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Etude nationale: 47 CRCM
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Population éligible au traitement

F508Del/F508De| 1B Jll Patients sous ORKAMBI
= Cohorte
12 ans et + B s Gligibles I Patients sous ORKAMBI
hors cohorte
Nol transpliante — mm Patients non traités
pulmonaire

—




Cohorte nationale: 845 patients

Population totale de patients
mucoviscidosiques en France

en 2016: 6707
708 patients

43%

m Population non éligible

5064 patients 1643 patients
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m Cohorte nationale
51%
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Cohorte nationale: 845 patients

e Homme e Minimum 12 e Adolescents e Minimum e VEMS <40%
55% (468) ans 35% (292) 16% 15% (124)
e Médian 22 e Médian
e Femme 45% ans e Adultes 65% 65% e VEMS>40%
(377) e Maximum 61 (553) e Maximum 85% (714)
Ans 123%




Cohorte nationale: sous populations

Arréts définitifs
supérieurs a ceux

des essais cliniques \

18,2% (154)

m Complet

m Arrét définitif 75 9% (641)
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Complet

Combien de jours de traitement?
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- Durée d’observation:
369 jours

- Durée du traitement:
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90
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Suspension

- Durée
d’observation: 370

- Durée du
traitement: 322




PO u rq UOi 18’ 2% d'a rrét? 154 patients Durée médiane du traitement de 90 jours

Patients % Durée du traitement

El respiratoires 74 48% Médiane = 42 jours
El non respiratoires 43 28% Médiane = 117 jours
Inefficacité 7 5% Médiane = 172 jours
Non compliance 7 5% Médiane = 208 jours
Grossesse/Prélévement de spermatozoides 6 4% Médiane = 186 jours
Transplantation 5 3% -
Autres 4 2% -
Interactions médicamenteuse 3 2% -
NSP 3 2% -
Déces 1%




PO u rq UOi 18' 2% d’a rrét? Durée médiane du traitement de 90 jours
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Un lien avec le VEMS?
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Et un lien avec |'age?
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Et un lien avec les exacerbations?
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— Concernant la tolérance:
- 18,2% d’arrét
- Majoritairement El respiratoires
- Conduisant a des arréts précoces
- En lien avec VEMS < 40%

- Et avec I'age, et avec le nombre accru d’exacerbation

Du coup, qu’en est il de l'efficacité?



Poids (Kg)

Quel effet sur le poids?
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Variation in weight (Kg)

Quel effet sur le poids?
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QU EI EffEt S U r I' I M C (indice de masse corporel)?
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Variation in BMI (Kg/m?)

@
w

Global population

197
196.-
195
193.-
2.

T T T T T
INI [0 W3 ME M12

Months

205

2044

2034

20.24

20,14

20.0

19.94

19.8

18.74

1964

Adult population

A3
Wa e
w2 - R
g
CER
‘ | | ‘ ‘
| Mw ¢ " Mi2
Months

Variation in BMI Z-score (Kg/m?)

0.1

0.0

014

02

034

0.4

05

06

07

08

Adolescent population

-0l
03 -7
004
05

.05__,-""’

T T T T T

INI I M3 ME M12

Months

+ 0,5 Kg/m?

+ 0,4 Kg/m?

+ 0,5 Kg/m?




Quel effet sur le IMC?
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Quel effet sur le VEMS?
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Quel effet sur le VEMS?

Global population Adult population Adolescent population
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Quel effet sur le VEMS?

Variation in ppFEV1% in global population
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Et sur les exacerbations?
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Et sur les exacerbations?
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Et sur les exacerbations?
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ORKAMBI dans la vraie vie?

* 18,2% d’arrét du traitement - 3 fois plus que lors des essais cliniques
* Gain de fonction respiratoire: VEMS + 3,8%
* Gain nutritionnel: 2,7 Kg et 0,72 Kg/m?

* Diminution des cures antibiotiques IV: -35%



ORKAMBI, la suite?

* Etudes ancillaires sur la cohorte: patients avec un VEMS<40% et >90%,
détermination d’un patient répondeur...

* Etudes ancillaires sur les examens complémentaires: Scanners
thoraciques et sinusiens

e Etude sur du long terme: déclin du VEMS, effets sur le gain nutritionnel
et sur les exacerbations persistants dans le temps
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