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Orkambi (lumakaftor/ivakaftor)

Prehlad o lieku Orkambi a preco bol povoleny v EU

€o je liek Orkambi a na ¢o sa pouziva?

Orkambi je liek, ktory sa pouziva na lieCbu cystickej fibrézy u pacientov vo veku od jedného roka.
Cysticka fibréza je dedi¢né ochorenie, ktoré tazko postihuje plica, traviaci systém (éreva) a dalsie
organy.

Liek Orkambi sa pouziva u pacientov s genetickou mutaciou (zmenou) nazyvanou mutacia F508del.
Tato mutdacia zasahuje gén pre protein, ktory sa nazyva transmembranovy regulator vodivosti pri
cystickej fibroze (CFTR). Liek Orkambi sa pouziva u pacientov, ktori mutaciu zdedili od obidvoch
rodicov.

Liek Orkambi obsahuje lie¢iva lumakaftor a ivakaftor.
Ako sa liek Orkambi uziva?

Liek Orkambi méze predpisovat iba lekar, ktory ma sklsenosti s lie¢bou cystickej fibrézy.

Liek Orkambi je dostupny vo forme tabliet a granulatu, ktoré sa uzivaju Ustami. Uziva sa kazdych
12 hodin s potravinami obsahujucimi tuk.

Viac informacii o uzivani lieku Orkambi si precitajte v pisomnej informacii pre pouzivatela alebo
kontaktujte svojho lekara alebo lekarnika.

Akym sposobom liek Orkambi Gcinkuje?

Cysticka fibrdéza je zapri¢inend mutaciami génu CFTR. Tento gén vytvara protein CFTR, ktory sa podiela
na regulacii tvorby hlienu a traviacich stiav. Mutécie znizuju mnoZzstvo proteinov CFTR na povrchu
buniek alebo ovplyviiuju spbsob ich ucinku.

Jedno liecCivo lieku Orkambi, lumakaftor, zvySuje mnoZstvo proteinu CFTR na povrchu buniek a druhé
lieCivo, ivakaftor, zvysuje pdsobenie chybného proteinu CFTR. Vdaka tymto uc¢inkom su hlieny
a traviace Stavy redsie.
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Aké prinosy lieku Orkambi boli preukazané v stuadiach?

V dvoch hlavnych studiach, na ktorych sa zUcastnilo 1 108 pacientov s cystickou fibrézou vo veku od
12 rokov, a jednej studii, na ktorej sa zUcastnilo 204 deti vo veku 6 az 11 rokov, sa preukazalo, Ze liek
Orkambi zlepsil funkciu plic. VSetci pacienti mali mutaciu F508del v géne CFTR. V tychto troch
Studiach sa liek Orkambi porovnaval s placebom (zdanlivym liekom), pricom obidva lieky sa pridali

k zvycCajnej lieCbe pacientov.

V dvoch Studiach u pacientov vo veku od 12 rokov bolo hlavné meradlo Gcinnosti zaloZzené na zlepseni
percenta predpokladaného FEV; u pacientov, Co je ukazovatelom toho, ako dobre funguju pltca. Z
vysledkov prvej studie vyplynulo, Ze u pacientov uzivajuci liek Orkambi sa po 24 tyzdnoch liecby
zaznamenalo priemerné zlepSenie FEV; o 2,41 percentualneho bodu viac ako u pacientov, ktori
dostavali placebo, zatial' ¢o v druhej studii to bolo 2,65 percentudlneho bodu. Liecba liekom Orkambi
tiez zniZila pocet exacerbacii (recidiv), ktoré si vyzadovali hospitalizaciu alebo antibioticku liecbu. Pocet

exacerbacii sa v porovnani s placebom celkovo znizil o 39 %.

V Studii u deti vo veku 6 az 11 rokov sa hlavné meradlo Ucinnosti zakladalo na poklese indexu klirensu
pltuc (LCI,,5), Co je ukazovatelom zlepsSenia ventilacie plic. U pacientov lieCenych liekom Orkambi klesol
po 24 tyzdiioch liecby index LCI>;s 0 1,01 v porovnani s narastom o 0,08, ktory sa zaznamenal

u pacientov dostavajucich placebo.

V dalsich studiach sa skimali ucinky lieku Orkambi u deti vo veku od 1 do 5 rokov.

Jedna Studia zahffiala 60 deti vo veku od dvoch do piatich rokov s cystickou fibrézou, ktoré mali
mutaciu F508del v obidvoch képidch génu CFTR. Vsetky deti boli liecené liekom Orkambi. Zaznamenalo
v nej sa zlepsenie aktivity proteinu CFTR, ¢o sa meralo na zaklade znizenia mnozstva chloridu v pote
po 24 tyzdnoch lieCby. U pacientov s cystickou fibrézou sa pozorovala vysoka hladila chloridu v pote v
dosledku toho, Ze CFTR nefungoval spravne. Po zastaveni lieCby liekom Orkambi sa hladiny chloridu v
pote znova zvysili. Lepsie vysledky sa zaznamenali aj pokial' ide o rast deti (merané na zaklade indexu
telesnej hmotnosti, t. j. telesnej hmotnosti a vysky).

Druhé studia zahffiala 46 deti vo veku od 12 do 23 mesiacov s cystickou fibrézou, ktoré mali mutaciu
F508del v obidvoch kdpiach génu CFTR. VSetky deti boli liecené liekom Orkambi. V Studii sa preukazalo
znizenie mnozstva chloridu v pote po 24 tyzdnoch liecby, ¢o bolo porovnatelné s mnozstvom
pozorovanym u starsich deti lieCenych liekom Orkambi v samostatnych Studiach.

Aké rizika sa spajaju s pouzivanim lieku Orkambi?

Zoznam vsetkych vedlajsich ucinkov pozorovanych pri pouzivani lieku Orkambi a zoznam vsetkych
obmedzeni sa nachéadza v pisomnej informacii pre pouzivatela.

Najcastejsie vedlajsie G¢inky lieku Orkambi (ktoré mézu postihnat viac ako 1 osobu z 10) st dyspnoe
(dychavic¢nost), hnacka a nauzea (pocit nevolnosti). K zavaznym vedlajsim G¢inkom (ktoré mézu
postihnat aZ 1 osobu zo 100) patria problémy s pecefiou, napriklad zvy$ena hladina peéefiovych
enzymov, cholestaticka hepatitida (hromadenie ZI¢e vedUlce k zapalu pecene) a hepaticka encefalopatia
(ochorenie mozgu zapricinené problémami s pecenou).

Preco bol liek Orkambi povoleny v EU?

Preukazalo sa, ze liek Orkambi u pacientov s cystickou fibrézou vo veku 6 rokov a starsich zlepsuje
funkciu a ventilaciu pltc. Ucinky lieku Orkambi u deti vo veku od 1 do 5 rokov sa povazovali za
rovnaké, ako sa zaznamenali u starSich deti. Na potvrdenie tychto zisteni sa vykona dlhodoba studia.
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Priaznivy ucinok lieku Orkambi bol mensi, ako sa ocakavalo pre liek, ktory skor lie¢i mechanizmus
ochorenia ako jeho priznaky. KedZe vSak cysticka fibréza zapri¢inend mutaciou F508del je mimoriadne
zavazna, pozorované Ucinky sa povazovali za klinicky vyznamné v pripade pacientov, ktori nemaju
ziadnu inG moznost lie¢by. Vedlajsie Gcinky lieku Orkambi postihovali najma ¢reva a dychanie a
zvycajne sa povazovali za mierne az stredne zavazné a kontrolovatelné.

Eurdpska agentura pre lieky rozhodla, Ze prinosy lieku Orkambi su vacsie ako rizika spojené s jeho
uZivanim, a odporudila udelit povolenie na jeho pouzivanie v EU.

Aké opatrenia sa prijimaju na bezpecné a Gcinné pouzivanie lieku Orkambi?

Spolo¢nost, ktord liek Orkambi uvadza na trh, je povinna uskutoénit dlhodobt $tidiu u deti vo veku od
1 do 5 rokov s cystickou fibrézou, ktoré maju mutéaciu F508del v oboch kdpiach génu CFTR. Cielom
$tudie je zhodnotit, ako sa ochorenie vyvija u deti lie¢enych liekom Orkambi v porovnani s detmi, ktoré
nie su lieéené liekom Orkambi. V ramci tejto Stidie sa bude dalej posudzovat dlhodobd bezpeénost
lieku Orkambi u deti vo veku od 12 do 23 mesiacov.

Na bezpecné a ucinné pouzivanie lieku Orkambi boli do sihrnu charakteristickych vlastnosti lieku
a pisomnej informacie pre pouzivatela zahrnuté aj odporucania a opatrenia, ktoré maju zdravotnicki
pracovnici a pacienti dodrziavat.

Tak ako pri vSetkych liekoch, aj udaje o uzivani lieku Orkambi sa neustale kontroluju. Vedlajsie Gcinky
hlasené pri lieku Orkambi sa dokladne hodnotia a zabezpecuju sa akékolvek nevyhnutné kroky na
ochranu pacientov.

Dalsie informacie o lieku Orkambi

Lieku Orkambi bolo 19. novembra 2015 udelené povolenie na uvedenie na trh platné v celej EU.

Dalsie informécie o lieku Orkambi sa nach&dzaji na webovej strdnke agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/Orkambi.

Posledna aktualizacia tohto suhrnu: 05-2023
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