EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/36692/2026
EMEA/H/C/005119

Kygevvi (doxecitin/doxribtimin)
Prehled pro pripravek Kygevvi a proc byl pripravek registrovan v EU

Ve

Co je pripravek Kygevvi a k cemu se pouziva?

Kygevvi je léCivy pripravek, ktery se pouziva k 1éCbé osob s deficitem thymidinkindzy 2 potvrzenym
genetickym testem, u nichz se pfriznaky onemocnéni poprvé objevily ve véku 12 let nebo dfive. Deficit
thymidinkinazy 2 je onemocnéni zplsobené mutacemi (zmé&nami) v genu thymidinkinazy 2, které
vedou k progresivni (zhorgujici se) svalové slabosti, ztraté schopnosti pohybu a chlize, dychacim
potizim a kratSi stfedni délce Zivota.

Deficit thymidinkindzy 2 je vzacné onemocnéni a pfipravek Kygevvi byl oznacen dne 20. dubna 2017
jako ,léCivy pripravek pro vzacna onemocnéni®. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni
naleznete na internetovych strankach agentury EMA.

Pripravek Kygevvi obsahuje IéCivé latky doxecitin a doxribtimin.

Ve

Jak se pripravek Kygevvi pouziva?

Vydej pripravku Kygevvi je vazan na |ékarsky predpis. LéCba by méla probihat pod dohledem lékare,
ktery ma zkusenosti s onemocnénimi postihujicimi mitochondrie, coz jsou slozky bunék produkujici
energii.

Pripravek Kygevvi je k dispozici ve formé prasku, ktery se smicha s vodou a uziva se Usty trikrat
denné.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Kygevvi naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na svého
|ékare Ci Iékarnika.

Jak pripravek Kygevvi plisobi?

Enzym thymidinkindza 2 pomaha vytvaret a udrzovat DNA v mitochondriich (tzv. mitochondridlni
DNA). U osob s deficitem thymidinkindzy 2 mutace v tomto enzymu brani jeho spravnému fungovani.
V disledku toho mitochondrie nefunguii tak, jak by mély, a svaly nedokazi produkovat dostatek
energie, coz vede ke zhorsujici se svalové slabosti.

Zplsob, jakym piipravek Kygevvi plsobi u lidi, nebyl potvrzen. Ze studii na zvifatech viak vyplyva, ze
jeho Iécivé latky, doxecitin a doxribtimin (stavebni kameny DNA), jsou vstifebavany svalovymi bunikami
a stavaji se soucasti mitochondridlni DNA, coz pomaha zlepsit vytvareni a udrzovani mitochondridlni
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DNA. Predpoklada se, ze piipravek Kygevvi timto zplisobem kompenzuje snizenou aktivitu
thymidinkinazy 2 a poméahéa zpomalit zhorSovani svalové slabosti u osob s timto onemocnénim.

Jaké pfFinosy pripravku Kygevvi byly prokazany v priibéhu studii?

Dospélym a détem s deficitem thymidinkindzy 2 potvrzenym genetickym testem, u nichz se pfiznaky
onemocnéni poprvé objevily ve véku 12 let nebo dfive, umoznila IéCba pripravkem Kygevvi znovu
dosahnout motorickych milnikd.

Vzhledem k tomu, Ze deficit thymidinkindzy 2 je vzacné onemocnéni, existuje pfili§ malo pacientl na
to, aby bylo mozné provést studii, kterd by porovnala pripravek Kygevvi s jinou lé¢bou nebo

s placebem (neucdinnym pripravkem). U¢inky pFipravku Kygevvi byly proto hodnoceny na zakladé
zdravotnické dokumentace pacientt a vysledk{ studie, ve které byl véem pacientdim podavan
piipravek Kygevvi. Do hodnoceni bylo zafazeno celkem 39 pacientd, jejichZ pfiznaky se poprvé objevily
ve véku 12 let nebo dFive.

Ucinek 1é¢by byl hodnocen porovnanim motorickych milnikd, jako je schopnost sedét, stat nebo chodit,
pred zahajenim IéCby pripravkem Kygevvi a po jejim zahajeni. Béhem lécby znovu dosahlo alespon
jednoho motorického milniku pfiblizné 84 % (26 z 31) pacientl, zatimco nejméné jeden motoricky
milnik ztratilo pFiblizné 26 % (10 z 38) pacientd.
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Jaké jsou nezadouci GCinky a omezeni pripravku Kygevvi?

Uplny seznam nezadoucich G¢inkd a omezeni pripravku Kygevvi je uveden v piibalové informaci.

Nejcastéjsimi nezaddoucimi Gcinky pFipravku Kygevvi (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 10)
jsou prijem, zvraceni a bolest bficha.

Na zakladé c¢eho byl pripravek Kygevvi registrovan v EU?

V dobé registrace nebyla pro deficit thymidinkindzy 2 schvalena zadna lécba a péce byla omezena na
podplrna opatieni, mezi n&Z patfilo poskytovani vyZivy vyzivovou sondou, podpora pohybu pomoci
fyzioterapie a podpora dychani pomoci ventilatoru.

Bylo prokazano, ze pfipravek Kygevvi umoziiuje pacientim, jejichZ pfiznaky se poprvé objevily ve véku
12 let nebo dfive, znovu dosdhnout motorickych milnikll. PfestoZe panovala uréitd nejistota ohledné
rozsahu Gé&inku, motorické milniky jsou pfi pfirozeném prib&hu onemocnéni znovu dosazeny vzacné.
Je proto pravdépodobné, Zze motorické milniky byly znovu dosazeny diky IéCbé pripravkem Kygevvi.

Z dostupnych dajt nebylo mozné prokazat, zda ma pfipravek Kygevvi vliv na délku Zivota pacientd.
Pokud jde o tyto nejistoty, dalsi studie poskytnou vice informaci.

Nejcastéjsi nezadouci Ucinky se tykaly stfev a byly povaZzovany za zvladatelné.

Evropska agentura pro lécivé pripravky proto rozhodla, Ze pfinosy pripravku Kygevvi pfevysuji jeho
rizika, a mGZe tak byt registrovan k pouZiti v EU.

Pfipravek Kygevvi byl registrovan za vyjimecnych okolnosti, nebot vzhledem ke vzacné povaze
onemocnéni nebylo mozné o pripravku Kygevvi ziskat Uplné informace. Spole¢nost musi poskytnout
dalsi udaje o pripravku Kygevvi. Musi predlozit vysledky nové studie k potvrzeni bezpecnosti

a ucinnosti pripravku. Agentura EMA kazdorocné vyhodnoti jakékoli nové informace.
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Jaka opatreni jsou uplatnovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Kygevvi?

Do souhrnu Gdajl o ptipravku a pFibalové informace byla zahrnuta doporuéeni a opatfeni pro bezpeéné
a ucinné pouzivani pfipravku Kygevvi, ktera by méla byt dodrzovana zdravotnickymi pracovniky
i pacienty.

Jako u vdech Ié&ivych ptipravkd jsou Udaje o pouZivani pFipravku Kygevvi prib&zné sledovany.
Podezreni na nezadouci ucinky nahlasena v souvislosti s pfipravkem Kygevvi jsou peclivé hodnocena
a jsou ucinéna veskera nezbytna opatieni, aby bylo chranéno zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Kygevvi

Dalsi informace o pfipravku Kygevvi jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/kygevvi.
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