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РеЗюме

Обоснование. Таргетная терапия у больных муковисцидозом, целью кото-
рой является восстановление функции белка муковисцидозного транс-
мембранного регулятора проводимости, на сегодняшний день является 
революционной в терапии заболевания. Первым препаратом, доступным 
в России для лечения больных с данным генетическим заболеванием, явля-
ется лумакафтор/ивакафтор (Оркамби®), который был зарегистрирован 
2 декабря 2020 г. 
Цель исследования. Изучить эффективность препарата лумакафтор/
ивакафтор в течение 12 недель приёма у детей в Астраханской области.
Материалы и методы. Представлен клинический опыт применения препа-
рата Оркамби® у 3 детей с генотипом F508del/F508del и тяжёлым течением 
муковисцидоза в течение 12  недель. Согласно дизайну исследования оце-
нивались такие показатели, как индекс массы тела, показатели функции 
внешнего дыхания, характер микробиоты дыхательных путей, уровень 
хлоридов в потовой жидкости и панкреатической эластазы в кале, а также 
динамика биохимических показателей крови. Обследование осуществлялось 
в декретированные протоколом исследования сроки: перед началом тера-
пии, через 2, 4 и 12 недель лечения.
Результаты. У двух пациентов наблюдалось снижение показателей 
потового теста на 11 и 19 ммоль/л от исходного уровня, статистически 
значимый прирост показателей форсированной жизненной ёмкости лёгких. 
У одного пациента было зарегистрировано нежелательное явление в виде 
повышения активности печёночных трансаминаз, что явилось основанием 
для прекращения приёма препарата. 
Заключение. Краткосрочный опыт применения патогенетической тера-
пии препаратом лумакафтор/ивакафтор у детей в Астраханской области 
продемонстрировал как ожидаемое влияние на работу хлорного канала, 
так и возможность побочных эффектов, способных привести к отмене 
препарата. 
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AbStrACt

Background. Targeted therapy in patients with cystic fibrosis, which aims to restore 
the function of the cystic fibrosis transmembrane conductance regulator protein, 
is currently revolutionary in the treatment of the disease. The first drug available 
in Russia for the treatment of patients with this genetic disease is lumacaftor/ivacaftor 
(Orkambi®), which was registered on December 2, 2020.
The aim. To study the efficacy of lumacaftor/ivacaftor during 12 weeks of adminis-
tration in children in Astrakhan region.
Materials and methods. This article presents the clinical experience of Orkambi 
medicine use in 3  children with F508del/F508del genotype and a severe course 
of cystic fibrosis for 12 weeks. According to the study design, such indices as body 
mass index, indexes of external respiratory function, character of respiratory tract 
microbiota, level of chloride in sweat fluid and pancreatic elastase in feces, dynam-
ics of biochemical blood indexes were evaluated. The study was performed within 
the time periods specified in the study protocol, namely, before the start of therapy, 
2, 4, and 12 weeks of treatment.
Results. Two patients had a decrease in sweat test values by 11 and 19 mmol/l from 
the baseline, a significant increase in forced vital capacity of lungs. One patient 
had an adverse event in the form of hepatobiliary disorders manifested by increased 
liver transaminase activity, which was the reason for discontinuing the drug.
Conclusions. The short-term experience of using pathogenetic therapy with lu-
macaftor/ivacaftor in children in the Astrakhan region demonstrated both the ex-
pected effect on chlorine channel function and the possibility of side effects, including 
severe ones, that can lead to withdrawal of the drug. 
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Муковисцидоз – наследственное аутосомно-рецес-
сивное заболевание, ассоциированное со снижением 
функции внешнего дыхания, в результате чего проис-
ходит нарушение синтеза, структуры и функции бел-
ка трансмембранного регулятора проводимости муко-
висцидоза (CFTR), что обусловлено нарушением рабо-
ты хлорных каналов. Как известно, ген CFTR картиро-
ван на  хромосоме 7q31, содержит около 190  килобаз 
ДНК с кодирующей областью, состоящей из 27 экзонов. 
В настоящее время известно 360  различных патоген-
ных вариантов CFTR, обуславливающих генотип забо-
левания [1, 2].

Важно отметить, что муковисцидоз долгое время 
считался исключительно педиатрической проблемой 
в связи с низкой продолжительностью жизни пациен-
тов. Однако по мере изменения терапевтических под-
ходов, появления микросферических ферментов, инга-
ляционных форм антибиотиков, агрессивных методов 
алиментарной поддержки, внедрения неонатального 
скрининга, кистофиброз поджелудочной железы из за-
болевания детского возраста превратился в терапевти-
ческую проблему. Принципиально новым и многообеща-
ющим направлением в лечении муковисцидоза являет-
ся внедрение патогенетической (таргетной) терапии [3, 
4]. Благодаря данному направлению, перед пациентами 
разворачиваются новые перспективы, как в отношении 
продолжительности, так и качества жизни. На сегодняш-
ний день препараты разделены на корректоры, основ-
ной задачей которых является увеличение количества 
полноценного белка CFTR на мембране экзокринной же-
лезы, и потенциаторы – соединения, улучшающие ра-
боту уже сформированного хлорного канала. Многооб-
разие генетических мутаций, ассоциированных с ними 
вариантов нарушения формирования и функциониро-
вания белка CFTR, диктует дифференцированные под-
ходы к выбору таргетных препаратов. Как известно, ге-
нетические варианты, относящиеся к III–IV и частично 
ко II и V классам, одобрены для потенциатора ивакаф-
тор (Калидеко®), который разрешён к использованию 
у детей с 4-месячного возраста в США и странах Евро-
пы, однако не зарегистрирован на территории РФ. Дру-
гие препараты представляют собой комбинации потен-
циатора и одного или двух корректоров, например, ива-
кафтор/тезакафтор (Симдеко®), ивакафтор/тезакафтор/
элексакафтор (Трикафта®). Каждый из препаратов име-
ет свою аудиторию пациентов с определённым генети-
ческим диагнозом. Так, ивакафтор/тезакафтор исполь-
зуется у носителей хотя бы одного из 154 патогенных ва-
риантов и одобрен для гомозигот по варианту F508del/
F508del. Ивакафтор/тезакафтор/элексакафтор применим 
у носителей хотя бы одного из 178 генетических вари-
антов, в том числе F508del [4, 5]. Учитывая, что большин-
ство препаратов таргетной терапии не зарегистрирова-
ны в Российской Федерации (РФ), опыт применения в на-
шей стране ограничивался единичными случаями [6, 7]. 
Однако с декабря 2020 г. ситуация изменилась: 2 дека-
бря был зарегистрирован комбинированный препарат 
лумакафтор/ивакафтор (Оркамби®). Согласно рекомен-
дациям разработчика, препарат можно использовать 

среди детей старше 2 лет с муковисцидозом с геноти-
пом F508del/F508del и исключением комплексного ал-
леля L467F, который может приводить к рефрактерно-
сти проводимого лечения [8].

В данной статье рассматривается передовой опыт 
применения таргетных препаратов в Астраханской об-
ласти.

Цель ИССледовАНИя

Изучить эффективность препарата лумакафтор/ива-
кафтор, применяемого в течение 12 недель детьми с му-
ковисцидозом в Астраханской области.

мАТеРИАл И меТоды

Учитывая критерии включения, а именно:
• подтверждение наличия мутации F508del на обо-

их аллелях гена CFTR; 
• исключение гемизиготности по мутации F508del;
• отсутствие комплексного аллеля р.[Leu476Phe, 

Phe508del];
• возраст старше 6 лет;
• персистирующий или хронический характер вы-

сева грамотрицательной флоры,
в июле 2021  г. решением федерального консилиума 
препарат лумакафтор/ивакафтор (Лум/Ива) был одо-
брен в качестве базисной терапии 3 пациентам, прожи-
вающим на территории Астраханской области и прохо-
дившим динамическое наблюдение и лечение на базе 
ГБУЗ АО «Областная детская клиническая больница 
им. Н.Н. Силищевой» (г. Астрахань). Все пациенты были 
представителями мужского пола. Возраст больных ва-
рьировался от 6 до 14 лет. Диагноз «Муковисцидоз» де-
тям был выставлен в возрасте 4–5 недель в ходе про-
ведения неонатального скрининга и последовательно 
проведённых потовых проб на аппарате Macroduct®/
Sweat-Chek™. Положительными считались показатели 
выше 80 ммоль/л, сомнительными – в интервале от 50 
до 80 ммоль/л, отрицательными – менее 50 ммоль/л [1, 
8]. При постановке диагноза у обследованных детей зна-
чения хлоридов потовой жидкости колебались в диапа-
зоне от 66 до 130 ммоль/л. 

Согласно национальным рекомендациям по диа-
гностике и лечению муковисцидоза у детей и взрослых, 
больные получали базисную терапию в следующем объ-
ёме: микросферические ферменты, дорназу-альфа, ур-
содезоксихолевую кислоту, ацетилцистеин, витаминоте-
рапию, кинезиотерапию. По мере трансформации кли-
нических рекомендаций в комплекс терапии был вклю-
чён 7%-й гипертонический раствор, ацетилцистеин стал 
применяться только во время обострений бронхолёгоч-
ного процесса и в случае появления гастроинтестиналь-
ных осложнений [1].

Учитывая персистирующий или хронический харак-
тер высева Pseudomonas aeruginosa в микробиоте дыха-
тельных путей, пациентам проводились курсы ингаляци-
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онных аминогликозидов по схеме: 28-дневный курс ин-
галяций с последующим 28-дневным перерывом. 

Согласно протоколу использования Лум/Ива, всем 
пациентам до начала лечения было проведено предстар-
товое обследование, включающее определение массо-
ростовых показателей, биохимическое исследование 
и  клинический анализ крови, определение показате-
лей панкреатической эластазы в кале и функций внеш-
него дыхания, таких как ОФВ1, ФЖЕЛ, индекса Тиффно 
(ОФВ1/ФЖЕЛ), проведение потового теста. Последний 
проводился на аппарате Nanoduct® по общепризнан-
ной методике. Контроль вышеизложенных клинико-
лабораторных и инструментальных показателей осу-
ществлялся в декретированные сроки, а именно, через 
14 дней (за исключением панкреатической эластазы), че-
рез 1 и 3 месяца после начала приёма таргетной тера-
пии. Препарат назначался пациентам в дозе, зависимой 
от возраста, согласно инструкции. Пациенту К. (2008 г. р.) 
было показано проведение этиопатогенетической тера-
пии в дозе 2 таблетки ивакафтор 125 мг + лумакафтор 
200 мг 2 раза в день; пациенту Ш. (2011 г. р.) и пациен-
ту С. (2015 г. р.) – в дозе 2 таблетки ивакафтор 125 мг + 
лумакафтор 100 мг 2 раза в день постоянно.

РеЗУльТАТы

Состояние пациентов на момент старта терапии Лум/
Ива оценивалось как среднетяжёлое, а бронхолёгочный 
процесс находился в стадии неполной клинической ре-
миссии. Сатурация кислорода у всех обследованных ко-
лебалась в нормативном диапазоне значений (95–100 %). 

Среди осложнений у детей 11 и 14 лет отмечалось раз-
витие полипов носа. Помимо этого, у пациента К. и па-
циента С. диагностировано формирование цирроза пе-
чени. У всех детей отмечены низкие показатели ИМТ.

Общая характеристика пациентов, а также динами-
ка клинико-лабораторных и инструментальных резуль-
татов на фоне терапии таргетным препаратом представ-
лены в таблице 1.

Согласно данным, приведённым в таблице 1, следу-
ет, что перед началом терапии Лум/Ива у всех пациен-
тов показатели потового теста находились в пределах 
«положительных» значений.

На фоне терапии только у двоих пациентов наблю-
далось статистически значимое снижение показателей 
проводимости потовой жидкости (на 11 и 19  ммоль/л 
соответственно), оставаясь при этом, однако, в грани-
цах «положительных» значений. Именно у данных боль-
ных прослеживается эффективность терапии по ключе-
вой точке оценки: показателям функции внешнего дыха-
ния (ОФВ1, ФЖЕЛ, ОФВ1/ФЖЕЛ). Необходимо отметить, 
что у пациента младшей группы (пациент С.) наблюда-
лась эрадикация Pseudomonas aeruginosa в микробио-
те дыхательных путей и статистически значимый при-
рост скоростных показателей: ОФВ1 – на 83 %, ФЖЕЛ – 
на 48 %, а также увеличение ИМТ с 14,37 до 15,51 кг/м2. 

Спектр нежелательных явлений, наблюдаемых у об-
следованных пациентов, представлен в таблице 2. 

Из многообразия побочных нежелательных явле-
ний у всех наших пациентов в первую неделю приёма 
препарата Лум/Ива отмечались гастроинтестинальные 
симптомы, такие как боли ноющего характера в эпига-
стральной и мезогастральной области, тошнота. Разви-

Пациент Ш. (2011 г. р.) Пациент К. (2008 г. р.) Пациент С. (2015 г. р.)

Масса тела (кг) 25,6 / 25,5 / 26,3 / 28,0 46 / 44,6 / 43,8 / 44,0 16,1 / 17,0 / 17,6 / 18,0

Рост (см) 135 / 135 / 136 / 138 155 / 155 / 155 / 155 106 / 106 / 107 / 108

ИМТ (кг/м2) 14,2 / 14,2 / 14,5 / 14,7 19,1 / 18,5 / 18,25 / 18,3 14,37 / 15,17 / 15,43 / 15,51

Потовая проба (ммоль/л) 108 / 117 / 105 / 108 102 / 94 / 92 / 91 102 / 93 / 92 / 83

Панкреатическая эластаза (мкг/г) < 15 / < 15 /< 15 < 15 / < 15 / < 15 < 15 / 15 / < 78

АЛТ (ед./л) 12,6 / 21,0 / 15,3 / 14,0 73,5 / 65,1 / 53,2 / 224,8 20,9 / 23,8 / 25,7 / 22,4

АСТ (ед./л) 20,1 / 35,6 / 28,3 / 29,0 50,8 / 47,0 / 50,4 / 247,6 25,7 / 22,1 / 32,6 / 41,8

Общий билирубин (ммоль/л) 7,5 / 3,6 / 4,6 / 6,6 8,2 / 6,6 / 9,7 / 7,8 7,4 / 6,7 / 6,3 / 6,2

Осмотр офтальмолога патологии не выявлено патологии не выявлено патологии не выявлено

ОФВ1 (% от должн.) 97 / 95 / 93 / 91 105 / 101 / 99 / 100 100 / 101 / 108 / 183

ФЖЕЛ (% от должн.) 100 / 93 / 92 / 85 106 / 107 / 104 / 119 102 / 104 / 112 / 148

АД (мм рт. ст.) 88/66 / 92/73 / 90/60 79/56 / 83/60 / 92/64 110/62 / 98/52 / 103/60

Т А б Л И ц А   1
клИНИко-лАБоРАТоРНый СТАТУС ПАЦИеНТов 
НА СТАРТе, ЧеРеЗ 2, 4 И 12 Недель ТеРАПИИ 
ИвАкАФТоРом/лУмАкАФТоРом

t A b L E   1
ClInICAl And lAboRAToRy STATuS oF PATIEnTS  
AT THE START, AFTER 2, 4, And 12 wEEkS  
oF IvACAFToR/lumACAFToR THERAPy
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тие диареи, которое наблюдалось у одного из пациен-
тов, по всей видимости, связано с повышением в раци-
оне питания жиров и своевременно нескорректирован-
ной дозой микросферических ферментов. Вышеуказан-
ные жалобы самостоятельно купировались в течение 
недели и не потребовали дополнительной медикамен-
тозной поддержки. 

Однако у пациента К. терапия была приостановле-
на после 12  недель, что связано с нарастанием пока-
зателей печёночной активности: увеличение показате-
лей АЛТ и АСТ более, чем в 5 раз. Необходимо отметить, 
что на фоне приёма препарата у ребёнка наблюдался уве-
ренный тренд снижения показателя ИМТ и аппетита. Не-
смотря на прекращение приёма Лум/Ива, стабилизации 
показателей печёночных проб не наблюдалось, что по-
требовало назначения гепатопротективной терапии.

оБСУЖдеНИе

Революцией в лечении больных муковисцидозом 
стало появление таргетной терапии, которая массово 
проводится на территории РФ с октября 2021 г. Извест-
но, что таргетная терапия носит адресный характер, и из-
учаемый препарат Лум/Ива открывает новые возможно-
сти патогенетических подходов у больных с самой рас-
пространённой в мире мутацией F508del. 

Изучение эффективности и безопасности данно-
го препарата было продемонстрировано в ряде иссле-
дований, проводимых как с детьми младшего возраста, 
так и с подростками. 

Наиболее масштабное плацебо-контролируемое ис-
следование проводилось среди лиц старше 12 лет с пока-

зателями ОФВ1 в диапазоне от 40 до 90 ммоль/л от дол-
женствующих значений, гомозиготных по варианту гена 
CFTR F508del (исследования TRAFFIC и TRANSPORT) [9, 10, 
11]. Количество участников исследований превышало 
1100 человек. Эффективность и безопасность Лум/Ива 
оценивались в течение 24 недель. В ходе проведённой 
работы было определено умеренное, но статистиче-
ски значимое (р < 0,001) абсолютное улучшение ОФВ1 
на 2,6–4 % от должного по сравнению с группой плаце-
бо. Помимо этого, прослеживалось статистически зна-
чимое увеличение ИМТ, снижение частоты обострений 
бронхолёгочного процесса (на 30 и 39 % соответствен-
но) и связанных с ними госпитализаций по сравнению 
с группой сравнения. Анализ профиля безопасности сви-
детельствовал, что частота серьёзных нежелательных 
явлений не превышала частоту в группе плацебо (22,8 
и 28,6 % соответственно) [10, 11]. Не менее обнадёжи-
вающие результаты демонстрирует другое долгосроч-
ное исследование (96  недель) – PROGRESS, в котором 
приняли участие пациенты, завершившие наблюдение 
в исследованиях TRAFFIC и TRANSPORT [12]. Таким обра-
зом, длительность наблюдения составила более 2,5 лет. 
При этом сохранялся уверенный тренд нарастания ИМТ, 
ОФВ1 на фоне снижения числа обострений и госпитали-
заций. Среди наиболее распространённых нежелатель-
ных явлений были отмечены инфекционные обострения 
бронхолёгочного процесса, кашель, увеличение количе-
ства мокроты и кровохарканье.

Эффективность и безопасность комбинации Лум/Ива 
у детей в возрасте 6–11 лет была продемонстрирована 
в международном 24-недельном рандомизированном 
плацебо-контролируемом в параллельных группах ис-
следовании III фазы [13]. Лечение препаратом Лум/Ива 

Т А б Л И ц А   2
НеЖелАТельНые ПоБоЧНые явлеНИя НА ФоНе 
ТеРАПИИ лУмАкАФТоРом/ИвАкАФТоРом

t A b L E  2
AdvERSE SIdE EFFECTS AgAInST  
lumACAFToR/IvACAFToR THERAPy

Нежелательные явления Пациент Ш. (2011 г. р.) Пациент К. (2008 г. р.) Пациент С. (2015 г. р.)

Аномальное дыхание отсутствует отсутствует отсутствует

Бронхоспазм отсутствует отсутствует отсутствует

Увеличение мокроты отсутствует отсутствует отсутствует

Кровохарканье отсутствует отсутствует отсутствует

Пневмоторакс отсутствует отсутствует отсутствует

Желудочно-кишечные проявления Боли в эпигастрии Боли в эпигастрии, 
тошнота, диарея Боли в эпигастрии

Миалгии отсутствует отсутствует отсутствует

Усталость отсутствует отсутствует отсутствует

Головная боль отсутствует отсутствует отсутствует

Депрессия отсутствует отсутствует отсутствует

Тесты высокой функции печени отсутствует повышение АЛТ, АСТ отсутствует
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способствовало статистически значимому снижению ин-
декса лёгочного клиренса (ИЛК) по сравнению с группой 
плацебо, увеличению ИМТ (на 24-й неделе терапии сред-
ний прирост показателя составил 0,4 кг/м2, в группе пла-
цебо – 0,3 кг/м2), а также значительному снижению кон-
центрации хлоридов в потовой жидкости, начиная уже 
с 3-й недели лечения разница по сравнению с группой 
плацебо составила 20,8 ммоль/л. Серьёзные нежелатель-
ные явления были зарегистрированы у 13 (13 %) пациен-
тов в основной группе Лум/Ива и у 11 (11 %) из 101 паци-
ента в группе плацебо, что привело к отмене препарата 
у 3 детей. Описанное выше исследование было продол-
жено (с 13 августа 2015 г. по 17 августа 2018 г.) как откры-
тое расширенное и в течение последующих 96 недель. 
У пациентов, продолживших лечение, среднее измене-
ние ИЛК составило 0,85 (95% ДИ: от –1,25 до –0,45), сни-
жение концентрации хлоридов в потовой жидкости до-
стигло 22,9 ммоль/л [13, 14]. 

Высокий профиль эффективности и безопасности 
продемонстрирован и у детей до 6 лет в недавно опу-
бликованных исследованиях VX15-809-115 и VX16-809-
116. Общее время наблюдения составило 120  недель. 
На  фоне терапии отмечены снижение концентрации 
хлоридов в потовой жидкости на 31,7 ммоль/л, норма-
лизация значений биомаркеров функции поджелудоч-
ной железы (концентрация фекальной эластазы 1 увели-
чилась, а иммунореактивного трипсиногена в сыворот-
ке крови – снизилась), помимо этого наблюдалось уве-
личение роста [13, 14, 15].

Таким образом, на сегодняшний день накоплен зна-
чительный опыт использования препарата Лум/Ива, до-
казывающий его высокую эффективность и высокий про-
филь безопасности.

В нашем исследовании, продолжавшемся 12 недель, 
у 1 из наблюдаемых пациентов – пациента К. – приём пре-
парата сопровождался серьёзным нежелательным явле-
нием, таким как многократное нарастание уровня амино-
трансфераз в сыворотке крови. При этом наблюдалось 
снижение массо-ростовых показателей. В связи с ухуд-
шением общего самочувствия, выраженным цитолити-
ческим эффектом и снижением ИМТ на 0,8 кг/м2 – пре-
парат Лум/Ива был отменен. Связь с приёмом исследу-
емого препарата была расценена как возможная. Дока-
зано, что ивакафтор подвергается обширному метабо-
лизму в печени через систему цитохрома P450/CYР3A. 
В этой связи было высказано предположение, что цито-
токсический эффект на фоне применения Лум/Ива мо-
жет произойти из-за токсичных или иммуногенных про-
дуктов распада ивакафтора [16]. Никаких клинически 
значимых отклонений или изменений в электрокарди-
ограмме, пульсоксиметрии, мониторировании артери-
ального давления (АД), в данных офтальмологического 
обследования не зафиксировано. В исследовании VX16-
809-116, проведённом у детей от 6 до 11 лет, около 5 % 
пациентов прервали терапию в связи с подобным неже-
лательным явлением.

У 2  пациентов прослежена эффективность тера-
пии по ключевым точкам оценки: показателям функ-
ции внешнего дыхания и динамики потового теста. Не-

обходимо отметить, что у больного С. на фоне резкого 
роста скоростных показателей наблюдалась статисти-
чески значимая прибавка длины (+3  см) и массы тела 
(+1,9  кг), улучшение самочувствия, купирование каш-
ля и эрадикации Pseudomonas aeruginosa, согласно дан-
ным микробиологического исследования мокроты. 
Снижение уровней хлоридов потовой жидкости у на-
ших больных (на 11 и 19 ммоль/л соответственно) сопо-
ставимы с результатами, полученными в других иссле-
дований. В частности, в исследовании, описанном в ра-
боте S.Y. Graeber et al., уровень хлорида пота снизился 
в среднем на 17,8 ммоль/л после 8–16 недель лечения 
[16]. Возможно, более выраженные изменения показате-
лей потовых проб ожидаемы при более продолжитель-
ном сроке наблюдения (96–120 недель), что было показа-
но в крупных плацебо-контролируемых исследованиях.

У пациента  Ш. исходный ОФВ1 составил 97  % 
от должных значений и колебался на фоне лечения от 95 
до 91  % от нормативных показателей, что допустимо 
в рамках погрешности измерения и не оказалось сопо-
ставимо с изменением клинической картины. Необхо-
димо отметить, что именно у данного пациента в тече-
ние 12 недель наблюдения не было зафиксировано сни-
жения показателей хлоридов потовой жидкости. Несмо-
тря на отсутствие аллеля L467F, не исключается наличие 
иных генетических вариантов, которые могут приводить 
к рефрактерности лечения, что требует дальнейшего ге-
нетического исследования и решения вопроса об отме-
не или ротации препарата таргетной терапии.

ЗАклюЧеНИе

Краткосрочный опыт применения патогенетиче-
ской терапии препаратом Лум/Ива у детей в Астра-
ханской области показал как ожидаемый эффект 
на  работу хлорного канала, функцию внешнего ды-
хания, так и возможность побочных эффектов, в том 
числе и тяжёлых, способных привести к отмене пре-
парата. Однако данный опыт является первым и тре-
бует дальнейшего наблюдения как за уже существую-
щими и получающими терапию пациентами, так и но-
выми. Согласно пересмотру показаний к использова-
нию Лум/Ива в РФ в августе 2021 г., количество паци-
ентов в Астраханской области возрастает до 7 детей, 
что поможет объективизировать оценку эффективно-
сти и безопасности препарата. 
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