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Moduldtorova Ié¢ba cystické fibrozy

denzity, rovnéZ pokles rizika recidivujicich pankreatitid u pankreaticky
suficientnich osob.

Samostatnou kapitolou je reprodukeni problematika u zen s CF. Na
modulatorové 1é¢bé pozorujeme vice gravidit nez v minulosti. Ddvodem
je lepsi stav plicnich funkci a vyzivy, snadnéjsi otéhotnéni pfi méné vaz-
kém cervikalnim hlenu a rovnéz méné obav o zdravotnf stav v budoucnu.
Modulatory CFTR proteinu pfestupuji pfes placentu a do matefského
mléka. Ke zhodnoceni bezpecnosti moduldtorové lé¢by pro plod a kojené
déti nenf dostatek dat, nicnéné studie na zvifecim modelu a dosavadni
klinické zkusenosti zavaznéjsi rizika nenaznacuji. Vzacné byl popsan
rozvoj katarakty u malych déti s CF na moduldtorové 1é¢bé a u kojenych
novorozencl matek na moduldtorové léché. Obdobna situace je zndma
ze zvifeciho modelu. U kojenych détf byl rovnéZ pozorovén vzestup
transamindz, a je u nich tedy tfeba kontrolovat jaterni testy (23, 24).

Vyhled do budoucna
27.2.2025 ptijal Vybor pro huménni é¢ivé pripravky EMA pozitivni

stanovisko k rozsifeni indikaci kombinace ETI na véechny mutace genu
CFTR s vyjimkou mutacf tfidy | pro nemocné CF ve véku 2 a vice let.

Lze pfedpokladat, Ze EMA toto stanovisko potvrdi, a Ze i v EU dojde
k rozsiten( indikac¢nich kritérii kombinace ETIl i na non-F508del ETI-
responzivni mutace. Dale Ize olekdvat, ze i v EU bude v blizké dobé
schvélena ke klinickému pouZiti kombinace VTD. Pro nemocné s tfidou
| mutaci genu CFTR jsou ve vyvoji inhala¢ni preparaty obsahujici
MRNA genu CFTR, aktudlné probihaj tfi studie klinického hodnocenf
léku faze I (25).

Nutno jesté zminit vysokou cenu lécivych pfipravkd modulator(
CFTR proteinu. V CR m4 Uhradu Kaftrio™ (www.sukl.gov.cz), u ostat-
nich modulator( je tfeba Zadat revizni Iékafe o Uhradu cestou § 16.
V ekonomicky méné rozvinutych zemich vsak nemocni CF tuto moz-
nost nemaji. Tento nerovny pfistup k 1é¢bé i vysokd cena jsou Casto
predmeétem kritiky.

Zaveér

Modulatorova lé¢ba CF znamena revoluc¢ni zménu v péci o toto
onemocnéni, zdsadné zlepsuje klinicky stav nemocnych, jejich kvalitu
Zivota i progndzu, a to s minimem nezadoucich ucinkd. Hlavni nevy-

hodou modulatorové Ié¢by je jeji vysokd cena.
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