Orkambi (Lumacaftorum/ Ivacaftorum) terapijas uzsakSanas un atcel§anas Kritériji
cistiskas fibrozes pacientiem

Orkambi ir zales, ko licto cistiskas fibrozes (CF) arstésanai no 2 gadu vecuma pacientiem
ar genétisko mutaciju F508del/F508del.

CF pacientiem ar delF508/delF508 mutaciju ir samazinats CFTR olbaltumvielu kanalu
skaits uz epitélija Stnu virsmas, kas ietekmé& hlora, natrija jonu transportu un tdens izieSanu caur
Sinu membranam.

Orkambi sastava esosa viela lumakaftors palielina CFTR olbaltumvielu kanalu skaitu uz
§tinu virsmas, bet otra aktiva viela ivakaftors palielina So kanalu aktivitati. Rezultata tiek aktivizets
jonu transports caur kanaliem, padarot sekrétus Skidrakus, kas ir galvenais iemesls §i§ slimibas
patogenéze.

Orkambi lietoSana
2-5 gadi:
svars < 14 kg: 100 mg/125 mg granulas 2 x diena p/o
svars > 14 kg: 150 mg/188 mg oralas granulas 2 x diena p/o
6-11 gadi:

2 tabletes 2 x diena p/o (katra tablete satur 100 mg/125 mg, t.i. 200/250 mg reizes deva)
>12 gadi:

2 tabletes 2 x diena (katra tablete satur 200 mg/125 mg, t.i. 400 mg/250 mg reizes deva)
Pieaugusie:

2 tabletes 2 x diena (katra tablete satur 200 mg/125 mg. t.i. 400 mg/250 mg reizes deva)
Zales jalieto ar 12 stundu intervalu kopa ar taukus saturoSu &dienu.

Risks, lietojot Orkambi

Visbiezak novérotas Orkambi blakusparadibas, kuras var skart 1 no 10 pacientiem, ir
dispnoja, caureja un slikta duSa. Nopietnas paradibas ir aknu darbibas trauc€umi, pieméram,
paaugstinats aknu enzimu Itmenis asinis, holestatiskais hepatits un aknu encefalopatija. Klinisko

petijumu laika nopietnas blakusparadibas kopuma tika konstatétas vairak neka 1 pacientam no 200.

Orkambi terapijas uzsaksanas indikacijas Orkambi terapijas partrauksanas indikacijas

e Cistiska fibroze ar mutacijam e Noverotas komplikacijas (tiek izvertetas
F508del/F508del individuali)

e Augstak minétais pacients vecuma no 2 e Pamatoti pieradijumi par lidzestibas
gadiem trikumu

e Parakstita piekriSanas veidlapa par terapijas
efektivitates (Iidzestibas) izvertesanu




Atsauces:

1.http://www.ema.europa.eu/docs/lv_LV/document_library/.../WC500197614.pdflumakaftors /
ivakaftors. Eiropas Publiska novért€juma zinojuma (EPAR) kopsavilkums par Orkambi.

2.The New England Journal of Medicine (NEJM) 17" May 2015. Results on a new treatment
combining ivacaftor (Kalydeco) with another compound called lumacaftor.

3.Vertex Pharmaceuticals scientists presented positive results from clinical
studies evaluating Kalydeco (ivacaftor) and Orkambi (lumacaftor/ivacaftor) at the 39th European
Cystic Fibrosis Society (ECFS) Conference June 8-11 in Basel, Switzerland.

4.http://lungdiseasenews.com/2016/06/16/promising-results-for-kalydeco-ivacaftor-and-orkambi-
lumacaftorivacaftor-in-cf-patients-presented-at-european-cf-conference/

5. http://www. cysticfibrosisnewstoday.com/orkambi-lumacaftor-ivacaftor-vertex/T
http://www.ema.eu/ Find medicine/Human medicines/Europan public assessment report

6. http://www. ema.europe.eu/docs/lv_LV/document library/... WC500197614.pdf — slédz. Latv.

7. www.ema.europa.eu/docs/lv_LV/document_library/.../WC500197614.pdf
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