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Joenja (/eniolizib)
A Joenja-ra vonatkozdé kozérthetd attekintés és az EU-ban valé
engedélyezésének indoklasa

Milyen tipusi gydgyszer a Joenja és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

A Joenja felnGtteknél és legalabb 45 kg testtomeg(i, 12 éves és idGsebb serdiil6knél az aktivalt
foszfoinozitid-3-kindz delta szindroma (APDS) kezelésére alkalmazott gydgyszer.

Az APDS egy ritka OrOkletes betegség, amelyre az jellemzd, hogy az immunrendszer (a szervezet
természetes védekezd rendszere) nem miikédik megfelelden, igy a betegek hajlamosabbak a
bakterialis és virusos fert6zésekre. A betegség autoimmun rendellenességekhez és limfémahoz (a
fehérvérsejtek egy tipusanak, a limfocitdknak a daganatos betegsége) is vezethet.

Mivel az APDS ,ritkanak” mindsll, ezért a Joenja-t 2020. oktober 19-én ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacié a ritka betegség elleni (orphan)
statusszal rendelkezd gyogyszerekrol az EMA honlapjan talalhato.

A Joenja hatdanyaga a leniolizib.
Hogyan kell alkalmazni a Joenja-t?

A gyodgyszer csak receptre kaphatd. A kezelést az elsédleges immundeficiencidk (amikor az
immunrendszer nem miikédik megfeleléen) kezelésében tapasztalt orvosnak kell megkezdenie.

A Joenja tabletta formajaban kaphatd, amelyet szajon at, naponta kétszer, korilbelll 12 éra eltéréssel
kell bevenni. A kezelést addig kell folytatni, amig az a betegre kedvez6 hatassal van, vagy amig a
mellékhatasok elfogadhatatlannd nem valnak.

A Joenja alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatdt, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gyogyszerészét.
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Hogyan fejti ki hatasat a Joenja?

Az APDS-ben szenved6 betegeknél a foszfoinozitid-3-kinaz delta nevi fehérje termel6dését szabalyozd
génekben mutacidk (elvaltozasok) mutatkoznak. Ez a fehérje nélklilézhetetlen az immunrendszerben
kulcsszerepet jatszd limfocitak (B- és T-sejtek) fejlddéséhez és miikédéséhez. A mutécidk tulzottan
aktivva teszik a fehérjét, ami befolyasolja a limfocitdk normalis fejlédését és mikodését. Ez a
nyirokcsomoékban (limfadenopatia) és a szervekben, példaul a Iépben, a majban vagy a tlidében
felhalmozddo éretlen B-sejtek magasabb szintjéhez, valamint a naiv B-sejtek (a kezdeti
immunvalaszban részt vevd, Ujonnan kialakult érett B-sejtek) alacsonyabb szintjéhez vezet, ami
befolyasolja a beteg fert6zések elleni kiizdelemre vald képességét.

A Joenja hatdanyaga, a leniolizib a foszfoinozitid-3-kinaz deltahoz kotédik, és csokkenti annak
aktivitasat, ami a B- és T-sejtek megfeleld fejlédéséhez és mlkodéséhez vezet.

Milyen el6nyei voltak a Joenja alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Egy f6 vizsgalatban 31, 12 éves és id6sebb, APDS-ben szenved6 beteg vett részt, akik a standard
kezelés mellett Joenja-t vagy placebdt (hatéanyag nélkili kezelés) kaptak a betegség tlineteinek
kezelésére. A vizsgalatban a limfadenopatia szintjének és a naiv B-sejtek ardnyanak valtozasat
tanulmanyoztak 12 hét kezelést kdvetben.

A Joenja-t szed6 betegeknél nagyobb mértékben csdkkent a limfadenopatia, mint a placebdval
kezelteknél, ami a limfoproliferacio (a limfocitak rendellenes termelddése) csokkenésére utal. Ezenkivil
a Joenja-t szed6knél nagyobb mértékben nétt a naiv B-sejtek aranya, mint a placebdval kezelteknél,
ami a B-sejtek fejlédésének normalizalddasara utal.

A Joenja-val végzett vizsgalatok részletesebb leirdsa a gydgyszer értékeld jelentésében talalhato.
Milyen mellékhatasokkal és korlatozasokkal jar a Joenja alkalmazasa?

A Joenja alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatas és a korlatozasok teljes felsorolasa
a betegtajékoztatdban talalhatd.

A Joenja leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg koziil tébb mint 1-nél jelentkezhet) a neutrofilek (a
fehérvérsejtek egy tipusa) szintjének csdkkenése, a fejfajas, a hanyas, a testtomeg ndovekedése és a
hajhullas (alopécia).

Miért engedélyezték a Joenja forgalomba hozatalat az EU-ban?

A Joenja hatdsosnak bizonyult APDS-ben szenved6 betegeknél a limfadenopatia mértékének
csokkentésében és a naiv B-sejtek szamanak névelésében, ami varhatdan csokkenti a fert6zés és a
betegséggel 6sszefliggé egyéb szovédmények kockazatat. A biztonsagossagi profilt elfogadhaténak
tartottak, altaldban kezelhetdé mellékhatasokkal. Az Eurdpai Gydgyszerliigynokség ezért megallapitotta,
hogy a Joenja alkalmazasanak el6nyei meghaladjak a kockazatokat, és igy a gyégyszer alkalmazasa az
EU-ban engedélyezhetd.

A Joenja forgalomba hozatalat ,kivételes korilmények” kézott engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a
betegség alacsony el6fordulasi aranya miatt nem lehetett teljes korl informaciét gyUjteni a Joenja-rdl.
A vallalatnak tovabbi adatokat kell szolgaltatnia a Joenja-ra vonatkozdan. A vallalatnak be kell
nyujtania egy, a Joenja hosszu tavl biztonsdgossagara és hatdsossdgara vonatkozd, nyilvéantartason
alapuld vizsgalat eredményeit, és évente naprakész tajékoztatast kell nydjtania a gyogyszer
biztonsdgossagara és hatdsossagara vonatkozd Uj informaciokrdl. Az Ugyndkség évente feliilvizsgal
minden Ujonnan hozzaférhetd informaciot.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Joenja biztonsagos és hatékony
alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Joenja biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a betegek
altal kovetendd ajanlasok és évintézkedések feltlintetésre keriiltek az alkalmazasi eldirasban és a
betegtajékoztatoban.

A Joenja alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informaciokat - hasonléan minden mas gydgyszerhez
- folyamatosan figyelemmel kisérik. A Joenja alkalmazasaval 0sszefliggésben jelentett feltételezett
mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a sziikséges
intézkedéseket meghozzak.

A Joenja-val kapcsolatos egyéb informacio

A Joenja-val kapcsolatban tovabbi informacid, a betegtdjékoztatét és az értékeld jelentést is beleértve,
az Ugyndkség honlapjan taldlhaté: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/joenja.

Amennyiben tajékozddni szeretne arrdl, hogy a gydgyszer elérheté-e az On orszagaban, vegye fel a
kapcsolatot az illetékes nemzeti hatésaggal.
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