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Kaftrio (Elexacaftor-tezacaftor-ivacaftor) + Kalydeco (lvacaftor)

DATA DA DECISAO DE DEFERIMENTO: 21/03/2025

CARACTERISTICAS DO MEDICAMENTO:

DCI (denominagao comum internacional): (Ilvacaftor + Tezacaftor + Elexacaftor) + Ivacaftor

Nome do medicamento: Kaftrio + Kalydeco

Apresentagoes:

e Kaftrio — 28 unidades de granulado em saqueta, doseados a 60 mg + 40 mg + 80 mg,
n.2 registo 5867155;

e Kaftrio — 28 unidades de granulado em saqueta, doseados a 75 mg + 50 mg + 100 mg,
n.2 registo 5867148;

e Kalydeco - 28 unidades de granulado, doseados a 59.5 mg, n.2 registo 5867130;

e Kalydeco - 28 unidades de granulado, doseados a 75 mg, n.2 registo 5877832;

Titular da AIM: Vertex Pharmaceuticals (Ireland) Limited

SUMARIO DA AVALIACAQ

INDICACAO TERAPEUTICA FINANCIADA: Kaftrio é indicado num regime de associacdo com ivacaftor
para o tratamento da fibrose quistica (FQ), em doentes com idades entre os 2 e 0s 5 anos, que tém pelo
menos uma mutacdo F508del no gene regulador da condutancia transmembranar da fibrose quistica

(CFTR).
RESUMO DA AVALIACAO FARMACOTERAPEUTICA:

O medicamento Kaftrio (lvacaftor + Tezacaftor + Elexacaftor) foi sujeito a avaliacdo para efeitos de

financiamento publico na seguinte indicagdo terapéutica:

Kaftrio é indicado num regime de associacéo com ivacaftor para o tratamento da fibrose quistica (FQ),
em doentes com idades entre os 2 e 0os 5 anos, que tém pelo menos uma mutagdo F508del no gene

regulador da condutdncia transmembranar da fibrose quistica (CFTR).
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Kaftrio (Elexacaftor-tezacaftor-ivacaftor) + Kalydeco (lvacaftor)

Concluiu-se que a evidéncia submetida é sugestiva de que o valor terapéutico acrescentado de lvacaftor
+ Tezacaftor + Elexacaftor em criancgas entre os 2 e 0s 5 anos, é semelhante ao observado em criancgas
com idades entre os 6 e 0s 12 anos e que ja foi avaliado, pelo que é recomendado que Ivacaftor +

Tezacaftor + Elexacaftor seja financiado na populacdo pediatrica com idades entre 0os 2 e 0s 5 anos.

RESUMO DA AVALIACAO ECONOMICA:

De acordo com as conclusdes farmacoterapéutica e farmacoecondmica, e atendendo aos resultados de
custo efetividade incremental e do impacto orcamental, depois de negociadas condi¢cdes para utilizacao
pelos hospitais e entidades do SNS, tendo em atencdo as caracteristicas especificas do medicamento e

da doenga em causa, admite-se a utilizacdo do medicamento em meio hospitalar.

1. Valor terapéutico acrescentado

Foi avaliado o valor terapéutico acrescentado de elexacaftor-tezacaftor-ivacaftor “num regime de
associacdo com ivacaftor, para o tratamento da fibrose quistica (FQ), em doentes com idades entre os
2 e 0s 5 anos, que tém pelo menos uma muta¢cdo F508del no gene regulador da condutancia

transmembranar da fibrose quistica (CFTR)”.

A evidéncia submetida é sugestiva de que o valor terapéutico acrescentado de elexacaftor-tezacaftor-
ivacaftor em criancas entre os 2 e 0s 5 anos, é semelhante ao observado em criancas com idades entre

0s 6 e 0s 12 anos e que ja foi avaliado.

Conclui-se que o financiamento de elexacaftor-tezacaftor-ivacaftor para o tratamento da fibrose
quistica (FQ), em doentes com idades entre os 6 e 0os 12 anos, que tém pelo menos uma mutacdo
F508del no gene regulador da condutancia transmembranar da fibrose quistica (CFTR), seja alargado a

populacdo pediatrica com idades entre os 2 e 0s 5 anos.

Estas conclusdes baseiam-se nos seguintes factos:
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Kaftrio (Elexacaftor-tezacaftor-ivacaftor) + Kalydeco (lvacaftor)

» Um estudo multicéntrico (VX20-445-111), com 24 semanas de duracdo, de fase 3, de braco Unico, com
duas Partes (Parte A e Parte B), que incluiu 75 criancas com idades entre 2 e 5 anos, com pelo menos
10 Kg de peso corporal, com fibrose quistica com pelo menos uma mutacao F508del no gene regulador
da condutancia transmembranar da fibrose quistica (Parte B), que receberam elexacaftor + tezacaftor
+ ivacaftor, e avaliou farmacocinética, seguranca, e eficacia, mostrou uma melhoria as 24 semanas na
funcdo pulmonar, avaliada pelo teste de LCI2,5, e no cloro do suor. Baseado em 50 doentes (66,7%), até
a semana 24, observou-se uma variacdo absoluta do LCI2,5 de -0,83 (IC95% -1,01 a -0,66; p<0,0001).
Baseado em 69 doentes (92,0%), até a semana 24, observou-se uma varia¢do absoluta no cloro do suor

de -57,9 (IC95% -61,3 a -54,6; p<0,0001).

+ Elexacaftor + tezacaftor + ivacaftor foi em geral bem tolerado, tendo mostrado uma toxicidade

semelhante a observada nas populacdes de maior idade.

10. Avaliacdo econdmica

Trata-se de uma extensdo de indicacdo terapéutica, que abrange os doentes que tém pelo menos uma
mutacao F508del no gene regulador da condutancia transmembranar da fibrose quistica (CFTR), entre
0s 2 e 0s 5 anos, e de um medicamento 6rfdo, destinado a uma doenca rara, para uma populacdo
limitada de doentes. Os resultados de custo-efetividade incremental (RCEl) sdo muito elevados, ndo
sendo possivel atingir valores de RCEIl considerados aceitdveis no contexto de outras doencas. A
avaliacdo econdmica considerou também a andlise do impacto orcamental para o SNS. Decorrente da

negociacdo foram acordadas melhores condi¢des para o SNS.

11. Conclusoes

Foi avaliado o valor terapéutico acrescentado de elexacaftor-tezacaftor-ivacaftor “num regime de
associacdo com ivacaftor, para o tratamento da fibrose quistica (FQ), em doentes com idades entre os
2 e 0s 5 anos, que tém pelo menos uma mutacdo F508del no gene regulador da condutancia

transmembranar da fibrose quistica (CFTR)”.

Apds analise da evidéncia conclui-se que existe sugestdo de que o valor terapéutico acrescentado de
elexacaftor-tezacaftor-ivacaftor em criangas entre os 2 e os 5 anos, € semelhante ao observado em

criancas com idades entre 0s 6 e 0s 12 anos e que ja foi avaliado.
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Kaftrio (Elexacaftor-tezacaftor-ivacaftor) + Kalydeco (lvacaftor)

De acordo com as conclusdes farmacoterapéutica e farmacoecondmica, e atendendo aos resultados de
custo efetividade incremental e do impacto orcamental, depois de negociadas condicdes para utilizacdo
pelos hospitais e entidades do SNS, tendo em atengdo as caracteristicas especificas do medicamento e

da doencga em causa, admite-se a utilizagdo do medicamento em meio hospitalar.

O acesso do medicamento ao mercado hospitalar foi objeto de um contrato entre o INFARMED, |.P. e 0
representante do titular de AIM, ao abrigo do disposto no artigo 6.2 do Decreto Lei n.2 97/2015, de 1

de junho, na sua redacdo atual
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