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Alyftrek (deutivakaftor/tezakaftor/vanzakaftor)

Sammanfattning av Alyftrek och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Alyftrek och vad anvands det for?

Alyftrek &r ett lakemedel som ges till personer som &r 6 ar eller &ldre for att behandla cystisk fibros, en
arftlig sjukdom som har allvarliga effekter pd lungorna, matsmaltningssystemet och andra organ.

Cystisk fibros kan orsakas av olika mutationer (férdndringar) i en gen som innehaller instruktioner for
att tillverka proteinet CFTR (“cystic fibrosis transmembrane conductance regulator”).

Mutationer i CFTR-genen grupperas i fem olika klasser (klass I till klass V) utifrén deras paverkan pa
tillverkningen av CFTR-proteinet. Alyftrek ges till personer med cystisk fibros vars sjukdom orsakas av
minst en icke-klass I-mutation. Klass I-mutationer leder till att inget CFTR-protein bildas.

Cystisk fibros ar sallsynt och Alyftrek klassificerades som sarlakemedel (ett Idkemedel som anvands vid
sdllsynta sjukdomar) den 12 november 2021. Mer information om klassificeringen som sarldkemedel
finns p& EMA:s webbplats.

Alyftrek innehaller de aktiva substanserna deutivakaftor, tezakaftor och vanzakaftor.

Hur anvands Alyftrek?

Alyftrek &r receptbelagt. Det ska endast forskrivas av hélso- och sjukvardspersonal med erfarenhet av
att behandla cystisk fibros.

Alyftrek finns som tabletter som tas genom munnen en gdng om dagen tillsammans med livsmedel
som innehdller fett. Dosen beror pa patientens kroppsvikt. Dosen av Alyftrek kan behéva minskas om
patienten samtidigt tar en typ av ldkemedel som benamns "mattliga eller starka CYP3A-hammare”, till
exempel vissa former av antibiotika eller lskemedel mot svampinfektioner, eftersom de kan paverka
hur Alyftrek verkar i kroppen.

For mer information om hur du anvander Alyftrek, Ids bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Alyftrek?

Cystisk fibros orsakas av mutationer i CFTR-genen. Denna gen paverkar tillverkningen av CFTR-
protein, som verkar pa cellernas yta for att reglera produktionen av slem i lungorna och magsafter i
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magsacken. Mutationerna minskar mangden CFTR-proteiner pa cellernas yta eller paverkar hur
proteinet verkar, vilket leder till att de utsdndringar som de slem- och magsaftsframstédllande cellerna
bildar blir for tjocka och satter sig i vagen, orsakar inflammation och innebar ékad risk foér
lunginfektioner och problem med matsmaltningen och tillvaxten.

Tva av de aktiva substanserna i Alyftrek, vanzakaftor och tezakaftor, kar antalet CFTR-proteiner pd
cellytan, medan den tredje, deutivakaftor, forbattrar aktiviteten hos det defekta CFTR-proteinet.
Effekterna av detta ar att lungslemmet och magsafterna blir mindre tjocka, vilket hjalper till att lindra
symtomen pa sjukdomen.

Vilka fordelar med Alyftrek har visats i studierna?

Alyftrek var lika effektivt som ett annat lakemedel, Kaftrio, nar det gdllde att férbattra lungfunktionen i
tva huvudstudier pa personer i aldern 12 ar och &ldre med cystisk fibros. Kaftrio, som innehaller
ivakaftor, tezakaftor och elexakaftor, ges alltid tillsammans med ett lakemedel som innehaller enbart
ivakaftor. Kaftrio ges till personer med cystisk fibros orsakad av minst en icke-klass I-mutation i CFTR-
genen.

I bdda studierna fick patienter éver 12 ars alder behandling med Kaftrio i fyra veckor och darefter
antingen Alyftrek eller fortsatt behandling med Kaftrio. Huvudeffektmattet i bada studierna var
férandringen i ppFEV1, som &r den maximala méngd luft som en person kan andas ut p& en sekund
jamfort med varden fran en genomsnittlig person med liknande egenskaper (t.ex. alder, langd och
kon). Normalt ppFEV1 ligger vanligtvis nara 100 procentenheter nar lungorna fungerar som de ska.

I den forsta studien deltog 405 patienter med en F508del-mutation och en
"minimalfunktionsmutation”. Vid minimalfunktionsmutationer bildas (nastan) inget CFTR-protein eller
ett defekt CFTR-protein som inte svarar pa behandling med CFTR-modulatorer. Efter de forsta fyra
veckornas behandling med Kaftrio hade patienterna i studien en genomsnittlig ppFEV1 pd

67,1 procentenheter. Efter 24 veckors behandling konstaterades kvarstdende effekt avseende ppFEV1
bade hos de patienter som fick Alyftrek och hos de patienter som fick Kaftrio.

I den andra studien deltog 573 patienter med och utan F508de/-mutation. De patienter som inte hade
en F508del-mutation hade minst en mutation som svarade pa behandling med Kaftrio. Efter de forsta
fyra veckornas behandling med Kaftrio hade patienterna i studien en genomsnittlig ppFEV1 pd

66,8 procentenheter. Efter 24 veckors behandling konstaterades kvarstdende effekt avseende ppFEV1
bade hos de patienter som fick Alyftrek och hos de patienter som fick Kaftrio.

Foretaget lade ocksd fram data fran en studie pa 78 barn i 8ldern 6-11 8r med cystisk fibros orsakad
av minst en mutation som svarade pa behandling med Kaftrio. I studien jamfordes inte Alyftrek med
ndgot annat lakemedel eller placebo (overksam behandling). Data fran studien visade att Alyftrek
verkar pa samma satt hos barn i aldern 6-11 &r som hos aldre barn och vuxna. Dessutom var
Alyftreks effekt pa lungfunktionen hos barn i 8ldern 6-11 &r generellt sett férenlig med den som sags
hos dldre barn och vuxna i de tva huvudstudierna.

Vilka ar riskerna med Alyftrek?

En fullstandig forteckning éver biverkningar och restriktioner for Alyftrek finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Alyftrek (kan forekomma hos fler an 1 av 10 anvandare)
ar huvudvaérk och diarré. Vissa biverkningar kan vara allvarliga. Den vanligaste allvarliga biverkningen
som orsakas av Alyftrek (kan férekomma hos upp till 1 av 100 anvandare) ar en 6kning av
leverenzymer, vilket kan vara ett tecken pa leverproblem.
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Varfor ar Alyftrek godkant i EU?

Alyftrek visade sig vara minst lika effektivt som Kaftrio for behandling av personer med cystisk fibros.
Alyftreks sakerhetsprofil liknar Kaftrios sakerhetsprofil och inga nya sakerhetsproblem konstaterades
med Alyftrek. Det finns dock begrénsade data om den langsiktiga sékerheten, sarskilt hos barn.
Europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) fann att fordelarna med Alyftrek ar stérre an riskerna och
att Alyftrek kan godkannas for férsaljning i EU.

Vad gors for att garantera sidker och effektiv anvandning av Alyftrek?

Foretaget som marknadsfor Alyftrek kommer att utféra en studie baserad pa ett patientregister for att
tillhandahalla ytterligare data om Alyftreks sikerhet och effekt hos personer med cystisk fibros orsakad
av minst en icke-klass I-mutation.

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Alyftrek har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla l1dkemedel 6évervakas de vetenskapliga uppgifterna for Alyftrek kontinuerligt. Misstankta
biverkningar som har rapporterats for Alyftrek utvdrderas noggrant och nédvéandiga atgérder vidtas for
att skydda patienterna.

Mer information om Alyftrek

Mer information om Alyftrek finns p& EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/alyftrek.
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