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Zokinvy (lonafarnib)
A Zokinvy-re vonatkozo attekintés és az EU-ban val6 engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gydgyszer a Zokinvy és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté6?

A Zokinvy olyan 12 hénapos vagy idésebb betegek kezelésére alkalmazott gydgyszer, akik az alabbi
ritka betegségekben szenvednek, melyek soran gyermekkorban megjelennek az ¢éregedésre
emlékeztetl jellegzetességek:

e Hutchinson-Gilford progéria szindroma
e feldolgozashianyos laminopatiak

Mivel a Zokinvy-val kezelt betegségek ,ritkanak” mindsullnek, ezért a Zokinvy-t 2018. december 14-én
a Hutchinson-Gilford progéria szindréma tekintetében ,ritka betegségek elleni gydgyszerré” (orphan
drug) mindsitették.

Milyen tipusd gyogyszer a Zokinvy? A Zokinvy hatéanyaga a lonafarnib.
Hogyan kell alkalmazni a Zokinvy-t?

A Zokinvy csak receptre kaphato, és a kezelést a korai 6regedésben vagy ritka anyagcsere-
betegségekben szenveds betegek kezelésében jartas szakorvosnak kell megkezdenie.

A Zokinvy kapszula formajaban kaphatd, amelyet naponta kétszer, étkezés kdzben kell bevenni. A
kezd6 napi adag (amely 75 és 225 mg kozott mozog) a beteg magassagatdl és testsulyatdl fliigg. Négy
honap kezelést kovetden a beteg elkezdhet magasabb (fenntartd) adagot szedni.

A Zokinvy alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatdt, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gydgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Zokinvy?

A Hutchinson-Gilford progéria szindromaban és feldolgozashianyos progeroid laminopatiakban
szenveds betegeknél felhalmozdédnak a progerin vagy progerin-szer(i fehérjék kéros formai, ami
karositja a sejteket, és az 6regedés tiineteihez vezet mar az élet korai szakaszaban. A Zokinvy
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megakadalyozza az ezen kéros fehérjék termelédésében szerepet jatszo kémiai reakciot, ezaltal segit
enyhiteni a betegségek tlineteit.

Milyen el6nyei voltak a Zokinvy alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

Két f6 vizsgalat igazolta, hogy a Zokinvy meghosszabbitja a Hutchinson-Gilford progéria szindrdmaban
és feldolgozashianyos progeroid laminopatidkban szenved6 betegek életét. A vizsgalatokban 62 beteg
vett részt, akik Zokinvy-t kaptak. Harom évvel a csak Zokinvy-val végzett kezelés megkezdése utan a
betegek 2,5 hdnappal -fél évvel hosszabb ideig éltek, mint az a 62 beteg, akik nem vettek részt a
vizsgalatokban és nem kaptak Zokinvy-t. Az utolsé utédnkovetés idején (korulbelll 11 évvel a kezelés
megkezdése utdn) a Zokinvy-t (és esetleg tovabbi kezeléseket) kapd betegek atlagosan 4,3 évvel éltek
tovabb, mint a nem kezelt betegek. A rendelkezésre all6 adatok korlatozottsaga miatt azonban az
tobblet életévek szama akar csupan 2,6 év is lehet.

Milyen kockazatokkal jar a Zokinvy alkalmazasa?

A Zokinvy leggyakoribb mellékhatédsai (10 beteg kozlil tobb mint 1-nél jelentkezhetnek) a hanyas,
hasmenés, a majenzimek emelkedett szintje, a csokkent étvagy, hanyinger, hasi fajdalom, faradtsag,
testsulycsokkenés, székrekedés és fels6 Iéguti fertzés (orr- és torokfertdzés).

A Zokinvy leggyakoribb sllyos mellékhatasai (10 beteg k6zll legfeljebb 1-nél jelentkezhetnek) a
majenzimek emelkedett szintje, az agyi iszkémia (csokkent vérellatas az agyban), a laz és a
kiszaradas.

Miért engedélyezték a Zokinvy forgalomba hozatalat az EU-ban?

A Zokinvy engedélyezésekor nem allt rendelkezésre mas gyogyszer a Hutchinson-Gilford progéria
szindroma és a feldolgozashianyos progeroid laminopatidk kezelésére. A Zokinvy-val végzett
vizsgalatok eredményei azt mutattak, hogy ez a gydgyszer meghosszabbithatja az ilyen
betegségekben szenvedd betegek élettartamat. A leggyakoribb mellékhatasok — mint példaul a
hasmenés, hanyinger és hanyas - foként a kezelés elsé 4 hdnapjaban jelentkeztek, és kezelhetbek
voltak.

Az Europai Gyodgyszerligynokség megallapitotta, hogy a Zokinvy alkalmazasanak el6nyei meghaladjak
a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban ,kivételes korlilmények” kozott
engedélyezhetl. Ennek oka, hogy a betegség alacsony el6forduldsi ardanya miatt nem lehetett teljes
korl informaciot gyljteni az Zokinvy-rél.

Az Eurdpai Gydgyszerligynokség évente felllvizsgal minden Ujonnan hozzaférhet6 informacidt, és
szlikség esetén aktualizalja ezt az attekintést.

Milyen informaciok varhatok még a Zokinvy-val kapcsolatban?

Mivel a Zokinvy forgalomba hozatalat kivételes koriilmények kozott engedélyezték, a Zokinvy-t
forgalmazo vallalat a Zokinvy biztonsagossaganak és hatdsossaganak, valamint a betegek
életmindségének tovabbi értékelése céljabol a gydgyszerrel kezelt betegek nyilvantartasabdl szarmazo
adatokat fog benydujtani.
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Milyen intézkedések vannak folyamatban a Zokinvy biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Zokinvy biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a betegek
altal kovetendd ajanlasok és évintézkedések feltlintetésre kerliltek az alkalmazasi eldirdsban és a
betegtajékoztatoban.

A Zokinvy alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informaciokat - hasonléan minden mas
gyégyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Zokinvy alkalmazasaval 6sszefliggésben jelentett
feltételezett mellékhatdsokat gondosan értékelik és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében a
szliikséges intézkedéseket meghozzak.

A Zokinvy-val kapcsolatos egyéb informacio

A Zokinvy-ra vonatkozé tovabbi informacié az Eurdpai Gydgyszerligyntkség weboldalan talalhatd:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zokinvy
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