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Kygevvi (doxecitin/doxribtimin)
En oversigt over Kygevvi, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Kygevvi, og hvad anvendes det til?

Kygevvi er et leegemiddel til behandling af personer med thymidinkinase 2-mangel (TK2d), der er
bekreeftet ved en gentest, og hvis symptomer pa8 sygdommen begyndte, da de var 12 &r eller
derunder. TK2d er en tilstand, der skyldes mutationer (aendringer) i TK2-genet, som medfgrer
tiltagende muskelsvaghed, tab af evnen til at bevaege sig og g, vejrtreekningsbesvaer og en kortere
forventet levetid.

TK2d er sjeelden, og Kygevvi blev udpeget som "laegemiddel til sjeeldne sygdomme" den 20. april
2017. Der findes mere information om laegemidler til sjeeldne sygdomme p& EMA's websted.

Kygevvi indeholder de aktive stoffer doxecitin og doxribtimin.

Hvordan anvendes Kygevvi?

Kygevvi fas kun pa recept, og behandlingen bgr overvages af en laege med erfaring inden for
sygdomme, der pavirker mitokondrierne, som er de energiproducerende bestanddele i cellerne.

Kygevvi fas som et pulver, der blandes i vand og indtages gennem munden tre gange dagligt.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Kygevvi, kan du laese indleegssedlen eller
kontakte laegen eller apotekspersonalet.

Hvordan virker Kygevvi?

TK2-enzymet er med til at producere og vedligeholde DNA'et i mitokondriet. Hos personer med TK2d
forhindrer mutationer i TK2 det i at fungere korrekt. Derfor virker mitokondrierne ikke, som de skal, og
musklerne kan ikke producere tilstraekkelig energi, hvilket medfgrer tiltagende muskelsvaekkelse.

Den made, Kygevvi virker p& hos mennesker, er ikke blevet bekraeftet. Dyreforsgg tyder imidlertid pa,
at de aktive stoffer, doxecitin og doxribtimin (DNA-byggesten), optages af muskelceller og bliver en del
af mitokondrielt DNA. Dette er med til at forbedre produktionen og vedligeholdelsen af mitokondrielt
DNA. P38 denne made forventes Kygevvi at kompensere for den ringere TK2-aktivitet og bidrage til at
bremse forvaerringen af muskelsvagheden hos personer med sygdommen.
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Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Kygevvi?

Hos voksne og bgrn med TK2d, der er bekraeftet ved gentestning, hvis symptomer pd sygdommen
begyndte i alderen 12 &r eller derunder, gjorde behandlingen med Kygevvi det muligt at genvinde
motoriske milepaele.

Da TK2d er en sjaelden sygdom, er der for fa patienter til at gennemfgre et studie, hvor Kygevvi
sammenlignes med en anden behandling eller med placebo (en uvirksom behandling). Virkningerne af
Kygevvi blev derfor vurderet ved at se pd patientjournalerne og pa resultaterne af et studie, hvor alle
patienter fik Kygevvi. Vurderingen omfattede i alt 39 patienter, hvis symptomer startede, da de var 12
ar eller derunder.

Virkningen af behandlingen blev vurderet ved at sammenligne motoriske milepzele sdsom evnen til at
sidde, sta eller g8, for og efter padbegyndelsen af behandlingen med Kygevvi. Under behandlingen
genvandt ca. 84 % af patienterne (26 ud af 31) mindst én motorisk milepael, mens ca. 26 % (10 ud af
38) mistede mindst én motorisk milepzel.

Hvilke bivirkninger og begransninger er der forbundet med Kygevvi?

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

De mest almindelige bivirkninger ved Kygevvi (som kan forekomme hos mere end 1 ud af 10 personer)
er diarré, opkastning og mavesmerter.

Hvorfor er Kygevvi godkendt i EU?

P& godkendelsestidspunktet var der ingen godkendt behandling for TK2d, og plejen var begraenset til
stgttebehandling. Denne bestar i at tilfgre naering gennem en madsonde, fysioterapi til at stgtte
bevagelse og hjalp til vejrtraekning med en ventilator.

Det er pavist, at Kygevvi giver patienter, hvis symptomer pa sygdommen begyndte at vise sig i
alderen 12 8r og derunder, mulighed for at genvinde motoriske milepaele. Selvom der var en vis
usikkerhed med hensyn til virkningens omfang, er det sjeeldent, at patienter genopndr motoriske
milepaele i sygdommens naturlige forlgb. Det er derfor sandsynligt, at genopn8elsen af de motoriske
milepaele skyldtes behandling med Kygevvi. De tilgaengelige data kunne ikke vise, om Kygevvi har
nogen virkning pd patienternes levetid. Yderligere studier vil give flere oplysninger om disse
usikkerheder.

De mest almindelige bivirkninger vedrgrte tarmen og blev anset for at vaere handterbare.

Det Europezeiske Laegemiddelagentur konkluderede derfor, at fordelene ved Kygevvi opvejer risiciene,
og at det kan godkendes til anvendelse i EU.

Kygevvi er blevet godkendt under szerlige omstaendigheder. Det skyldes, at det grundet sygdommens
sjeeldenhed ikke har veeret muligt at indhente fyldestggrende oplysninger om Kygevvi. Virksomheden
skal fremlaegge yderligere data om Kygevvi. Virksomheden skal fremlaegge resultaterne af et nyt
studie for at bekreefte laegemidlets sikkerhed og virkning. Hvert &r gennemgar EMA alle nye
oplysninger, der bliver tilgaengelige.

Hvilke foranstaltninger traeffes der for at sikre, at Kygevvi anvendes sikkert
og effektivt?

Der er anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indleegssedlen, som patienter og
sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at Kygevvi anvendes sikkert og effektivt.
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Som for alle laegemidler bliver data vedrgrende anvendelsen af Kygevvi Igbende overvdget. De
formodede bivirkninger ved Kygevvi vurderes omhyggeligt, og der traeffes de ngdvendige
forholdsregler for at beskytte patienterne.

@vrig information om Kygevvi

Der findes mere information om Kygevvi pd agenturets websted:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/kygevvi.
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