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Kalydeco (ivakaftors)
Kalydeco parskats un kapéc tas ir registrétas ES

Kas ir Kalydeco un kapec tas lieto?

Kalydeco ir zales, ko lieto cistiskas fibrozes arstésanai. Cistiska fibroze ir iedzimta slimiba, kas smagi
ietekmé plausas, gremosanas sistému un citus organus.

Kalydeco lieto:

e vienas pasas cistiskas fibrozes arstéSanai pacientiem no viena ménesa vecuma, kuri sver vismaz
3 kg un kuriem ir noteiktas géna mutacijas (izmainas) olbaltumvielai, ko dévé par “cistiskas
fibrozes transmembranas vaditsp€jas regulatoru” (CFTR).

e kopa ar zalem, kas satur tezakaftoru/ivakaftoru, lai arstétu pacientus no sesu gadu vecuma, kuri ir
mantojusi F508del mutaciju CFTR géna no abiem vecakiem vai kuri ir mantojusi F508del mutaciju
no viena vecaka un kuriem ir noteiktas citas mutacijas CFTR géna.

e kopa ar citam zalém, kas satur ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru, lai arstétu pacientus no divu
gadu vecuma, kuriem ir vismaz viena F508del mutacija CFTR géna.

Kalydeco satur aktivo vielu ivakaftoru.
Ka lieto Kalydeco?

Kalydeco var iegadaties tikai pret recepti. Sis zales drikst izrakstit tikai arsts ar pieredzi cistiskas
fibrozes arstésana. Ja pacienta specifiskas mutacijas nav zinamas, tas jaapstiprina, izmantojot
atbilstoSus genétiskos testus.

Plasaka informacija par specifiskam CTFR mutaciju dazadam terapijam ir pieejama zalu lietoSanas
instrukcija. Dazas mutacijas Saja saraksta nav ieklautas, bet tam joprojam var bit atbildes reakcija uz
arstésanu ar Kalydeco. So mutaciju gadijuma arsti var izrakstit Kalydeco kopa ar
ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru, ja sagaidams, ka ieguvumi no arstéSanas parsniegs $o zalu
radtto risku, un cie$a uzraudziba.

Pacientiem ar divam I klases (nulles) mutacijam (mutacijam, par kuram zinams, ka tas nerazo CTFR
olbaltumvielu, un tapéc nav sagaidams, ka tas readés uz arstésanu), nedrikst lietot Kalydeco kopa ar
ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru.
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Kalydeco ir pieejamas ka tabletes un ka granulas maisina, un tam abam ir atskirigs stiprums. Deva un
zalu forma ir atkariga no pacienta vecuma un kermena masas.

Kalydeco deva var but japielago, ja pacients lieto ari zales, ko sauc par “vidé&ji stipru vai stipru CYP3A
inhibitoru”, piemé&ram, noteiktas antibiotikas vai zales pret sénisu infekcijam; bé&rni vecuma no viena
lidz seSiem ménesiem, kuri lieto Sada veida zales, nedrikst lietot Kalydeco.

Deva var bt japielago ari pacientiem, kuri vecaki par seSiem ménesiem un kuriem ir pavajinata aknu
darbiba. Kalydeco nedrikst lietot zidainiem vecuma no viena lidz seSiem ménesiem ar samazinatu aknu
funkciju.

Papildu informaciju par Kalydeco lietoSanu, tostarp informaciju par mutacijam, kas reagé uz arstésanu
ar Kalydeco, skatit zalu lietoSanas instrukcija vai jautat arstam vai farmaceitam.

Ka Kalydeco darbojas?

Cistisko fibrozi izraisa mutacijas CFTR géna. Sis géns razo CFTR olbaltumvielu, kas iedarbojas uz $tnu
virsmas, lai regulétu glotu veidoSanos plausas un gremosanas sulas zarnas. Mutacijas mazina CFTR
olbaltumvielu skaitu uz Slnas virsmas vai ietekmé $is olbaltumvielas darbibas veidu, ka rezultata
glotas un gremosanas sulas ir parak biezas, kas savukart izraisa nosprostosanos, iekaisumu,
paaugstinatu plausu infekciju risku un sliktu gremosSanu un augsanu.

Kalydeco aktiva viela ivakaftors pastiprina bojatas CFTR olbaltumvielas aktivitati. Si iedarbiba
saskidrina glotas un gremosanas sulas, tadéjadi palidzot atvieglot slimibas simptomus.

Kadi Kalydeco ieguvumi atklati petijumos?
Kalydeco vienas pasas

Cetros pamatpétijumos tika pieradits, ka Kalydeco efektivi uzlabo plausu darbibu cistiskas fibrozes
pacientiem, kuriem bija daZzadas mutacijas. Galvenais efektivitates raditajs Sajos pétijumos bija
pacientu FEV:1 uzlabosSanas. FEV1 ir maksimalais gaisa daudzums, ko cilvéks var izelpot viena sekundg,
un tas ir raditajs, cik labi strada plausas. P&tijumos Kalydeco tika salidzinatas ar placebo (fiktivu
arstésanu).

Divos pétijumos bija iesaistiti 219 pacienti ar cistisko fibrozi, kuriem bija G551D mutacija. Viena no
pétijumiem pacienti bija vecaki par 12 gadiem, bet otra tika iesaistiti pacienti vecuma no 6 lidz

11 gadiem. Péc 24 nedélu arstéSanas pacientiem vecuma no 12 gadiem, kuri lietoja Kalydeco, FEV1
uzlabojums bija vidé&ji par 10,6 procentpunktiem lielaks neka pacientiem placebo grupa. Lidzigus
rezultatus novéroja pacientiem vecuma no 6 lidz 11 gadiem, kuriem arstéSana ar Kalydeco radija par
12,5 procentpunktiem lielaku uzlabojumu neka arstésana ar placebo.

Tresaja pétijuma bija iesaistiti 39 pacienti, kuri bija vecaki par seSiem gadiem un kuriem bija cistiska
fibroze ar vairakam citam mutacijam, kas nav G551D. P&c astonu nedélu ilgas arstéSanas pacientiem,
kuri lietoja Kalydeco, FEV1 vid&jais uzlabojums bija par 10,7 procentpunktiem lielaks neka pacientiem,
kuri lietoja placebo.

Ceturtaja péetijuma bija iesaistiti 69 pacienti vecuma no 6 gadiem, kuriem bija cistiska fibroze un
R117H mutacija. Analizéjot pacientu apakskopu vecuma no 18 gadiem, pacientiem, kuri sanéma
Kalydeco, novéroja vidéjo FEV1 uzlabojumu par aptuveni 5 procentpunktiem salidzinajuma ar
pacientiem placebo grupa. Tomér bérniem vecuma no seSiem gadiem netika novérotas nekadas
atskiribas starp placebo un Kalydeco. Pétijuma aplikoja ari hlorida limena izmainas pacientu sviedros.
Visas vecuma grupas pacientiem, kuri lietoja Kalydeco, hlorida Iimenis sviedros samazinajas
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salidzinajuma ar pacientiem placebo grupa. Pacientiem ar cistisko fibrozi ir augsts hlorida limenis
sviedros, jo CFTR nedarbojas pareizi, un hlorida samazinasanas sviedros var liecinat, ka zales
iedarbojas.

Cita pétijuma pétija Kalydeco granulas 34 pacientiem vecuma no diviem lidz pieciem gadiem, kuriem
bija cistiska fibroze sakara ar G551D vai S549N mutaciju. Pétijuma tika konstatéts, ka Kalydeco
granulas izraisa kermena masas pieaugumu un samazina hlorida daudzumu sviedros. Cistiskas fibrozes
pacientiem ir maza kermena masa, jo viniem ir problémas ar partikas sadaliSanos.

Arl Kalydeco granulu pétijuma, kura piedalijas septini bérni vecuma no viena ménesa lidz Cetriem
ménesiem, sesi bérni vecuma no Cetriem ménesiem lidz seSiem ménesiem, 11 bérni vecuma no seSiem
ménesiem lidz 12 ménesiem un 19 bérni vecuma no 12 ménesiem lidz 24 ménesiem, tika uzraditi
pozitivi rezultati attieciba uz hlorida limeni sviedros.

Kalydeco kombinacija ar tezakaftoru/ivakaftoru

Divos pamatpétijumos ar cistiskas fibrozes pacientiem, kuri bija vismaz 12 gadus veci, un viena
pétljuma ar pacientiem vecuma no sesiem lidz 12 gadiem pieradija, ka Kalydeco, lietojot kopa ar
tezakaftoru un ivakaftoru, efektivi uzlabo plausu darbibu.

Pirmaja pétijuma bija iesaistiti 510 cistiskas fibrozes pacienti, kuri bija mantojusi F508de/ mutaciju no
abiem vecakiem. Kalydeco, lietojot kopa ar tezakaftoru/ivakaftoru, salidzinaja ar placebo. Pé&c

24 nedélu ilgas arstésanas pacientiem, kuri lietoja zales, FEV1 bija palielinajies par vidéji

3,4 procentpunktiem, bet pacientiem, kuri sanéma placebo, tas bija samazinajies par

0,6 procentpunktiem.

Otraja pétijuma piedalijas 248 pacienti ar cistisko fibrozi, kuri F508del/ mutaciju bija mantojusi no
viena vecaka un kuriem bija art kada cita CFTR mutacija. Kalydeco un tezakaftora/ivakaftora
kombinaciju salidzinaja ar atseviski lietotu Kalydeco un ar placebo. Plausu darbibu mérija péc

cetram un astonam arstésanas ned€lam. Ar Kalydeco un tezakaftora/ivakaftora kombinaciju
arstétajiem pacientiem FEV1 bija palielinajies par vid&ji 6,5 procentpunktiem salidzinajuma ar

4,4 procentpunktiem pacientiem, kuri lietoja tikai Kalydeco, un samazinajies par 0,3 procentpunktiem
pacientiem, kuri sanéma placebo.

P&tijuma ar pacientiem vecuma no seSiem lidz 12 gadiem tika iesaistiti 69 pacienti, kuri bija mantojusi
F508del mutaciju no abiem vecakiem vai no viena vecaka lidztekus kadai citai mutacijai. PEtijuma
vérteéja plausu slimibu raditaju, ko sauc par plausu klirensa indeksu (LCI). Péc astonu nedéglu ilgas
arstésanas pacientiem, kuri sanéma Kalydeco kopa ar tezakaftoru/ivakaftoru bija mérens LCI
samazinajums, kas var noradit, ka zales iedarbojas.

Kalydeco kombinacija ar ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru

Divos pamatpétijumos ar cistiskas fibrozes pacientiem, kuri bija vismaz seSus gadus veci, pieradija, ka
Kalydeco, lietojot kopa ar ivakaftoru, tezakaftoru un eleksakaftoru, efektivi uzlabo plausu darbibu.
Galvenais efektivitates raditajs bija ppFEV1, kas ir cilvéka FEV: salidzinajuma ar vidusmeéra cilvéku ar
tadam pagam ipasibam (piemé&ram, vecumu, augumu un dzimumu). Sajos pé&tijumos pacientiem
sakotnégji bija vertibas, kas atbilst 60-88,8 % no raditajiem, kas raksturigi veselam vidusméra
cilvEkam.

Pirmaja pétijuma piedalijas 403 pacienti vecuma no 12 gadiem ar F508del mutaciju (kas nav I
kategorijas mutacija) un citu mutacijas veidu, ko dévé par “minimalo funkciju” mutaciju. PEc 24 nedé&|u
ilgas arstésanas pacientiem, kuri lietoja Kalydeco un ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru, ppFEV1 bija
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palielinajies par vid&ji 13,9 procentpunktiem, bet pacientiem, kuri sanéma placebo, tas bija
samazinajies par 0,4 procentpunktiem.

Otraja pétijuma, iesaistot 107 pacientus vecuma no 12 gadiem ar F508de/ mutaciju no abiem
vecakiem, pacientiem, kuri lietoja Kalydeco kombinacija ar ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru,
vidé&jais ppFEV1 pieaugums bija 10,4 procentpunkti, salidzinot ar 0,4 procentpunktu pieaugumu
pacientiem, kuri lietoja Kalydeco kombinacija ar tezakaftoru.

Tresaja pétijuma piedalijas 258 pacienti vecuma no 12 gadiem ar F508del mutaciju un vai nu vartu, vai
atlieku CFTR aktivitates mutaciju (diviem citiem mutaciju veidiem). Pacientiem, kuri lietoja Kalydeco
kopa ar ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru, vidéjais ppFEV1 pieaugums bija 3,7 procentpunkti,
salidzinot ar vidéjo pieaugumu par 0,2 procentpunktiem pacientiem, kuri lietoja tikai Kalydeco vai
Kalydeco un tezakaftora kombinaciju.

Ceturtaja pétijuma bija iesaistiti 66 bérni vecuma no 6 lidz 11 gadiem ar F508del mutaciju no abiem
vecakiem vai F508del mutaciju un “*minimalas funkcijas” mutaciju. Kalydeco ar
ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru netika salidzinatas ar citiem arstésanas veidiem. Pacientiem bija
paaugstinajies ppFEV1 [lmenis un samazinajas hlorida limenis sviedros, Iidzigi ka iepriekS&jos
noveérojumos pieaugusajiem un pusaudziem, kuri lietoja Kalydeco kopa ar
ivakaftoru/tezakaftoru/eleksafaktoru.

Papildu pétijuma piedalijas 75 bérni vecuma no diviem lidz pieciem gadiem ar F508del mutaciju no
abiem vecakiem vai F508del mutaciju un “minimalas funkcijas” mutaciju, kurus arstéja ar Kalydeco
kombinacija ar ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru. Kombinéta arstéSana netika salidzinata ar citiem
arstédanas veidiem. Arstésana ar Kalydeco kopa ar ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru samazinaja
hlorida [imeni pacientu sviedros. Sis sviedru hlorida limena samazinajums bija lidzigs tam, kads
novérots vecakiem pacientiem. Citi dati ar1 liecinaja, ka Sis zales jaunaku bérnu organisma uzvedas
tapat ka gados vecakiem bérniem un pieaugusajiem. Kopuma dati liecina, ka zales bis tikpat efektivas
bérniem vecuma no diviem lidz pieciem gadiem ka vecakiem bérniem.

Cita pétijuma piedalijas 307 pacienti no sesu gadu vecuma, kuriem nebija F508del mutacijas. Siem
pacientiem bija vismaz viena no 18 biezi zinotajam F508del mutacijam, kas, visticamak, reagétu uz
ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru. Saja pétijuma pacienti 24 nedélas sanéma Kalydeco kopa ar
ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru vai placebo. Pacientiem, kuri lietoja Kalydeco kombinaciju,
ppFEV1 bija palielinajies par vid&ji 8,9 procentpunktiem, bet pacientiem, kuri sanéma placebo, tas bija
samazinajies par 0,4 procentpunktiem. Sos rezultatus atbalstija dati no $a pétijuma pagarinajuma par
cetram nedé&lam.

Pamatojosie dati tika ieglti no registra pétijuma, kura piedalijas 422 pacienti, kuriem nebija F508del
mutacijas. Siem pacientiem, pamatojoties uz laboratorijas datiem, bija vismaz viena ne-F508del
mutacija, kas, visticamak, readétu uz ivakaftoru/tezakaftoru/eleksakaftoru. Saja pétijuma tika
pieradits, ka péc vidéji 16 ménesus ilgas arstéSanas pacientiem, kuri lietoja zalu kombinaciju, ppFEV1
bija palielinajies par vide€ji 4,5 procentpunktiem. Zinatniskas literatlras dati no lidzcietigas zalu
lietosanas programmas, kura piedalijas 479 pacienti, kuriem CFTR géna bija vismaz viena I klases
mutacija, liecina par visparéju ppFEV1 uzlaboSanos par aptuveni 7,8 procentpunktiem. Visbeidzot,
laboratorijas dati un papildu dati no publicétas zinatniskas literatiras pamato
ivakaftora/tezakaftora/eleksakaftora lietoSanu pacientiem, kuriem ir vismaz viena I klases mutacija
CFTR géna.
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Kads risks pastav, lietojot Kalydeco?

Pilnu visu blakusparadibu un ierobezojumu sarakstu, lietojot Kalydeco, skatit zalu lietoSanas
instrukcija.

Visbiezakas Kalydeco blakusparadibas (kas var rasties vairak neka 1 no 10 cilvékiem) ir galvassapes,
rikles iekaisums, augséjo elpcelu infekcija (deguna un rikles infekcija), aizlikts deguns, sapes védera,
nazofaringits (deguna un rikles iekaisums), caureja, reibonis, izsitumi, baktérijas krépas un
paaugstinats noteiktu aknu fermentu limenis. Smagas blakusparadibas ir paaugstinats aknu fermentu
limenis, kas var liecinat par aknu bojajumiem, un sapes védera.

Kapéc Kalydeco ir registrétas ES?

Pieradits, ka Kalydeco, lietojot vienas pasas vai kombinacija ar tezakaftoru un ivakaftoru, vai ar
ivakaftoru, tezakaftoru un eleksakaftoru, uzlabo plausu darbibu vai hlorida limeni sviedros pacientiem
ar konkrétam mutacijam CFTR géna. Sim zalém ir pienemams dro$uma profils. Tapéc Eiropas Zaju
agentlra noléma, ka ieguvums, lietojot Kalydeco, parsniedz So zalu radito risku un zales var registrét
lietoSanai ES. Tomér agentira ari noradija, ka dati par So zalu ilgtermina iedarbibu ir ierobezoti un
uznémumam ir janodrosina papildu dati.

Kas tiek darits, lai garantétu drosu un efektivu Kalydeco lietosanu?

Zalu apraksta un lietoSanas instrukcija ietverti ieteikumi un piesardzibas pasakumi, kas jaievéro
veselibas apriipes specialistiem un pacientiem, lai garantétu drosu un efektivu Kalydeco lietosanu.

Tapat ka par visam zalém, dati par Kalydeco lietosanu tiek pastavigi uzraudziti. Zinotas ar Kalydeco
lietoSanu saistitas blakusparadibas tiek ripigi izvértétas, un tiek veikti visi pacientu aizsardzibai
nepiecieSamie pasakumi.

Cita informacija par Kalydeco

Sikaka informacija par Kalydeco ir atrodama adentiras timekla vietné:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/kalydeco.

Sis kopsavilkums pédé&jo reizi atjauninats 2025. gada marta.
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