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Kygevvi (doksesitiini/doksribtimiini)

Yleistiedot Kygevvista seka siita, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Kygevvi on ja mihin sita kdaytetaan?

Kygevvi on ladke, jota kdytetaan sellaisten geenitestilla vahvistetun tymidiinikinaasi 2:n puutosta
(TK2:n puutos) sairastavien hoitoon, joiden sairauden oireet ovat alkaneet 12 vuoden idssa tai sita
ennen. TK2:n puutos on sairaus, joka johtuu TK2-geenin mutaatioista (muutoksista), jotka johtavat
etenevaan lihasheikkouteen, liikkkumis- ja kavelykyvyn heikkenemiseen, hengitysvaikeuksiin ja
elinajanodotteen Ilyhenemiseen.

TK2:n puutos on harvinainen sairaus, ja Kygevvi nimettiin harvinaislaakkeeksi (harvinaisten
sairauksien hoidossa kaytettava laake) 20. huhtikuuta 2017. Lisatietoa harvinaisladakkeeksi
nimeamisesta on EMAn verkkosivustolla.

Kygevvin vaikuttavat aineet ovat doksesitiini ja doksribtimiini.
Miten Kygevvia kaytetaan?

Kygevvia saa ainoastaan ladkarin madrayksesta, ja hoidon saa antaa vain lddkari, joka on perehtynyt
mitokondriotautien hoitoon. Mitokondriot ovat solujen energiaa tuottavia osia.

Kygevvia on saatavana jauheena, joka sekoitetaan veteen ja otetaan suun kautta kolmesti
vuorokaudessa.

Lisatietoja Kygevvin kaytosta saa pakkausselosteesta, ladkarilta tai apteekista.
Miten Kygevvi vaikuttaa?

TK2-entsyymi auttaa tuottamaan ja yllapitamaan DNA:ta mitokondrion sisélld. TK2:n puutosta
sairastavilla potilailla TK2-entsyymin mutaatiot estavat sita toimimasta kunnolla. Témadn seurauksena
mitokondrio ei toimi niin kuin pitaisi, eivatka lihakset pysty tuottamaan riittavasti energiaa, mika
johtaa etenevaan lihasheikkouteen.

Kygevvin vaikutustapaa ihmisilla ei ole vahvistettu. Elaimilld tehdyt tutkimukset viittaavat kuitenkin
siihen, ettd sen vaikuttavat aineet, doksesitiini ja doksribtimiini (DNA:n rakenneosat), kertyvat
lihassoluihin ja tulevat osaksi mitokondrio-DNA:ta. Tama auttaa parantamaan mitokondrio-DNA:n
tuotantoa ja yllapitoa. Ndin Kygevvin odotetaan kompensoivan TK2:n vahentynytta aktiivisuutta ja
auttavan hidastamaan lihasheikkouden pahenemista.
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Mita hyotya Kygevvista on havaittu tutkimuksissa?

Aikuisilla ja lapsilla, joilla oli geneettisesti vahvistettu TK2:n puutos ja joiden sairauden oireet olivat
alkaneet 12 vuoden idssa tai sitd ennen, Kygevvi-hoito antoi mahdollisuuden saada takaisin motorisia
kehitysvaiheita.

Koska TK2:n puutos on harvinainen sairaus, potilaita on liilan vahan, jotta voitaisiin tehda tutkimus,
jossa Kygevvia verrataan toiseen hoitoon tai lumelddkkeeseen. Kygevvin vaikutuksia arvioitiin ndin
ollen tarkastelemalla potilaiden potilastietoja ja tuloksia tutkimuksesta, jossa kaikki potilaat saivat
Kygevvia. Arviointiin osallistui yhteensa 39 potilasta, joiden oireet olivat alkaneet 12 vuoden idssa tai
sita ennen.

Hoidon vaikutusta arvioitiin vertaamalla motorisia kehitysvaiheita, kuten kykya istua, seista tai kavellg,
ennen Kygevvi-hoidon aloittamista ja sen jalkeen. Hoidon aikana noin 84 prosenttia potilaista (26
potilasta 31:std) sai takaisin vahintdan yhden motorisen kehitysvaiheen, kun taas noin 26 prosenttia
potilaista (10 potilasta 38:sta) menetti vahintaan yhden motorisen kehitysvaiheen.

Mita haittavaikutuksia ja rajoituksia Kygevviin liittyy?

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Kygevvin haittavaikutuksista ja rajoituksista.

Kygevvin yleisimmat haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin yhdelle potilaalle
kymmenestd) ovat ripuli, oksentelu ja vatsakipu.

Miksi Kygevvi on hyvaksytty EU:ssa?

Myyntiluvan myéntamisajankohtana TK2:n puutokselle ei ollut olemassa hyvaksyttya hoitoa, ja hoito
rajoittui tukitoimenpiteisiin. Niita olivat muun muassa ravinnon antaminen ruokintaletkun kautta,
liikkeita tukeva fysioterapia ja hengitystuki ventilaattorin avulla.

Kygevvin osoitettiin auttavan potilaita, joiden sairauden oireet olivat alkaneet 12-vuotiaana tai sita
ennen, saamaan takaisin motorisia kehitysvaiheita. Vaikka vaikutuksen kokoluokasta oli jonkin verran
epavarmuutta, motoristen kehitysvaiheiden palautuminen on harvinaista taudin luonnollisessa
kehityskulussa. Sen vuoksi on todennakoistd, ettd motoriset kehitysvaiheet palautuivat Kygevvi-hoidon
ansiosta. Saatavilla olevat tiedot eivat osoittaneet, vaikuttaako Kygevvi potilaiden elinaikaan.
Lisdtutkimuksista saadaan lisatietoa naiden epavarmuustekijoiden kasittelemiseksi.

Yleisimmat haittavaikutukset liittyivat suolistoon, ja niiden katsottiin olevan hallittavissa.

Nain ollen Euroopan ladkevirasto katsoi, ettd Kygevvista saatava hyoty on sen riskeja suurempi ja etta
sille voidaan myéntda myyntilupa EU:ssa.

Kygevvi on saanut myyntiluvan poikkeuksellisissa olosuhteissa. Tama johtuu siita, ettd sairauden
harvinaisuuden vuoksi Kygevvista ei ole ollut mahdollista saada taydellisia tietoja. Yhtién on
toimitettava lisatietoja Kygevvista. Sen on toimitettava uuden tutkimuksen tulokset, jotta ladkkeen
turvallisuus ja teho voidaan vahvistaa. EMA arvioi vuosittain mahdollisesti saataville tulevat uudet
tiedot.

Kygevvi (doksesitiini/doksribtimiini)
EMA/36692/2026
Sivu 2/3



Miten voidaan varmistaa Kygevvin turvallinen ja tehokas kaytto?

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Kygevvin kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvat valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.

Kuten kaikkien lddkkeiden, myds Kygevvin kdyttéa koskevia tietoja seurataan jatkuvasti. Kygevvista
ilmoitetut haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimet tehdaan potilaiden
suojelemiseksi.

Muita tietoja Kygevvista

Lisdtietoja Kygevvista on viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/kygevvi.

Kygevvi (doksesitiini/doksribtimiini)
EMA/36692/2026
Sivu 3/3



	Mitä Kygevvi on ja mihin sitä käytetään?
	Miten Kygevviä käytetään?
	Miten Kygevvi vaikuttaa?
	Mitä hyötyä Kygevvistä on havaittu tutkimuksissa?
	Mitä haittavaikutuksia ja rajoituksia Kygevviin liittyy?
	Miksi Kygevvi on hyväksytty EU:ssa?
	Miten voidaan varmistaa Kygevvin turvallinen ja tehokas käyttö?
	Muita tietoja Kygevvistä

