anNsiM

Agence nationale de sécurité du meédicament
et des produits de santé

Avis de I'ANSM du 19/08/2023 sur le médicament Kaftrio
granulés en sachet en association avec Kalydeco
granulés en sachet dans le cadre d'une demande d'AAP

Date du dépot de la demande : 16 mai 2023 complétée le 30 mai 2023, le 07 juin 2023 et le 25 juillet 2023 ;

Nom du demandeur : Vertex Pharmaceuticals

Dénomination des médicaments :

Kaftrio 75 mg/50 mg/100 mg, granulés en sachet
Kaftrio 60 mg/40 mg/80 mg granulés en sachet
DCl/nom de code : ivacaftor/tezacaftor/elexacaftor

Kalydeco 75 mg, granulés en sachet
Kalydeco 59,5 mg, granulés en sachet
DCl/nom de code : ivacaftor

Indications thérapeutiques revendiquées par le laboratoire :

Kaftrio (ivacaftor/tezacaftor/elexacaftor), granulés en sachet

« Kaftrio granulés est indiqué en association avec l'ivacaftor dans le traitement des enfants atteints de mucoviscidose
4gés de 2 ans a moins de 6 ans et porteurs d’au moins une mutation F508del du gene CFTR (cystic fibrosis
transmembrane conductance regulator). »

Kalydeco (ivacaftor), granulés en sachet

« Kalydeco granulés est indiqué en association avec ivacaftor/tezacaftor/elexacaftor dans le traitement des enfants
atteints de mucoviscidose 4gés de 2 ans a moins de 6 ans et porteurs d’au moins une mutation F508del du gene CFTR
(cystic fibrosis transmembrane conductance regulator). »

Avis de I’ANSM :

L’ANSM atteste de la forte présomption d’efficacité et de sécurité des médicaments :

e Kaftrio 75 mg/50 mg/100 mg, granulés en sachet
Kaftrio 60 mg/40 mg/80 mg granulés en sachet
dans I’indication thérapeutique:
« Kaftrio granulés est indiqué en association avec l’ivacaftor dans le traitement des enfants atteints de
mucoviscidose dgés de 2 ans a moins de 6 ans et porteurs d’au moins une mutation F508del du géne
CFTR (cystic fibrosis transmembrane conductance regulator). »

e Kalydeco 75 mg, granulés en sachet
Kalydeco 59,5 mg, granulés en sachet
dans I'indication thérapeutique :
« Kalydeco granulés est indiqué en association avec ivacaftor/tezacaftor/elexacaftor dans le traitement
des enfants atteints de mucoviscidose dgés de 2 ans a moins de 6 ans et porteurs d’au moins une
mutation F508del du géne CFTR (cystic fibrosis transmembrane conductance regulator). »

La motivation scientifique du présent avis figure en annexe, de méme que les résumés des caractéristiques du produit, les
étiquetages et les notices validés par I’ANSM dans ces indications thérapeutiques.

Fait a Saint-Denis le 19/08/2023
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Christelle RATIGNIER-CARBONNEIL
Directrice générale de I'ANSM

+ Consultez les annexes sur la fiche AAP Kaftrio - Kalydeco
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https://ansm.sante.fr/tableau-acces-derogatoire/kaftrio-75-mg-50-mg-100-mg-comprime-pellicule-kalydeco-150-mg-comprime-pellicule
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