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Une concentration élevée de Kaftrio est-elle associée a la survenue
d’événements indésirables chez les personnes vivant avec la
mucoviscidose ? : Une étude de cas
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Quelle est la problématique de votre recherche ?

Le but de notre étude est de rechercher si les personnes ayant des effets secondaires
présentaient une concentration plus élevée d’elexacaftor/tezacaftor/ivacaftor (ETI ou Kaftrio)
dans leur sang et si la diminution des doses de Kaftrio pouvait minimiser ces effets secondaires
tout maintenant I'efficacité du traitement.

Pourquoi est-ce important ?

Pendant longtemps, I'espérance de vie des personnes atteintes de mucoviscidose était réduite
du fait d’options thérapeutiques limitées. Ces derniéres années, des avancées majeures ont
été réalisées, notamment avec le développement des modulateurs de CFTR comme Kaftrio.
Ce traitement a permis d’améliorer la fonction pulmonaire de nombreux patients, en
réduisant les symptomes et en améliorant leur qualité de vie. Bien que Kaftrio soit efficace




chez la plupart des personnes, certains adultes ressentent des effets secondaires qui
nécessitent de réduire leur dose voire méme d'arréter le traitement.

Quels sont les travaux réalisés ?

Nous avons suivi 10 patients qui présentaient des effets secondaires et dont la dose de Kaftrio
a été diminuée. Nous avons mesuré la concentration de Kaftrio dans leur sang et suivi
I’efficacité du traitement en mesurant les taux de chlorures dans la sueur (test a la sueur) lors
de visites hospitalieres de routine. Nous avons également répertorié le type et la gravité de
ces effets secondaires.

Quels sont les résultats ?

Lors du traitement par une dose normale de Kaftrio, les dosages du médicament dans le sang
des patients étaient plus élevés que ceux observés lors d’études précédentes. Les effets
secondaires les plus retrouvés étaient associés a des troubles du systeme nerveux et des
problemes de santé mentale. Les effets secondaires se sont améliorés en diminuant la dose
du médicament. Les niveaux de chlorure dans la sueur ont légerement augmenté apreés la
diminution de la dose de Kaftrio. Cependant le traitement semblait toujours efficace a court
terme.

Que cela signifie-t-il et pourquoi faut-il rester prudent ?

Cette étude suggere que les concentrations élevées d’ETI dans le sang pourraient étre reliées
a l'apparition d‘effets secondaires. La diminution des doses semble réduire ces effets
secondaires tout en préservant I'efficacité du traitement a court terme.

Quelles sont les perspectives ?

L'optimisation des stratégies de réduction de dose pourraient faire I'objet de futures études
tout en évaluant la sécurité et I'efficacité a long terme de Kaftrio au sein de groupes plus
importants de patients.

Lien vers le manuscrit original sur PubMed :
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