkambi egyik hatéanyaga, a lumakaftor néveli a CFTR fehérje mennyiségét a sejteken, a masik
hatdanyag, az ivakaftor pedig fokozza a kdros CFTR fehérje aktivitasat. Ezek hatasara csokken a nyak
és az emészténedvek slirlisége.
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Milyen el6nyei voltak az Orkambi alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Két f6 vizsgalat, amelyekbe 6sszesen 1108, 12 éves és iddsebb, cisztikus fibrézisban szenvedd beteget
vontak be, valamint egy 204, 6 és 12 év kozotti életkord gyermek részvételével elvégzett vizsgalat
megallapitotta, hogy az Orkambi javitja a tiid6 m(ikodését. Mindegyik betegnél jelen volt az F508del
mutdacié a CFTR génben. E harom vizsgalatban az Orkambi-t placebodval (hatéanyag nélkuli kezeléssel)
hasonlitottak 6ssze, mindkettot a betegeknél szokasosan alkalmazott terdpia mellett adva.

A 12 éves és idGsebb betegek korében végzett két vizsgalatban a hatasossag f6 mutatdja a vart FEV;
szdazalékos értékének javulasan alapult, amely azt mutatja, mennyire mikédik joél a tlid6. Az elsé
vizsgalat eredményei azt mutattak, hogy 24 hetes kezelést kévetéen az Orkambi-t szed6 betegeknél a
FEV, atlagos javuldsa 2,41 szazalékponttal nagyobb mérték(i volt, mint a placebdt szed6 betegeknél; a
masodik vizsgalatban ez az érték 2,65 volt. Az Orkambi-terapia tovabba cstkkentette a kérhazi
beutaldst vagy antibiotikum-kezelést igényld felldngoldsok (exacerbacidk) szamat. Osszességében a
fellangolasok szama 39%-kal csokkent a placebdhoz képest.

A 6 és 12 év kozotti gyermekek részvételével végzett vizsgalatban a hatasossag f6 mutatdja a ttido
atlégzésének javuladsat jelz6 pulmonadlis clearance indexben (LCI,,s) bekdvetkezett cskkenés volt.

24 hetes kezelést kovetéen az LCI, s 1,01 szazalékponttal csokkent az Orkambi-val kezelt betegeknél,
szemben a placebdval kezelt betegeknél megfigyelt 0,08 szdzalékpontos névekedéssel.

Tovabbi vizsgalatokban az Orkambi hatdsat 1-5 éves gyermekeknél tanulmanyoztak.

Az egyik vizsgalatban 60 olyan, 2 és 5 év kozo6tti, cisztikus fibrozisban szenved6 gyermek vett részt,
Orkambi-val kezeltek. Javulas kovetkezett be a CFTR fehérje aktivitdsaban, amit a 24 hetes kezelést
kévetden a verejtékben mért klorid mennyiségének csokkenésével mértek. A cisztikus fibrézisban
szenved6 betegeknél a CFTR nem medfelel6 m(ikodése miatt magas a verejték kloridszintje. Az
Orkambi-kezelés ledllitdsa a kloridszint Ujbdli névekedését okozta. A gyermekek (a testtomegindex, a
testtémeg és a magassag alapjan mért) névekedése szintén javult.

Egy masodik vizsgdlatban 46, 12 és 23 hdnapos kozotti, cisztikus fibrézisban szenved6 olyan gyermek
gyermeket az Orkambi-val kezeltek. A vizsgdlat azt mutatta, hogy 24 hetes kezelést kévetéen
csOkkent a verejtékben lévo klorid mennyisége, ami 6sszehasonlithato volt a kiilon-kalén lefolytatott
vizsgalatokban Orkambi-val kezelt id6sebb gyermekeknél tapasztalttal.

Milyen kockazatokkal jar az Orkambi alkalmazasa?

Az Orkambi alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatoban talalhato.

Az Orkambi leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozlil tobb mint 1-nél jelentkezhet) a Iégszomj, a
hasmenés és a hanyinger. A stlyos mellékhatasok (100 beteg kozll legfeljebb 1-nél jelentkezhet) kozé
tartoznak a majproblémak, példaul a majenzimek emelkedett szintje, a kolesztatikus hepatitisz (az epe
felhalmozddasa, ami a maj gyulladasahoz vezet) és a hepatikus enkefalopatia (majproblémak altal
okozott agyi betegség).

Miért engedélyezték az Orkambi forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az Orkambi a 6 éves és idGsebb, cisztikus fibrézisban szenvedd betegeknél igazoltan javitja a tid6
mikodését és atlégzését. A 2 és 5 év kozotti gyermekeknél az Orkambi hatasait hasonlénak
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tekintették az idésebb gyermekeknél tapasztalt hatdsokkal, és ennek igazoldsara hosszu tavu
vizsgalatot fognak végezni.

Az Orkambi jotékony hatdsai a vartnal kisebb mérték(iek voltak egy olyan gydgyszerhez képest, amely
a betegség mechanizmusat, nem pedig annak tlineteit kezeli. Mivel azonban az F508del mutacid altal
okozott cisztikus fibrdzis kilénosen sulyos betegség, a megdfigyelt hatasokat klinikailag relevansnak
itélték az olyan betegek esetében, akik szamara nem all rendelkezésre mas kezelési lehet6ség. Az
Orkambi mellékhatasai féként a beleket és a Iégzést érintették, és azokat altalaban enyhének vagy
mérsékeltnek, tovabba kezelhetonek tartottak.

Az Eurdpai Gydgyszeriigynokség megallapitotta, hogy az Orkambi alkalmazasanak elényei
meghaladjak a kockazatokat, ezért a gyogyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhetd.

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

Az Orkambi-t forgalmazo vallalatnak hossz( tavu vizsgalatot kell végeznie olyan 1 és 5 éves életkor
kozotti, cisztikus fibrézisban szenved6 gyermekeknél, akiknél az F508del mutaciot a CFTR gén mindkét
kdpidja hordozza. A vizsgalat célja a betegség sulyosbodasanak értékelése az Orkambi-val kezelt
gyermekeknél, 6sszehasonlitva a nem az Orkambi-val kezelt gyermekeknél tapasztaltakkal. E vizsgalat
részeként tovabb fogjak vizsgalni az Orkambi hosszU tavu biztonsagossagat 12 és 23 hdnapos életkor
kozotti gyermekeknél.

Az Orkambi biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kovetend6 ajanlasok és dvintézkedések szintén feltiintetésre keriltek az alkalmazasi
el6irasban és a betegtajékoztatéban.

Az Orkambi alkalmazasaval kapcsolatban felmertl6 informacidkat - hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. Az Orkambi alkalmazasaval 6sszefiiggésben
jelentett mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a
szlikséges intézkedéseket meghozzak.

Az Orkambi-val kapcsolatos egyéb informacio

2015. november 19-én az Orkambi az Eurdpai Uni6 egész teriiletére érvényes forgalombahozatali
engedélyt kapott.

Az Orkambi-val kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszerligyntkség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Orkambi.

Az attekintés utols6 aktualizdlasa: 05-2023.
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