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Duvyzat (givinostaatti)
Yleistiedot Duvyzat-valmisteesta seka siitd, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Duvyzat on ja mihin sitd kaytetaan?

Duvyzat on ladke, jolla hoidetaan vahintaan 6-vuotiaita Duchennen lihasdystrofiaa sairastavia potilaita,
jotka ovat liikuntakykyisia ja saavat jo kortikosteroidihoitoa. Duchennen lihasdystrofia on geneettinen
sairaus, joka aiheuttaa vahitellen lihasheikkoutta ja surkastuttaa lihakset.

Duchennen lihasdystrofia on harvinainen sairaus, ja Duvyzat nimettiin ns. harvinaislaakkeeksi
(harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettdva laake) 4. heindkuuta 2012. Lisatietoa
harvinaisladkkeeksi nimeamisestda on EMAnN verkkosivustolla.

Duvyzat-valmisteen vaikuttava aine on givinostaatti.

Miten Duvyzat-valmistetta kdytetaan?

Duvyzat-valmistetta saa ainoastaan ladkarin maarayksestd, ja hoidon saa aloittaa vain |laakari, jolla on
kokemusta Duchennen lihasdystrofiaa sairastavien potilaiden hoidosta.

Duvyzat on saatavana nesteena, jota otetaan suun kautta aterian yhteydessa kahdesti vuorokaudessa.
Ennen Duvyzat-hoidon aloittamista laakdrien on varmistettava, ettd potilaiden verihiutalemaara on
normaali (verihiutaleet ovat soluja, jotka edistavat veren hyytymistd). Hoidon aikana
verihiutalemaaraa ja triglyseridipitoisuutta on seurattava saanndéllisesti, ja Duvyzat-annostusta voi olla
tarpeen muuttaa tulosten perusteella. Duvyzat-annostusta voi olla tarpeen muuttaa my®és, jos
potilaalla ilmenee hoidon aikana ripulia (yli nelja ulostuskertaa paivdssa).

Lisatietoa Duvyzat-valmisteen kaytdstd saa pakkausselosteesta, |dakarilta tai apteekista.

Miten Duvyzat vaikuttaa?

Duvyzat-valmisteen vaikuttava aine givinostaatti estaa tiettyjen histonideasetylaaseiksi (HDAC)
kutsuttujen entsyymien aktiivisuuden. Nama entsyymit saatelevat geenien lukemista ja proteiinien
valmistusta, mukaan lukien lihasten korjaamiseen osallistuvien proteiinien.

Duhchennen lihasdystrofiassa HDAC:n aktiivisuuden oletetaan lisaantyvan dystrofisissa lihassoluissa,
mika vahentaa lihaksia korjaavien proteiinien valmistusta ja aiheuttaa lihasten tulehdusta,
arpeutumista ja paksuuntumista seka rasvan kertymista lihaksiin.
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Givinostaatti estaa HDAC:n aktiivisuuden ja auttaa palauttamaan lihasten korjaamiseen osallistuvien
proteiinien valmistamisen ja nain vahentadmaan lihasvaurioita ja hidastamaan sairauden etenemista.

Mita hyotya Duvyzat-valmisteesta on havaittu tutkimuksissa?

Paatutkimuksessa, johon osallistui liikuntakykyisia ja kortikosteroidihoitoa saavia vahintdan 6-vuotiaita
Duchennen lihasdystrofiaa sairastavia poikia, Duvyzat-valmisteen osoitettiin hidastavan potilaiden
liikuntakyvyn heikkenemista.

Tutkimuksessa 81 poikaa sai Duvyzat-valmistetta ja 39 lumelaaketta. Molemmille ryhmille annettiin
samanaikaisesti kortikosteroidihoitoa. Pdaasiallinen tehoa osoittava mittari oli muutos potilaiden
lilkuntakyvyssd, jota mitattiin neljan porrasaskelman kiipedmiseen kuluvalla ajalla.

18 kuukautta jatkuneen hoidon jalkeen Duvyzat-valmistetta saaneilla potilailla neljan porrasaskelman
kiipedmiseen kului keskimaarin 1,25 sekuntia enemman aikaa kuin hoidon alussa. Lumelaaketta
saaneilla potilailla aika kasvoi keskimaarin 3,03 sekuntia.

Mita riskeja Duvyzat-valmisteeseen liittyy?

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Duvyzat-valmisteen haittavaikutuksista ja rajoituksista.

Duvyzat-valmisteen yleisimmat haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin yhdelle
potilaalle kymmenestd) ovat ripuli, vatsakipu, trombosytopenia (verihiutaleiden vahyys), oksentelu ja
hypertriglyseridemia (triglyseridien eli eraan rasvojen tyypin korkea pitoisuus veressa).

Miksi Duvyzat on hyvaksytty EU:ssa?

Myyntiluvan myéntamisen aikaan kortikosteroidit olivat ainoita laakkeita, joita kaytettiin Duchennen
lihasdystrofian hoitoon. Tutkimustulosten perusteella Duvyzat-valmisteen odotetaan hidastavan
sairauden etenemistd, etenkin kun hoito aloitetaan varhain. Duvyzat-valmisteen vaikutuksen suuruus
oli kuitenkin epavarma, minkd vuoksi Euroopan laakevirasto pyysi suorittamaan lisatutkimuksia
laakkeen tehon vahvistamiseksi. Duvyzat-valmisteen haittavaikutukset olivat enimmadkseen lievia tai
kohtalaisia, ja niiden katsottiin olevan hallittavissa. Siksi Euroopan ladkevirasto katsoi, ettd Duvyzat-
valmisteen hyédyt ovat sen riskeja suuremmat ja etta sille voidaan mydntad myyntilupa EU:ssa.

Duvyzat-valmisteelle myonnettiin ehdollinen myyntilupa. Tama tarkoittaa, etta sille on myénnetty
myyntilupa tavanomaista suppeampien tietojen perusteella, koska kyseisessa kayttdaiheessa
hoitovaihtoehtoja on vain vahdn. Virasto arvioi, ettd varhaisemman markkinoille saattamisen hyéty on
suurempi kuin kayttdon liittyvat riskit sina aikana, kun ladkkeesta odotetaan lisanayttoa.

Yhtion on toimitettava Duvyzat-valmisteesta lisatietoja. Sen on toimitettava kahden tutkimuksen
tulokset, jotta ladkkeen turvallisuus ja teho voidaan varmistaa, myos pitkalla aikavalilla. Virasto arvioi
vuosittain mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot.

Miten voidaan varmistaa Duvyzat-valmisteen turvallinen ja tehokas kaytto?

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Duvyzat-valmisteen kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvat valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.
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Kuten kaikkien ladkkeiden, myds Duvyzat-valmisteen kayttoa koskevia tietoja seurataan jatkuvasti.
Duvyzat-valmisteen ilmoitetut haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimet
suoritetaan potilaiden suojelemiseksi.

Muita tietoja Duvyzat-valmisteesta

Lisatietoja Duvyzat-valmisteesta on viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/duvyzat.
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