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Objective:

Cisti¢na fibroza (CF, od engl. cystic fibrosis) je multisistemska nasljedna bolest uzrokovana mutacijom
transmembranskog regulatora provodljivosti gena (CFTR, od eng. cystic fibrosis transmembrane
regulator) koji je lociran na dugom kraku 7. kromosoma i nadzire stvaranje bjelanCevine koja sluzi kao
kanal za prijenos klora i drugih iona kroz stani¢cnu membranu. Iako se radi o neizljecivoj

bolesti koja zahvaca gotovo sve egzokrine zlijezde, nalazimo se na putu novijih terapijskih moguénosti
s naglaskom na CFTR modulatore, koji su postali dio standardnog lijecenja u mnogim zemljama, pa
tako i u Hrvatskoj. Modulatori su male molekule koje obnavljaju ekspresiju i funkciju kloridnog kanala
djelujuci izravno na procese stvaranja, oblikovanja ili stabilnost mutirane CFTR bjelancevine.
Ucinkoviti CFTR modulatori modificiraju tijek bolesti i donose znacajan pomak u kvaliteti i trajanju
Zivota bolesnika s CF.

U Centru za cisti¢nu fibrozu djece i odraslih, KBC Zagreb s uvodenjem terapije CFTR modulatora
zapocelo se u studenom 2021. god. Trenutno je 51 bolesnik u dobi od 18 do 38 godina koji je
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na trojnoj terapiji - eleksakaftor/tezakaftor/ivakaftor, a svi se lijece kroz adultni CF Centar, Klinike za
plu¢ne bolesti Jordanovac. Prikazom slu¢aja bolesnika A.S. dokazuju se pozitivni uéinci lijeka u odnosu
na razdoblje prije uvodenja modulatorne terapije. Kod bolesnika koji je na terapiji -
eleksakaftor/tezakaftor/ivakaftor unazad 18 mjeseci, primijeceno je znacajno poboljSanje plu¢ne
funkcije, manje plué¢nih egzacerbacija te samim time manje hospitalizacija, uz poboljsanje
uhranjenosti (miSi¢ne mase) i najvaznije za bolesnika, kvaliteta

Zivota. Ovakvi slucajevi naglasavaju vaznost individualiziranog pristupa lijecenju i veliki

angazman svih zdravstvenih profesionalaca tima.

CFTR modulatori uistinu su obec¢avajuci terapijski iskorak koji je u potpunosti promijenio sliku cisticne
fibroze te ocekivanja kako bolesnika, tako njihovih obitelji i zdravstvenih strucnjaka. Iako i dalje
moramo naglasavati da nisu zamjena za dosadasnje kroni¢no lije¢enje, svjedo¢imo velikoj prekretnici
u lije¢enju bolenika s cisticnom fibrizom. Pred multidisciplinarnim timom Centra za cisti¢nu fibrozu
djece i odraslih, KBC Zagreb slijede veliki izazovi koji ukljucuju pitanje dugoroc¢ne djelotvornost lijeka,
njegove posljedice te daljnja adherentnost bolesnika.



