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Alyftrek (deutivacaftor/tezacaftor/vanzacaftor)
Prezentare generala a Alyftrek si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Alyftrek si pentru ce se utilizeaza?

Alyftrek este un medicament care se utilizeaza la persoanele cu varsta de 6 ani si peste pentru tratarea
fibrozei chistice, o boald ereditara cu efecte severe asupra plamanilor, a sistemului digestiv si a altor
organe.

Fibroza chistica poate fi cauzata de diverse mutatii (modificari) ale genei care contine instructiuni
pentru producerea unei proteine numite ,regulator de conductanta transmembranara al fibrozei
chistice” (CFTR).

Mutatiile genei CFTR sunt grupate in cinci clase diferite (clasele I-V) in functie de problemele pe care le
cauzeaza in producerea proteinei CFTR. Alyftrek se utilizeaza la persoanele la care fibroza chistica este
cauzata de cel putin o mutatie care nu este o mutatie din clasa I. Mutatiile din clasa I sunt mutatii care
nu determina producerea niciunei proteine CFTR.

Fibroza chistica este rara, iar Alyftrek a fost desemnat ,medicament orfan” (medicament utilizat in boli
rare) la 12 noiembrie 2021. Mai multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se pot gasi
pe site-ul EMA.

Alyftrek contine substantele active deutivacaftor, tezacaftor si vanzacaftor.

Cum se utilizeaza Alyftrek?

Alyftrek se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala. Medicamentul poate fi prescris numai
de cadre medicale cu experienta in tratamentul fibrozei chistice.

Alyftrek este disponibil sub forma de comprimate administrate pe cale orald o data pe zi cu alimente
care contin grasime. Doza depinde de greutatea pacientului. Poate fi necesara reducerea dozei de
Alyftrek dacd pacientul ia si un tip de medicament numit ,inhibitor moderat sau puternic al CYP3A”,
cum ar fi anumite antibiotice sau medicamente pentru infectii fungice, deoarece acestea pot afecta
modul in care Alyftrek actioneaza in organism.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Alyftrek, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.
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Cum actioneaza Alyftrek?

Fibroza chistica este cauzata de mutatii ale genei CFTR. Aceasta gena determina productia proteinei
CFTR, care actioneaza la suprafata celulelor pentru a regla productia de mucus in plamani si de sucuri
gastrice in intestin. Mutatiile reduc numarul de proteine CFTR de pe suprafata celulelor sau afecteaza
functionarea proteinei, ducand la ingrosarea mucusului si sucurilor gastrice, ceea ce duce la blocaje,
inflamatii, risc marit de infectii pulmonare si digestie si crestere deficitara.

Doua dintre substantele active din Alyftrek, vanzacaftorul si tezacaftorul, maresc numarul de proteine
CFTR de pe suprafata celulelor, in timp ce celalalt, deutivacaftorul, imbunatateste activitatea proteinei
CFTR defecte. Aceste actiuni se combina pentru a subtia mucusul pulmonar si sucurile gastrice, ajuténd
astfel la ameliorarea simptomelor bolii.

Ce beneficii a prezentat Alyftrek pe parcursul studiilor?

In doua studii principale efectuate la persoane cu varsta de cel putin 12 ani cu fibroza chistica, Alyftrek
a fost la fel de eficace ca alt medicament, Kaftrio, in imbunatatirea functiei pulmonare. Kaftrio, care
contine ivacaftor, tezacaftor si elexacaftor, se administreaza intotdeauna impreund cu un medicament
care contine numai ivacaftor. Kaftrio se utilizeaza la persoanele cu fibroza chistica cauzata de cel putin
o mutatie care nu este o mutatie din clasa I a genei CFTR.

In ambele studii, participantii cu varsta de peste 12 ani au ficut tratament cu Kaftrio timp de patru
saptamani si apoi fie li s-a administrat Alyftrek, fie au continuat tratamentul cu Kaftrio. Principala
masura a eficacitatii in ambele studii a fost modificarea ppVEF1, care reprezinta cantitatea maxima de
aer pe care o persoana o poate respira intr-o secunda in comparatie cu valorile unei persoane medii cu
caracteristici similare (cum ar fi varsta, inaltimea si sexul). Un ppVEF1 normal este in general aproape
de 100 de puncte procentuale cand plamanii functioneaza normal.

Primul studiu a cuprins 405 participanti cu o mutatie F508del si o mutatie cu ,functie minima”.
Mutatiile cu functie minima nu produc (aproape) nicio proteina CFTR sau o proteina CFTR defecta care
nu este receptiva la modulatorii CFTR. Dupa primele 4 saptamani de tratament cu Kaftrio, pacientii din
studiu au avut un ppVEF1 mediu de 67,1 puncte procentuale. Dupa 24 de saptamani de tratament,
ppVEF1 s-a mentinut atat la participantii carora li s-a administrat Alyftrek, cat si la cei carora li s-a
administrat Kaftrio.

Al doilea studiu a cuprins 573 de participanti cu si fara o mutatie F508del. Pacientii fara o mutatie
F508del au avut cel putin o mutatie care a raspuns la tratamentul cu Kaftrio. Dupa primele

4 saptamani de tratament cu Kaftrio, participantii la studiu au avut o valoare medie a ppVEF1 de
66,8 puncte procentuale. Dupa 24 de saptamani de tratament, ppVEF1 s-a mentinut atat la
participantii carora li s-a administrat Alyftrek, cat si la cei carora li s-a administrat Kaftrio.

Compania a prezentat, de asemenea, date dintr-un studiu care a cuprins 78 de copii cu varste cuprinse
intre 6 si 11 ani cu fibroza chistica cauzata de cel putin o mutatie receptiva la tratamentul cu Kaftrio.
Studiul nu a comparat Alyftrek cu alt medicament sau cu placebo (un preparat inactiv). Datele din
studiu au aratat ca Alyftrek actioneaza in acelasi mod la copiii cu varste cuprinse intre 6 si 11 ani ca si
la copiii mai mari si la adulti. In plus, efectul Alyftrek asupra functiei pulmonare la copiii cu varste
cuprinse intre 6 si 11 ani a fost, in general, concordant cu cel observat la copiii mai mari si la adulti in
cele doua studii principale.

Care sunt riscurile asociate cu Alyftrek?

Pentru lista completa a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Alyftrek, cititi prospectul.
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Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Alyftrek (care pot afecta mai mult de 1 persoana din 10)
sunt dureri de cap si diaree. Unele reactii adverse pot fi grave. Cea mai frecventa reactie adversa
asociata cu Alyftrek (care poate afecta cel mult 1 persoana din 100) este o crestere a enzimelor
hepatice, care poate fi un semn de probleme la ficat.

De ce a fost autorizat Alyftrek in UE?

Alyftrek s-a dovedit cel putin la fel de eficace ca Kaftrio in tratamentul persoanelor cu fibroza chistica.
Profilul de siguranta al Alyftrek este similar cu cel al Kaftrio; nu s-au identificat noi motive de
ingrijorare privind siguranta asociate cu Alyftrek. Datele privind siguranta pe termen lung, in special la
copii, sunt insa limitate. Agentia Europeana pentru Medicamente a hotdrat ca beneficiile Alyftrek sunt
mai mari decat riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Alyftrek?

Compania care comercializeaza Alyftrek va efectua un studiu pe baza unui registru al pacientilor pentru
a furniza date suplimentare privind siguranta si eficacitatea Alyftrek la persoanele cu fibroza chistica
cauzata de cel putin o mutatie care nu este o mutatie din clasa I.

In Rezumatul caracteristicilor produsului si In prospect au fost incluse, de asemenea, recomandari si
masuri de precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Alyftrek, care trebuie respectate de personalul
medical si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Alyftrek sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Alyftrek sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Alyftrek

Mai multe informatii despre Alyftrek se pot gasi pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/alyftrek.
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