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Disposition

• Vad är grundorsaken till CF

• Vilka behandlingar och vilka resultat hade vi 

innan nya läkemedel (CFTR modulatorer)

• Hur fungerar de nya läkemedlena

• Hur har det påverkat patienten och 

behandlingen

• Framtiden





With permission: N Eng J Med 347; 439-442: 2002



Olika typer av mutationsklasser
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Adapted from Hospital Practice, 1997

I, II, III (severe)

▪ Pancreatic Insufficiency

▪ Risk of:

− Meconium ileus, 
DIOS

− CFRD

− Severe  hepatobiliary      
disease

IV, V (mild)
▪ Pancreatic Sufficiency

▪ Risk of:

− Acute, recurrent 
pancreatitis

− Chronic pancreatitis





Langerhansk cellö



Behandling av pankreasinsufficiens

• Pankreasenzymer 

• Fettlösliga vitaminer (ffa ADE)

• Fettrik kost (40%)

• 120% RDA energi

• Vid dåligviktuppgång- PEG 



Weibel E.R. 

1984







Förlust av lungfunktion uttryckt som FEV1.0 (%)
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• Antiinflammatoriska 

– Perorala steroider

• Slemlösande 

– Pulmozyme (rhDNAse)

• Återskapa Airway surface liquid, lösa slem

– Hyperton koksalt 3-7%

– Mannitol

Lungbehandling



Lungbehandling, forts

• Antibiotika ffa mot St.aureus, HI, Pseudomonas

aeruginosa, Stentrophomonas maltophilia, Burkholderia

cepacia, Mycobacterium abscessus (oralt, intravenöst, 

inhalation)

• Ex inhalation: tobramycin, colistin, azactam

• Ex iv: tobramycin, ceftazidim, piperacillin/tazobactam, 

meropenem. Alltid två iv antibiotika. Ges i 10-14 dagar 

oftast i hemmet



Normal behandlingsdag för vuxen

• Inhalation hyperton koksalt, Pulmozyme morgon och 

kväll samt andningsgymnastik (slemmobilisering) 2 

timmar

• Tabletter morgon och kväll (5-10 st)

• Pankreasenzymer till varje måltid (2-8/gång)

• Inhalation antibiotika morgon och kväll

• Iv antibiotika 10-60 dagar per år



Övriga vanliga komplikationer

•Diabetes mellitus (25- 30% vid 30 års ålder)

•Kronisk sinuit – FESS operation

•DIOS- distalt intestinalt obstruktivt syndrome

•Pancreatit

•Levercirrhos med portal hypertension 
– ca 2-3% svår leversjukdom

– Levertransplantation



Aktuell och uppskattad överlevnad av 4 olika 
födelsekohorter i den svenska CF-populationen

Lannefors&Lindgren Resp Med 2002;96:681-685



Förväntad överlevnad över tid
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Sverige



• Svettkörtel • Lunga/luftvägar

Vad gör de nya läkemedlena? 



Behandlingseffekt av ivacaftor (Kalydeco)
Patienter med mutation G551D och andra gatingmutationer, (”potentiator”)

Ramsey et al , NEJM 2011
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Orkambi
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Kaftrio



Ca 50 % 

av alla

Ca 35 % av alla



Heierman et al. Lancet 2019. 



PG Middleton et al. N Engl J Med 2019. 

Absolute Change from Baseline in Sweat Chloride 

Concentration and CFQ-R Respiratory Domain Score



PG Middleton et al. N Engl J Med 2019. 

Absolute Change from Baseline in Percentage of 

Predicted FEV
1
, and Rate of Pulmonary Exacerbations



Pojke 21 år, dF508/dF508, kronisk P aeruginosa



Pojke 21 år, dF508/dF508, kronisk P aeruginosa



Hur ser det ut på sikt?

• Låt oss titta på USA siffror som kunnat 

behandla med CFTRmodulatorer sedan 

december 2019



Nutrition

US patient Registry 2021



Lungfunktion

US patient Registry 2021



Mortalitet



Lungtransplantation

US patient Registry 2021



Graviditeter

US patient Registry 2021



Framtid

Överlevnad och lungfunktion

Normal lungfunktion?

Närma sig normal överlevnad?

Skillnad på barn med lite lungskada 

och vuxna med mycket lungskada

Komplikationer

Diabetes mellitus?

Grav leversjukdom?

Allergisk aspergillos?

Sinuiter?

Förebygga pankreasinsufficiens?



Barn med gating mutationer 1-2 år vid start av 
behandling med ivacaftor

Rosenfeld et al, Lancet Resp Med 2018;6:545-553



Barn med gating mutationer 2-5 år vid start av 
behandling med ivacaftor

Rosenfeld et al, JCF 2019;18:838-843 Ivacaftor 2-5 år
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