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Joenja (/eniolisib)
En letlaeselig oversigt over Joenja, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Joenja, og hvad anvendes det til?

Joenja er et leegemiddel til behandling af aktiveret phosphoinositid-3-kinase-delta-syndrom (APDS) hos
voksne og unge fra 12-3rsalderen, som vejer 45 kg eller derover.

APDS er en sjalden, arvelig sygdom, hvor kroppens immunforsvar ikke fungerer korrekt, og
patienterne bliver dermed mere falsomme over for bakterie- og virusinfektioner. Sygdommen kan ogsa
fgre til autoimmune sygdomme og lymfom (kraeft i lymfocytterne, en type hvide blodlegemer).

APDS er sjaelden, og Joenja blev udpeget som "laegemiddel til sjeeldne sygdomme" den 19. oktober
2020. Der findes mere information om laegemidler til sjzeldne sygdomme pa EMA's websted.

Joenja indeholder det aktive stof leniolisib.
Hvordan anvendes Joenja?

Laegemidlet fas kun pd recept. Behandlingen skal indledes af en laege, der har erfaring med behandling
af primaere immundefekter (ndr immunforsvaret ikke fungerer korrekt).

Joenja fas som tabletter, der tages gennem munden to gange dagligt med ca. 12 timers mellemrum.
Behandlingen bgr fortszette, s leenge patienten har gavn af den, eller indtil patienten ikke lengere
tolererer eventuelle bivirkninger.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Joenja, kan du laese indleegssedlen eller kontakte
laegen eller apotekspersonalet.
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Hvordan virker Joenja?

Personer med APDS har mutationer (forandringer) i de gener, der kontrollerer produktionen af
proteinet phosphoinositid-3-kinase-delta. Dette protein er afggrende for udviklingen og funktionen af
lymfocytter (B- og T-celler), som spiller en central rolle i immunforsvaret. Mutationerne ggr proteinet
overaktivt, sa det forstyrrer lymfocytternes normale udvikling og funktion. Dette bevirker en stigning i
mangden af umodne B-celler, der ophobes i lymfeknuderne (lymfadenopati) og organer som milten,
leveren eller lungerne, samt et fald i antallet af naive B-celler (nydannede modne B-celler, der
medvirker ved den indledende immunrespons). Dette pavirker patientens evne til at bekaempe
infektioner.

Det aktive stof i Joenja, leniolisib, binder sig til phosphoinositid-3-kinase-delta og nedsaetter dets
aktivitet, s3 B- og T-cellerne igen kan udvikle sig og fungere normalt.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Joenja?

Et hovedstudie omfattede 31 personer fra 12-3rsalderen med APDS, som fik enten Joenja eller placebo
(en uvirksom behandling) sammen med standardbehandling til at behandle sygdomssymptomerne.
Studiet s& naermere p& aendringen i omfanget af lymfadenopati og andelen af naive B-celler efter 12
ugers behandling.

Dem, der fik Joenja, oplevede en stgrre reduktion i lymfadenopati end dem, der fik placebo, hvilket
tyder pd et fald i lymfoproliferationen (unormal produktion af lymfocytter). Desuden var der en stgrre
stigning i andelen af naive B-celler hos dem, der fik Joenja, end hos dem, der fik placebo, hvilket tyder
p%, at udviklingen af B-celler kan have normaliseret sig.

De gennemfgrte studier med Joenja er beskrevet naermere i l&egemidlets vurderingsrapporter.

Hvilke bivirkninger og begraensninger er der ved Joenja?

Den fuldstaendige liste over bivirkninger og begraensninger ved Joenja fremgar af indlaegssedlen.

De mest almindelige bivirkninger ved Joenja (som kan forekomme hos mere end 1 ud af 10 personer)
omfatter lavt neutrofiltal (en type hvide blodlegemer), hovedpine, opkastning, vaegtforggelse og
alopeci (hartab).

Hvorfor er Joenja godkendt i EU?

Joenja viste sig at vaere effektivt til at reducere lymfadenopati og gge antallet af naive B-celler hos
personer med APDS, hvilket forventes at reducere risikoen for infektion og andre komplikationer i
forbindelse med sygdommen. Sikkerhedsprofilen blev anset for at veere acceptabel, og bivirkningerne
kunne generelt hdndteres. Det Europaeiske Laegemiddelagentur konkluderede derfor, at fordelene ved
Joenja opvejer risiciene, og at det kan godkendes til anvendelse i EU.

Joenja er blevet godkendt under "saerlige omstaendigheder". Det skyldes, at det grundet sygdommens
sjeeldenhed ikke har vaeret muligt at indhente fyldestggrende oplysninger om Joenja. Virksomheden
skal fremlaegge flere oplysninger om Joenja. Det skal indsende resultaterne af et registerbaseret studie
af Joenjas sikkerhed og virkning pa lang sigt og give arlige opdateringer om eventuelle nye oplysninger
vedrgrende laegemidlets sikkerhed og virkning. Hvert &r vil agenturet gennemga alle nye oplysninger,
der bliver tilgaengelige.
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Hvad gores der for at sikre, at Joenja anvendes sikkert og effektivt?

Der er anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indleegssedlen, som patienter og
sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at de anvender Joenja sikkert og effektivt.

Som for alle laegemidler bliver oplysninger vedrgrende anvendelsen af Joenja lgbende overvadget. De
formodede bivirkninger ved Joenja vurderes omhyggeligt, og der treeffes de ngdvendige forholdsregler
for at beskytte patienterne.

@vrig information om Joenja

Der findes mere information om Joenja, herunder indlaegssedlen og vurderingsrapporten, pa
agenturets websted: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/joenja.

Hvis du gnsker at vide, om lzegemidlet er tilgengeligt i dit land, kan du kontakte den nationale
kompetente myndighed.
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