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Zokinvy (lonafarnibi)
Yleistiedot Zokinvysta seka siitd, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Zokinvy on ja mihin sita kaytetaan?

Zokinvy on laake, jolla hoidetaan vahintdan 12 kuukauden ikaisia potilaita, joilla on jokin seuraavista
harvinaisista sairauksista, joissa ikdadntymisen kaltaiset piirteet iimenevat lapsuudessa:

e Hutchinson-Gilfordin progeriacireyhtyma

e pilkkomisvajeiset progeria-laminopatiat.

Zokinvylla hoidettavat sairaudet ovat harvinaisia, ja Zokinvy nimettiin ns. harvinaisladkkeeksi
14. joulukuuta 2018 Hutchinson-Gilfordin progeriaoireyhtyman hoitoa varten.

Zokinvyn vaikuttava aine on lonafarnibi.

Miten Zokinvya kaytetdaan?

Zokinvya saa vain laakarin maarayksesta, ja hoidon saa aloittaa vain laakari, joka on perehtynyt
ennenaikaisen vanhentumisen tai harvinaisten aineenvaihduntasairauksien hoitoon.

Zokinvya on saatavana kapseleina, jotka otetaan aterian yhteydessa kahdesti vuorokaudessa.
Paivittainen aloitusannos (joka on 75-225 mg) maardytyy potilaan pituuden ja painon mukaan. Kun
hoito on kestanyt nelja kuukautta, potilas voi aloittaa suuremman (yllapito)annoksen ottamisen.

Lisatietoja Zokinvyn kaytosta saa pakkausselosteesta, ladkarilta tai apteekista.

Miten Zokinvy vaikuttaa?

Potilailla, joilla on Hutchinson-Gilfordin progeriaoireyhtyma tai pilkkomisvajeinen progeria-laminopatia,
elimistéon keraantyy epanormaaleja progeriinin tai progeriinin kaltaisten proteiinien muotoja, mika
vahingoittaa soluja ja johtaa ikdantymisen oireisiin elaman varhaisvaiheessa. Zokinvy estaa naiden
epanormaalien proteiinien muodostumiseen liittyvan kemiallisen reaktion ja auttaa siten lievittdmaan
sairauksien oireita.
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Mita hyotya Zokinvysta on havaittu tutkimuksissa?

Kahdessa paatutkimuksessa on osoitettu, ettd Zokinvy pidentda Hutchinson-Gilfordin
progeriaoireyhtymaa ja pilkkomisvajeista progeria-laminopatiaa sairastavien potilaiden elinaikaa.
Tutkimuksiin osallistui 62 potilasta, joille annettiin Zokinvya. Kolme vuotta yksindan annetun Zokinvy-
hoidon aloittamisen jalkeen potilaat elivat noin 2,5-6 kuukautta pidempaan kuin sellaiset 62 potilasta,
jotka eivat osallistuneet tutkimuksiin ja joille ei annettu Zokinvya. Viimeisimman seurannan aikana
(noin 11 vuotta hoidon aloittamisen jalkeen) Zokinvya (ja mahdollisesti muita lisahoitoja) saaneet
potilaat elivat keskimaarin 4,3 vuotta pitempaan kuin hoitamattomat potilaat. Koska tietoja oli
kuitenkin saatavilla vain vahan, lisdvuosien maara voi olla alimmillaan 2,6 vuotta.

Mita riskeja Zokinvyyn liittyy?

Zokinvyn yleisimmat haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin yhdelle potilaalle
kymmenestd) ovat oksentelu, ripuli, maksaentsyymien pitoisuuden suureneminen, ruokahalun
vaheneminen, pahoinvointi, mahakipu, vasymys, painonlasku, ummetus ja ylahengitysteiden infektiot
(nenan ja nielun infektiot).

Zokinvyn yleisimmat vakavat haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua enintdaan yhdelle potilaalle
kymmenestad) ovat maksaentsyymien pitoisuuden suureneminen, aivoiskemia (aivojen verensaannin
heikkeneminen), kuume ja nestehukka.

Miksi Zokinvy on hyvaksytty EU:ssa?

Zokinvyn myyntiluvan mydntamisen aikaan markkinoilla ei ollut muita Hutchinson-Gilfordin
progeriaoireyhtyman ja pilkkomisvajeisen progeria-laminopatian hoitoon tarkoitettuja ladkkeita.
Zokinvy-tutkimusten tulokset osoittivat, etta ladke voi pidentaa naita sairauksia sairastavien potilaiden
elinaikaa. Yleisimpia haittavaikutuksia, kuten ripulia, pahoinvointia ja oksentelua, esiintyi paaasiassa
neljan ensimmaisen hoitokuukauden aikana, ja ne olivat hallittavissa.

Euroopan ladkevirasto katsoi, etta Zokinvyn hydty on sen riskeja suurempi ja etta sille voidaan
myodntda myyntilupa EU:ssa ns. poikkeuksellisissa olosuhteissa. Tama johtuu siita, ettd sairauden
harvinaisuuden vuoksi Zokinvysta ei ole ollut mahdollista saada taydellisia tietoja.

Euroopan ladkevirasto tarkastaa vuosittain mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot, ja tata
katsausta paivitetdan tarvittaessa.

Mita tietoja Zokinvysta odotetaan viela saatavan?

Koska Zokinvy on saanut myyntiluvan poikkeusolosuhteissa, sitéd markkinoiva yhtié toimittaa tietoja
valmisteella hoidettuja potilaita koskevasta rekisterista, jotta Zokinvyn turvallisuutta ja tehoa seka
potilaiden eldmanlaatua voidaan arvioida tarkemmin.

Miten voidaan varmistaa Zokinvyn turvallinen ja tehokas kaytto?

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

Kuten kaikkien ladkkeiden, myds Zokinvyn kayttoa koskevia tietoja seurataan jatkuvasti. Zokinvysta
ilmoitetut epaillyt haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimet suoritetaan
potilaiden suojelemiseksi.
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Muita tietoja Zokinvysta

Lisda tietoa Zokinvysta on saatavissa viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zokinvy
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