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VSEOBECNE UDAJE

Liek Okrambi je nova inovativna liecba cystickej fibrozy. Existuje od roku 2012, momentalne je aplikovana vo
vSetkych vyspelych krajindach, na Slovensku je dostupna pre pacientov od Septembra 2020.
Mo6Zu ju uzivat pacienti s dvomi mutaciami delta F508, pre ostatnych pacientov s diagnézou CF tato liecba
nie je vhodna. Klub Cystickej fibrdzy realizoval prieskum, ako sa maju ludia, ktori uzivaju tuto novu inovativnu
liecbu a aky vplyv ma tato liecba na skvalitnenie Zivota pacientov — zdravotny i psychicky.

Jednoducho liecba liekom Orkambi o¢ami pacienta s CF.

Prieskum prebiehal formou online dotaznika, ktory bol zverejneny na web stranke Klubu CF a Facebookovom
profile Klubu Cystickej fibrézy. Dotaznik bol k dispozicii poc¢as 10 dni — od 10.2 do 20.2.2021. Dotaznik bol
urceny len pacientom s dvoma mutdciami delta F508, nezavisle od toho ¢i uZivaju, alebo neuzivaju Orkambi.
Na zdklade vyzbieranych udajov Vam predkladame nasledovné skisenosti pacientov s CF pri liecbe.

Do dotaznika sa zapojilo 35 respondentov, vyrazne viac Zien (71,4%) ako muzov (28,6%). Co sa tyka vekovej
Struktury, tak podiel dospelych pacientov predstavoval 22,6% a podiel pacientov mladsich ako 18 rokov bol
77,4%. Presné vekové rozloZenie zobrazuje graf. Je otdzne, preco podiel dospelych s Orkambi je taky nizky
vzhfadom na podiel dospelych pacientov s CF — nezdujem o prieskum, vyskyt prevazne inych mutacii
v dospelom veku?

VEK RESPONDENTOV
@® 2 -6 rokov
@ 7-12 rokov

@ 13-18 rokov
@ 18 a viac rokov
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Pacienti s CF tento liek najéastejsie uzivaju 3-6 mesiacov (61,3%), 0-3 mesiace (38,7%).

AKO DLHO UZiVATE ORKAMBI?

@® 0 -2,9 mesiacov
@ 3- 6 mesiacov
@ 7 aviac mesiacov

BMI index ma v normale 20 pacientov (64,5%). Prevaine mladsi pacienti ako 18 rokov maju nedostatocnu
hmotnost, BMI index od 16-18 maju 3 pacienti (9,7%) a BMI index menej ako 16 ma 8 pacientov (25,8%).

AKY JE VAS BMI INDEX AKTUALNE?

@® menej ako 16
@® 16_18 podvaha
© 18- 25 normal
@ 25-30 nadvéha
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IR
SUBJEKTIVNY POCIT PACIENTOV

Obdobie uzivania lieku Orkambi je eSte pomerne kratke, preto planujeme dotaznik zrealizovat po istom ¢ase
znovu. UZ dnes vidime prinosy lieCby, ktoré pacienti definuju nasledovne:

74,2% pacientov aj pocas takej kratkej doby uZivania lieku konstatuje subjektivne zlepsenie zdravotného
stavu, 22,6% pacientov konstatuje stav bez zmeny a jeden pacient musel liecbu ukoncit kvoli vedlajsim
ucinkom.

AKO SA CITITE AKTUALNE POCAS LIECBY S ORKAMBI?

® Moj zdravotny stav sa zmenil,
citim sa super

® Méj zdravotny stav sa zmenil, citim sa
omnoho lepsie

) Mgj zdravotny stav sa zmenil, citim sa o nieco lepsie

® Moj zdravotny stav je rovnaky, nezaznamenal som zmenu ani vedlajsie U&inky
@® Moj zdravotny stav je rovnaky, ale zaznamenal som vedlajie U&inky

® Méj zdravotny stav sa zmenil, citim sa horsie
® Orkambi som musel vysadit

51,6% pacientov viac vladze ako pred zahajenim liecby, rovnako sa to tyka deti i dospelych.

POCITILI STE VIAC ENERGIE POCAS DNA?

® Ano, viac vlddzem, unavim sa menej

® Ano, viac viddzem, ale stdle sa este
unavim rovnako ako pred liecbou

¢ Vliddzem rovnako, nezbadal som zmenu
® Viddzem menej
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INFEKCIE

45,2% pacientov konstatuje zniZzenie poctu infekcii, ¢o hodnotime ako velky prinos liecby.
Cistejsie sputum, CT, RTG, uvolnenie dlhodobych hlienov.

ZAZNAMENALI STE MENEJ INFEKCIi POCAS LIECBY ORKAMBI?

@ Ano, podet infektov vyrazne poklesol
@ Ano podet infektov sa zmenire zniZil

@ Neviem povedat, ¢i pokles infektov je to
désledok lieCby Orkambi lebo sme
zmenili aj inG terapiu v lieCbe, pripadne
liek beriem prili$ kratko

@ Nie podet infektov neklesol
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UPRAVA TRAVENIA

67,8% pacientov pocitilo pozitivhu zmenu trdvenia, nie je vSak jednoznacne spdjana s poklesom potreby
uzivania traviacich enzymov; 19,4% pacientov nepocituje zmeny travenia, ale 12,9% ma prave naopak vacsie
problémy s travenim, a to nezavisle od veku pacienta.

POCITILI STE ZMENU TRAVENIA?

@ Ano, potrebujem menej Kreonov

@ Ano, potrebujem rovnako vela Kreénov
ale neboli ma uz brucho, mam lepsie
travenie

@ Ano, potrebujem véak viac Kreonov

@ Ano, boli ma viac brucho a mam vaésie
problémy s travenim

@ Nie nepocitil/nepocitila som Ziadnu
zmenu

Pozitivne hodnotime aj prirastok na hmotnosti u 64,5% pacientov, 29% pacientov nezaznamenalo zlepSenie
hmotnosti a 1 dospely pacient schudol od nasadenia lieku Okrambi. Konstatujeme, Ze liek Okrambi ma
pozitivny vplyv na narast hmotnosti, o je mimoriadne dolezity faktor pri liecbe CF.

ZMENILA SA POCAS UZiVANIA ORKAMBI VASA HMOTNOST?

@ Ano, pribral/pribrala som a vaha je
dihsiu dobu konstantna.

@ Ano, pribral/pribrala som na zaciatku ale
v priebehu obdobia som opat’ schudol/
schudla na pévodnu vahu.

@ Ano, schudol/ schudla som.

@ Nie nepocitil/ nepocitila som Ziadnu
zmenu.
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Liecba Okambi nemala vplyv na hladinu inzulinu u 87,1% pacientov, 6,5% pacientov ma zvyseny inzulin od
zaCiatku uzivania liecby a 6,5% pacientov (2) malo na zaciatku rozkolisanu vysku inzulinu, ktord sa ustdlila
pocas liecby.

POCAS UZiVANIA ORKAMBI STE ZAZNAMENALI ZMENY V UZiVANI INZULINU, ZMENU STAVU CFRD?

@ Ano, na zadiatku som mal/mala
rozhadzany cukor ale sa ustalil.

@ Ano, mam stale zvyseny cukor o
predtym nebolo.

@ Ano, musel/musela som zaéat brat
inzulin.

@ Ano, nepotrebujem tolko inzulinu ako.
@ Nie, Ziadna citelna zmena nenastala.

@ Neviem sa vyjadrit.

Na kontrole pecenovych testov bolo len 54,8% pacientov zo zapojenych respondentov — z dovodu kratkosti
uzivania liecby u ostatnych. Z kontrolovanych pacientov malo 82,3% pacientov pecenové testy v poriadku.
17,7% pacientov ma po lie¢cbe Orkambi zvySené hodnoty pecenovych testov.

DALSIE ZMENY TRAVENIA

Mam vyrazne menej plynov. —8 (25.8%)
Zlepsil sa mi reflux. —1(3.2%)
Stolicu mam pravidelnejsiu. —13 (41.9%)
P : —13 (41.9%)
Mam viac zaludocnej kKyseliny, G
2. [0 (0%)
zhorsil ...
e e —3(9.7%)
Objavili sa u mnavca}stej§|e —4(12.9%)
brusné koli...
Na zadiatiu liscby zhorSenie po 3o 0 ")
a zaCiatku liecby zhorSenie po 1(3.2%)
mesia...
ser bolieva brucho. l —1(3.2%)
vecer bolieva brucho, ale 1(3.2%)
neviemeciv ...

0 5 10 15
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FUNKCIE DYCHANIA

SUBJEKTIVNE MATE POCIT LAHSIEHO DYCHANIA?

® Ano
® Nie

@ Neviem to posudit’

Funkcné ukazovatele funkcie pluc - FEV 1 sa zvysili u takmer 30% prevazne detskych pacientov, u viac ako
polovice pacientov vSak nebola tato hodnota este kontrolovana. U jedného detského pacienta tato hodnota
poklesla o viac ako 10%.

ZMENILA SA VAM FEV1?

® Ano, vzréstla o viac ako 5%

® Ano, vzréstla do 5%

. Nenastala zmena, konstantnd
® Poklesla o menej ako 5%

@ roklesla do -10%

@ Poklesla o viac ne7 -10%

@ Naijprv poklesla no uz sa vratila
@ Vzrastla a potom sa vrdtila

@ Neviem, este som nebol na testoch
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61,4% pacientov subjektivne hodnoti zlepSenie kasla — je menej intenzivny, drazdivy ¢i produktivny. Vo
viacerych pripadoch nastal uplny ustup kasla. Je to velmi délezité, nakolko trvaly kasel' na vykaslanie
hlienov predstavuje mimoriadnu zataZz organizmu. Kasel sa u jednej tretiny pacientov nezmenil.

ZMENIL SA VAS KASEL?

@ Ano, kasel je menej intenzivny ale stale

produktivny.

@ Ano, kasel je menej intenzivny a aj
menej produktivny (vihky).

@ Vykasliavam vyrazne menej sputa a
nekaslem skoro vébec oproti obdobiu...

@ Kasel sa zmenil a je skor suchy.

@ Kasel sa vobec nezmenil, nebadam ro...
@ Uz vobec nekaslem
@ Liek neuzivam.

V liecbe liekom Orkambi boli zapojeni prevazne pacienti bez hemoptyz 90%; 10% pacientov, o mavalo
hemoptyzy, udava ich l'ahké zmiernenie. Je potrebné ale brat do Uvahy kratku dobu uzivania Orkambi pri
tychto pacientoch.

Iba u35,5% pacientov bolo pocas uZivania lieku Okrambi kontrolované sputum, z toho u 46% nenastala
zmena v spute, u Casti doslo k poklesu baktérii, ale u ¢asti sa objavili i nové baktérie. Je potrebné sledovat
v dlhSom ¢asovom horizonte vyvoj baktérii v spute pocas liecby Orkambi.

9,7% pacientov zredukovalo pocet inhalacii pocas dna.

U 12,9% pacientov sa zvysila saturacia kyslikom.
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DALSIE SUBJEKTIVNE PRINOSY

Po 3 mesiacoch mame zlé pecenové testy tak prechadzame na polovi¢nu davku,verim Ze bude dobre aj
nadalej,prinos lieCby je v tom Ze trochu viac sme zacali papat a nekasleme ako sme zvykli v poslednej dobe

Hyperaktivita ale to je asi vekom a aktivhym strodencom (ja 3 a brat 6r)
ZlepSenie spanku, zlepsenie ndlady, zvysSenie vahy = citim sa lepSie, menej mi vypaddvaju viasy.
Mensia Unava, lepsSie vysledky v skole pravdepodobne to suviselo s koncentraciou kvoli castej Unave

ZlepSenie nalady

Mensie nosové polypy. Krajsie prsty a pokozka na rukach.
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VEDLAJSIE UCINKY
Pri nasadeni lieku Orkambi pocitilo 35,5% pacientov vedlajsie tcinky nezavisle od vstupného veku.
POCITILI STE NEJAKE VEDLAJSIE UCINKY LIECBY?
® Ano
@® Nie

Jeden z najéastejsich vedlajsich G¢inkov, stazené dychanie, pocitilo 41,9%, pricom u vacsiny tento pocit trval
len par dni a sam ustupil. Tento pocit sme zaznamenali u vSetkych vekovych skupin. Len traja pacienti museli
kvoli tomuto negativnemu Gcinku uzivat aj lieky — ¢i uz Prednison alebo im postacili len bronchodilatatory.

Kvéli pocitu stazeného dychania prerusil lieébu len jeden pacient.
OBJAVILI SA U VAS PRI ZACATI LIECBY STIAHNUTIE NA PLUCACH, STAZENY NADYCH?
@ Nie.

@ Ano, hned v prvé dni som badal stazené
dychanie, tento pocit trval len par dni a
potom to ustupilo.

@ Ano, hned v prvé dni som badal stazené
dychanie, tento pocit trval skoro 1 -2
mesiace a potom to ustupilo.

@ Ano, hned v prvé dni som badal stazené
dychanie, tento pocit trva do dnes.
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DALSIE VEDLAJSIE UCINKY

akné, alebo zhorSenie akné —2 (11.1%)
—0 (0%)
depresie, nespavost —3 (16.7%)
problémy so zrakom|—0 (0%)
obCasné busenie srdca —2 (11}:11%)
kf€e v nohach|—0 (0%)
nahle navaly tepla, potenie - 6(33.3%)
zavr —1 (5.6%)
Zmend cyﬁ% 4(22.2%)
Liek neuzivam.{—0 (0%)
Plynatost’ —1 (5.6%)
—1 (5.6%)
jemné vypadavanie vlasov —1 (5.6%)
Bez vedlajSich uc€inkov —1 (5.6%)
Bolesti brucha —1 (5.6%)
Nic nebadame —1 (5.6%)
Nie —1 (5.6%)
—1 (5.6%)

0 1 2 3 4 5 6
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KONTAKTY
Klub Cystickej Fibrozy ' Klub
u
www.klubcf.sk C = : :
klubcystickejfibrozy@gmail.com IC::{)S t,l - Kej
Ing. Lubos Herak / +421 905 409 927 | rOZy
Slovenska Asociacia Cystickej Fibrozy , a .
{
www.cfasociacia.sk S 4
cfasociacia@gmail.com AR
MUDr. K. Stépankova / +421 903 608 455 ‘
SLoVEHSKA ASOCIACIR
CYSTICKEJ
FIBROZY
Slovenska Aliancia Zriedkavych Chorob &
SZACH (‘ ,
www.szach.sk " @ Slovenska
Aliancia

foltanova@fpharm.uniba.sk Zriedkavych
PharmDr. T. Foltanova, PhD. / +421 904 159 895 Choréb

Dakujeme pekne za celd CF komunitu




