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Uvod:

Cysticka fibréza (CF) je autozomalné recesivni vrozené onemocneéni
charakterizované patologickymi zménami zejména v dychacich cestach,
plicich a pankreatu. Onemocnéni je zpusobeno mutacemi v genu CFTR
(Cystic Fibrosis Transmembrane Conductance Regulator), kterého
porucha zpusobuje alteraci transportu soli (zvlasté chloridu) pres
buné&nou membranu. Nejzndméjsi a nejbéznéjsi mutace v CR je AF508
(delta F508), ktera je odpovedna za priblizné 70 % pripadu cysticka
fibrézy v populaci.

Cile:
Sledovani a hodnoceni ucinnosti terapie CFTR modulatory u
indikovanych pacientu s CF na zakladé wvyvoje klinickych
charakteristik.
Tabulka 1: Vyvoj sledovanych parametru v prubéhu lecby
v dobé zahajeni 6 mesic 18 meésic
lécby
BMII 20,66 22,58 (+9,24%) 22,29 (+7,84%)
FEV1 51,88% 70,31% (+35,5%) 71,58% (+37,95%)
Potni test 92,77 mmol/ 64,07 mmol/l (- 30,96%) 57,34 mmol/l (-38,2%)
Metodika:

Jedna se o prospektivni kohortovou studii, v ramci které hodnotime
klinické parametry u pacientu na lécbeé, jez odpovidaji aktivité
onemocnéni a jejich vyvoji v case. Pacienti jsou sledovani kazdé 3
mesice. Pro ucely studie hodnotime vyvoj sledovanych parametru v
nasledujicich casovych intervalech: pri zahajeni lécby, po 6 meésicich a
po 18 meésicich. Vybrané sledované parametry jsou: BMI, FEV1 a potni
test.
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Vysledky:

Do studie bylo zarazeno celkem 26 pacientu v |éCebném rezimu ivakaftor
37,5mg/tezakaftor 25mg/elexakaftor 50mg 2-0-0 + ivakaftor 150mg 0-0-
1. Prumérny vek Cinil 29,5 roku. V Case zahajeni |éCby bylo prumérné BMI
20,66, prumérna hodnota FEV1 dosahovala 51,88 % a prumeérny
vysledek potniho testu byl 92,77 mmol/l. U sledované skupiny pacientu
po 6 mésicich primérnd hodnota BMI cinila 22,58 (narust o 9,24%),
hodnota FEV1 byla 70,31% (narust o 35,5%) a potni test klesl na
hodnotu 64,07 mmol/l (pokles o 30,9%). Kontrolni namérené hodnoty
BMI s odstupem 18 mésicu zaznamenaly parcialni pokles na hodnotu
22,29, nicméne byly porad signifikantne vyssi nez hodnoty pocatecni
(narust o 7,84%), prumérna hodnota FEV1 cinila 71,58% (narust o
37,95%) a pokles potniho testu na 57,34 mmol/l (pokles o 38,2%) . Ze
sledované skupiny doslo u 38% pacientu (10 z celkového poctu 26) k
rozvoji laboratorni hepatopatie jako nasledek nezadouciho ucinku lécby
CFTR modulatoru.

A" 4

Zaver:

Studie ukazuje pozitivni efekt |écby CFTR modulatory u indikovanych
pacientu s CF a signifikantni zlepseni sledovanych parametru v case.
Celkove lze rici, ze CFTR modulatory prinaseji vyznamné klinické zlepseni
pacientu i pres potencialni vedlejsi ucinky, které vyzaduji dalsi sledovani.
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