EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/543934/2024
EMEA/H/C/002464

Jakavi (ruksolitynib)
Przeglad wiedzy na temat leku Jakavi i uzasadnienie udzielenia pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Jakavi i w jakim celu sie go stosuje

Jakavi jest lekiem wykorzystywanym w leczeniu nastepujacych chorob:

e splenomegalii (powiekszonej $ledziony) lub innych objawdw zwigzanych z chorobg, takich jak
goraczka, poty nocne, bdl kosci i utrata masy ciata u oséb dorostych z wtdknieniem szpiku.
Widknienie szpiku to choroba, w ktdrej szpik kostny staje sie bardzo gesty i sztywny, a takze
wytwarza nieprawidtowe, niedojrzate komérki krwi;

e czerwienicy prawdziwej u oséb dorostych, u ktérych leczenie hydroksykarbamidem (zwanym
rowniez hydroksymocznikiem) nie dziata lub u ktérych powoduje on niemozliwe do zaakceptowania
dziatania niepozadane. W czerwienicy prawdziwej dochodzi do wytwarzania zbyt duzej ilosci
krwinek czerwonych, co moze skutkowac ograniczonym przeptywem krwi do organéw z powodu
zgestnienia krwi i czasami powstawaniem skrzepéw;

e ostrej choroby przeszczep przeciwko gospodarzowi (ang. Graft versus host disease, GvHD, gdy
komorki dawcy atakujg organizm krétko po przeszczepieniu) u 0sob dorostych i dzieci w wieku 28
dni i starszych, u ktérych kortykosteroidy lub inne rodzaje leczenia uktadowego (leczenie
podawane doustnie lub we wstrzyknigciach) nie dziataty wystarczajaco dobrze;

e przewlektej choroby przeszczep przeciwko gospodarzowi (ktéra zazwyczaj rozwija sie pdzniej niz
ostra GvHD, w ciggu kilku tygodni do kilku miesiecy po przeszczepieniu) u osob dorostych i dzieci w
wieku od 6 miesiecy, u ktérych kortykosteroidy lub inne rodzaje leczenia uktadowego nie dziataty
wystarczajaco dobrze.

Substancja czynng zawartg w leku Jakavi jest ruksolitynib.
Jak stosowac¢ lek Jakavi

Lek wydawany na recepte. Leczenie by¢ rozpoczynane wylacznie przez lekarza doswiadczonego w
podawaniu lekéw przeciwnowotworowych.

Lek Jakavi jest dostepny w postaci tabletek i roztworu doustnego, ktére przyjmuje sie dwa razy na
dobe. Zalecana dawka zalezy od choroby, w ktérej lek jest stosowany.
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W przypadku wystgpienia niektorych dziatan niepozadanych nalezy zmniejszy¢ dawke lub przerwac
leczenie.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Jakavi znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Jakavi

Substancja czynna leku Jakavi, ruksolitynib, dziata przez blokowanie grupy enzyméw znanych jako
kinazy janusowe (ang. Janus kinases, JAK), ktore biorg udziat w produkcji i rozwoju krwinek. We
widknieniu szpiku i czerwienicy prawdziwej kinazy janusowe sa zbyt aktywne, co prowadzi do
nieprawidtowego wytwarzania krwinek. Te krwinki moga przenosi¢ sie do organéw, w tym do $ledziony,
powodujgc ich powiekszenie. Kinazy janusowe uczestnicza rdwniez w rozwoju i aktywacji komédrek
uktadu odpornosciowego (naturalnych mechanizméw obronnych organizmu), ktére odgrywaja role w
GvHD. Blokujac kinazy janusowe, ruksolitynib pomaga zmniejszy¢ stan zapalny, a tym samym
ztagodzi¢ objawy ostrej i przewlektej GvHD.

Korzysci ze stosowania leku Jakavi wykazane w badaniach

Wioknienie szpiku

W dwdch badaniach gtéwnych z udziatem 528 dorostych pacjentow lek Jakavi byt skuteczniejszy od
placebo (leczenie pozorowane) oraz najlepszego dostepnego leczenia, ktérego celem byto zmniejszenie
rozmiaru $ledziony. W pierwszym badaniu osiggnieto docelowe zmniejszenie rozmiaru $ledziony po 6
miesigcach o 35% u 42% (65 ze 155) pacjentow poddanych terapii lekiem Jakavi w poréwnaniu z
mniej niz 1% (1 ze 153) pacjentow otrzymujacych placebo. W drugim badaniu po roku osiggnieto
docelowe zmniejszenie rozmiaru $ledziony o 35% u 29% (41 ze 144) pacjentéw poddanych terapii
lekiem Jakavi, natomiast w przypadku 72 pacjentéw przyjmujacych najlepsze dostepne leczenie, takie
jak leki przeciwnowotworowe, hormony i leki immunosupresyjne, nie osiggnieto takiego wyniku.

Czerwienica prawdziwa

Lek Jakavi przyczynit sie do poprawy stanu zdrowia pacjentéw w jednym badaniu gtdéwnym z udziatem
222 dorostych pacjentéw, u ktérych leczenie hydroksykarbamidem nie powiodto sie lub u ktérych
wywotato niemozliwe do zaakceptowania dziatania niepozadane. Poprawe mierzono jako
zapotrzebowanie na mniej niz jedna flebotomie (usuniecie nadmiaru krwi z organizmu) oraz
zmniejszenie rozmiaru $ledziony o co najmniej 35%. W badaniu tym u 21% (23 ze 110) pacjentow
poddanych terapii lekiem Jakavi wystgpita poprawa po 8 miesigcach leczenia w poréwnaniu z 1% (1 ze
112) pacjentéw otrzymujacych najlepsze dostepne leczenie.

Choroba przeszczep przeciwko gospodarzowi

W dwdch badaniach gtéwnych lek Jakavi byt skuteczny w zmniejszaniu objawdw zaréwno ostrej, jak i
przewlektej choroby przeszczep przeciwko gospodarzowi u 0séb dorostych i nastolatkéw w wieku od 12
lat.

W pierwszym badaniu wzieto udziat 309 oséb dorostych i nastolatkéw w wieku od 12 lat z ostrg GvHD
spowodowang allogenicznym przeszczepieniem komorek macierzystych (z wykorzystaniem komérek
macierzystych pobranych od dawcy). Leczenie kortykosteroidami w przypadku ostrej GvHD nie dziatato
u tych pacjentéw. W badaniu oceniano odsetek pacjentow, u ktdrych stwierdzono ztagodzenie objawdw
(odpowiedz czesciowa) lub brak objawow (odpowiedz catkowita) po 4 tygodniach terapii lekiem Jakavi
lub najlepszego dostepnego leczenia w przypadku ich choroby. Wyniki wykazaty, ze u 62% (96 ze 154)
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pacjentdw poddanych terapii lekiem Jakavi wystgpita petna lub czesciowa odpowiedz na leczenie w
poréwnaniu z 39% (61 ze 155) u pacjentéw poddanych innemu leczeniu.

W drugim badaniu wzieto udziat 329 os6b dorostych i nastolatkéw w wieku od 12 lat z przewlektg GvHD
spowodowanag allogenicznym przeszczepieniem komaorek macierzystych. Leczenie kortykosteroidami
stosowanymi w leczeniu przewlektej GvHD nie dziatato u tych pacjentéw. Po 24 tygodniach leczenia u
50% (82 ze 165) pacjentéow poddanych terapii lekiem Jakavi wystgpita odpowiedz catkowita lub
czesciowa, w poréwnaniu z 26% (42 ze 164) pacjentow otrzymujacych najlepsze dostepne leczenie w
przypadku ich choroby.

Dane dotyczace zachowania sie leku Jakavi w organizmie wykazaty, ze w przypadku stosowania leku u
dzieci ponizej 12 lat w zalecanych dawkach w leczeniu ostrej i przewlektej GvHD stezenie leku we krwi
jest podobne do stezenia obserwowanego u oséb dorostych.

Ryzyko zwiagzane ze stosowaniem leku Jakavi

Petny wykaz dziatan niepozadanych oraz ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Jakavi znajduje
sie w Ulotce dla pacjenta.

We widknieniu szpiku najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Jakavi (mogace
wystgpic czesciej niz u 1 na 10 pacjentow) to: matoptytkowos¢ (niska liczba ptytek krwi),
niedokrwistos¢ (niska liczba krwinek czerwonych), neutropenia (niska liczba neutrofiléw), krwawienie,
wylewy podskérne, hipertriglicerydemia (podwyzszone stezenie ttuszczéw we krwi), zawroty glowy
oraz podwyzszone stezenie enzymdw watrobowych.

W czerwienicy prawdziwej najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Jakavi
(mogace wystapi¢ czesciej niz u 1 na 10 pacjentdw) to: matoptytkowosé, niedokrwistosé, przyrost
masy ciata, bdl gtowy, zawroty gtowy, hipercholesterolemia (wysokie stezenie cholesterolu we krwi)
oraz podwyzszone stezenie enzymoéw watrobowych.

W ostrej GvHD najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Jakavi u osob
dorostych i mtodziezy (mogace wystapic¢ czesciej niz u 1 na 10 pacjentéw) to: matoptytkowosé,
niedokrwisto$¢, neutropenia i podwyzszone stezenie enzymow watrobowych, aminotransferazy
alaninowej i aminotransferazy asparaginianowej. Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze
stosowaniem leku Jakavi u mtodziezy i dzieci (mogace wystapi¢ czesciej niz u 1 na 10 pacjentéw) to:
matoptytkowosé, niedokrwisto$¢, neutropenia, hipercholesterolemia i podwyzszone stezenie
aminotransferazy alaninowej.

W przewlekiej GvHD najczestsze dziatania niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Jakavi u oséb
dorostych i mtodziezy (mogace wystapic¢ czesciej niz u 1 na 10 pacjentéw) to: niedokrwistosg,
hipercholesterolemia i podwyzszone stezenie aminotransferazy asparaginianowej. Najczestsze dziatania
niepozadane u dzieci i mtodziezy (mogace wystapic¢ czesciej niz u 1 na 10 pacjentédw) to: neutropenia,
hipercholesterolemia oraz podwyzszone stezenie aminotransferazy alaninowej.

Leku Jakavi nie wolno przyjmowac kobietom w cigzy lub karmigcym piersia.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Jakavi w UE

Europejska Agencja Lekdw uznata, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Jakavi przewyzszajg ryzyko i
moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.

W przypadku widknienia szpiku zmniejszenie rozmiaru Sledziony i ograniczenie objawdw sa klinicznie
istotne i wptywajg na poprawe ich jakosci zycia u pacjentéw przyjmujacych lek Jakavi. W przypadku

Jakavi (ruksolitynib)
EMA/543934/2024 Strona 3/4



czerwienicy prawdziwej Agencja uznata, ze terapia lekiem Jakavi jest korzystna dla pacjentéw, u
ktorych leczenie hydroksykarbamidem nie powiodto sie lub powoduje wystepowanie niemozliwych do
zaakceptowania dziatan niepozadanych. W leczeniu choroby przeszczep przeciwko gospodarzowi
wykazano, ze lek Jakavi fagodzi objawy u 0s6b dorostych i nastolatkéw w wieku od 12 lat. Na
podstawie sposobu dziatania leku oczekuje sie, ze jego skutecznosc¢ i profil bezpieczenstwa w leczeniu
ostrej i przewlektej GvHD u miodszych dzieci bedzie taki sam jak u osdb dorostych.

Pod wzgledem bezpieczenstwa Agencja uznata, ze mozna odpowiednio kontrolowac dziatania
niepozadane leku Jakavi.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Jakavi

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Jakavi w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i sSrodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentéw.

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane o stosowaniu leku Jakavi sq stale monitorowane.
Zgtaszane dziatania niepozadane leku Jakavi sg starannie oceniane i podejmowane sg wszystkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Jakavi

Lek Jakavi otrzymat pozwolenie na dopuszczenie do obrotu, wazne w catej UE od dnia 23 sierpnia 2012
r.

Dalsze informacje dotyczace leku Jakavi znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/jakavi.

Data ostatniej aktualizacji: 12.2024.
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