COMUNICAT DE PRESA
Agentia Nationala a Medicamentului si a Dispozitivelor Medicale prezinta in
cele ce urmeaza traducerea In limba romana a comunicatului de presa al Agentiei
Europene a Medicamentului (European Medicines Agency = EMA) referitor la
recomandarea Comitetului EMA pentru medicamente de uz uman (Committee
for Medicinal Products for Human Use = CHMP) de autorizare a unui nou
medicament pentru tratarea pacientilor cu mucoviscidoza (fibroza chistica).

EMA, 26 iunie 2020

Comunicat de presa EMA
referitor la recomandarea Comitetului EMA pentru medicamente de uz
uman (Committee for Medicinal Products for Human Use = CHMP) de
autorizare a unui nou medicament pentru tratarea pacientilor cu
mucoviscidoza (fibroza chistica)

Comitetul EMA pentru medicamente de uz uman (CHMP) recomanda
acordarea autorizatiei de punere pe piatd 1n Uniunea Europeand a
medicamentului Kaftrio, prima terapie combinatd tripla indicata in tratarca
mucoviscidozei (fibrozei chistice) la pacienti cu varsta de 12 ani si peste, cuU
status homozigot al mutatiei F508del la nivelul genei responsabile de producerea
proteinei cunoscute sub denumirea de reglator al conductie transmembranare in
fibroza chistica (cystic fibrosis transmembrane conductance regulator = CFTR)
sau cu status heterozigot al mutatiei dF508del la nivelul genei CFTR cu mutatie
de tip MF (reducere la minim a functiei). Acest tratament este considerat o
optiune terapeuticd noud pentru tratarea multor pacienti cu mucoviscidoza,
inclusiv a celor cu mutatii de tip MF, pentru care nu exista tratament.

Mucoviscidoza este o afectiune genetica rara, care poate pune viata in pericol
si care afecteaza aproximativ 42.000 de persoane la nivelul intregii Uniuni
Europene. Cauza acestei tulburari o constituie aparitia unei mutatii a genei
CFTR, care regleaza transportul sarii si apei in organism (conform masuratorilor
cantitatii de clorurd n transpiratie). Aceasta mutatie de la nivelul genei CFTR
permite prezenta Tn celule a unei cantitati prea mari de sare si apa, ceea ce
determina acumularea unei cantitati excesive de mucus foarte dens, vascos la
nivelul canalelor si cailor de pasaj existente in organism.

Astfel de blocaje afecteaza plamanii, sistemul digestiv si alte organe.
Simptomele debuteaza Tn prima copilarie si se manifesta ca tuse persistenta,
infectii respiratorii si pulmonare recurente si crestere deficitara in greutate.

Tn prezent, pentru mucoviscidozi nu existi niciun tratament curativ,
aplicandu-se o serie de terapii utile pentru controlul simptomelor, prevenirea
complicatiilor sau reducerea incidentei acestora si imbunatatirea calitatii vietii
pacientului. In acelasi timp insa, potrivit EMA, existd multi pacienti cu mutatii
care nu permit administrarea tratamentelor disponibile in prezent, ceea ce
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determina existenta unei semnificative nevoi medicale neacoperite in raport cu
astfel pacienti.

in componenta medicamentului Kaftrio intri trei substante, si anume
elexacaftor, tezacaftor si ivacaftor, care actioneaza prin marirea cantitatii de
proteina CFTR si imbunatatirea functionarii acesteia. Acest medicament este
primul tratament cu eficacitate demonstrata la pacientii cu mucoviscidoza care
prezinta mutatia F508del pe una dintre alele si mutatia de tip MF pe cealalta. La
astfel de pacienti se constata fie lipsa productiei de proteinda CFTR, fie productie
de proteina CFTR care nu raspunde la terapiile existente in vitro. Totodata,
medicamentul Kaftrio este indicat si in tratamentul pacientilor cu statut
homozigot in raport cu mutatia F508del. Cele doua grupuri de pacienti constituie
majoritatea cazurilor diagnosticate de mucoviscidoza.

Eficacitatea si siguranta in utilizare a medicamentului Kaftrio au fost studiate
in doua studii clinice la care au participat peste 500 de pacienti si in cadrul carora
s-au observat ameliorari semnificative ale functionarii pulmonare a pacientilor
precum si scaderea cantitatii de clorura din transpiratie.

Tn primul studiu, desfasurat la pacienti cu status heterozigot in raport cu
mutatia F508del si mutatie de tip MF, s-a constatat un nivel de functionare
pulmonara cu 14,3 % mai mare in comparatie cu pacientii caror li s-a administrat
placebo (tratament inactiv farmacologic). Tn cel de-al doilea studiu, la care au
participat pacienti cu status homozigot in raport cu mutatia F508del (F/F), gradul
de functionare pulmonara s-a imbunatatit cu 10 % in comparatie cu pacientii care
urmeaza tratament cu alt medicament pentru mucoviscidoza (medicamentul
Symkevi).

Cele mai frecvente reactii adverse raportate la administrarea medicamentului
Kaftrio au fost cefalee, diaree si infectie a tractului respirator superior.

In ciuda includerii initiale a medicamentului Kaftrio in programul EMA de
evaluare accelerata, aceasta modalitate de evaluare nu a mai putut fi aplicata in
continuare din cauza solicitarii companiei pentru o Intrerupere a procedurii pe o
perioada de 3 luni, redusa ulterior la 2 luni, ceea ce a dus la neindeplinirea
conditiilor pentru aplicarea procedurii de evaluare accelerata.

Avizul adoptat de Comitetul EMA pentru medicamente de uz uman constituie
un pas intermediar in calea de acces al pacientilor la medicamentul Kaftrio. Tn
cele ce urmeaza, avizul CHMP va fi transmis Comisiei Europene in vederea
adoptarii unei decizii privind autorizarea de punere pe piatd in intreaga UE.
Odata acordatd autorizatia de punere pe piatd, deciziile privind pretul si
rambursarea se iau la nivelul fiecarui stat membru, pe baza rolului potential/

.....

respectiv de sanatate.

Note
Solicitantul de acordare a autorizatiei de punere pe piatd a medicamentului
Kaftrio este compania Vertex Pharmaceuticals (Ireland) Limited.
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Medicamentul Kaftrio a fost desemnat ca medicament orfan in cursul
dezvoltarii sale. La momentul autorizarii, deciziile de desemnare ca medicament
orfan sunt re-analizate de Comitetul EMA pentru medicamente orfane
(Committee for Orphan Medicinal Products =COMP), stabilind astfel daca
informatiile de pand acum permit mentinerea statutului de orfan al

medicamentului si acordarea perioadei de 10 ani de exclusivitate pe piatd pentru
acest medicament.
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