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Joenja (/eniolisib)
Przeglad wiedzy na temat leku Joenja i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE w przystepnym jezyku

Czym jest lek Joenja i w jakim celu sie go stosuje

Joenja jest lekiem stosowanym w leczeniu zespotu aktywowanej kinazy 3-fosfatydyloinozytolu delta
(ang. activated phosphoinositide 3-kinase delta syndrome, APDS) u 0s6b dorostych i mtodziezy w
wieku 12 lat i starszych, o masie ciata wynoszacej co najmniej 45 kg.

APDS jest rzadkg chorobg dziedziczng, w przebiegu ktdrej uktad odpornosciowy (naturalny system
obronny organizmu) nie dziata prawidtowo, co zwieksza podatnos$¢ pacjentdw na zakazenia bakteryjne
i wirusowe. Choroba moze réwniez prowadzi¢ do zaburzen autoimmunologicznych i rozwoju chtoniaka
(nowotworu limfocytéw, rodzaju biatych krwinek).

Ze wzgledu na to, ze APDS jest chorobg rzadko wystepujaca, w dniu 19 pazdziernika 2020 r. lek Joenja
uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji o przyznaniu statusu
leku sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA.

Substancjg czynng zawartg w leku Joenja jest leniolisib.

Jak stosowac lek Joenja

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien rozpoczynac lekarz majacy doswiadczenie w leczeniu
pierwotnych niedoboréw immunologicznych (nieprawidtowego dziatania uktadu odpornosciowego).

Lek Joenja jest dostepny w postaci tabletek do przyjmowania doustnego dwa razy na dobe, w odstepie
okoto 12 godzin. Leczenie nalezy kontynuowacé, dopdki pacjent odnosi z niego korzysci lub do czasu
wystgpienia niedopuszczalnych dziatan niepozadanych.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Joenja znajduje sie w ulotce dla pacjenta lub udzieli ich
lekarz lub farmaceuta.
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Jak dziata lek Joenja

U oséb z APDS wystepujg mutacje (zmiany) w genach kontrolujacych wytwarzanie biatka zwanego
kinaza 3-fosfatydyloinozytolu delta. Biatko to ma zasadnicze znaczenie dla rozwoju i funkcjonowania
limfocytow (komdrek B i T), ktére odgrywaja kluczowa role w uktadzie odpornosciowym. Mutacje te
sprawiajqa, ze biatko jest zbyt aktywne, co zakiéca prawidtowy rozwdéj i funkcjonowanie limfocytow.
Prowadzi to to do zwiekszenia liczby niedojrzatych limfocytow B, ktére gromadzg sie w weztach
chtonnych (powodujac limfadenopatie) oraz w narzadach takich jak sledziona, watroba i ptuca.
Jednoczesnie dochodzi do zmniejszenia liczby naiwnych limfocytow B (nowo powstatych dojrzatych
limfocytéw B uczestniczacych w pierwotnej odpowiedzi immunologicznej), co ostabia zdolnos¢
organizmu pacjenta do skutecznego zwalczania zakazen.

Substancja czynna leku Joenja, leniolisib, przytacza sie do kinazy fosfoinozytydu-3 delta i zmniejsza
jego aktywnos¢, co prowadzi do prawidtowego rozwoju i funkcjonowania limfocytéw B i T.

Korzysci ze stosowania leku Joenja wykazane w badaniach

W jednym badaniu gtéwnym uczestniczyto 31 oséb w wieku od 12 lat z APDS, ktére otrzymywaty albo
lek Joenja, albo placebo (leczenie pozorowane) wraz ze standardowym leczeniem w celu opanowania
objawdéw choroby. W badaniu oceniano zmiane poziomu limfadenopatii i odsetka naiwnych limfocytow
B po 12 tygodniach leczenia.

U oso6b przyjmujacych lek Joenja zaobserwowano znaczniejsze zmniejszenie limfadenopatii niz u oséb
otrzymujacych placebo, co wskazuje na ograniczenie limfoproliferacji (nieprawidlowego namnazania
limfocytow). Ponadto u 0séb przyjmujacych lek Joenja odnotowano wiekszy wzrost odsetka naiwnych
limfocytéw B niz u oséb otrzymujacych placebo, co wskazuje, ze rozwdj limfocytow B maogt ulec
normalizacji.

Badania dotyczace leku Joenja opisano bardziej szczegétowo w sprawozdaniu oceniajacym lek.

Dziatania niepozadane i ograniczenia zwigzane ze stosowaniem leku Joenja

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Joenja znajduje sie
w ulotce dla pacjenta.

Najczestsze dziatania niepozgdane zwigzane ze stosowaniem leku Joenja (mogace wystapi¢ czesciej niz
u 1 na 10 pacjentéw) to: obnizenie liczby neutrofili (rodzaju biatych krwinek), bdl gtowy, wymioty,
zwiekszona waga i tysienie (utrata wtoséw).

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Joenja w UE

Wykazano, Ze lek Joenja skutecznie zmniejsza limfadenopatie i zwieksza liczbe naiwnych limfocytéw B
u osOb z APDS. Nalezy sie spodziewacd, ze ograniczy to ryzyko zakazenia i innych powiktan zwigzanych
z ta choroba. Profil bezpieczenstwa uznano za akceptowalny, przy czym dziatania niepozadane byty na
0go6t mozliwe do kontrolowania. Europejska Agencja Lekéw uznata zatem, ze korzysci ze stosowania
leku Joenja przewyzszajg ryzyko i ze moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.
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Lek Joenja dopuszczono do obrotu w ,wyjatkowych okolicznosciach”. Wynika to z faktu, ze nie mozna
byto uzyskac petnych informacji o leku Joenja z uwagi na rzadkie wystepowanie choroby. Firma musi
dostarczy¢ dodatkowe dane dotyczace leku Joenja. Musi ona przedstawi¢ wyniki badania opartego na
rejestrze, dotyczacego dtugoterminowego bezpieczenstwa stosowania i skutecznosci leku Joenja, a
takze przedstawiac coroczne aktualizacje wszelkich nowych informacji dotyczacych bezpieczenstwa
stosowania i skutecznosci leku. Co roku Agencja dokona przegladu wszelkich nowych informacji, ktére
beda dostepne.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Joenja

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Joenja w charakterystyce produktu
leczniczego i w ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i $rodki ostroznosci przeznaczone dla personelu
medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekow, dane o stosowaniu leku Joenja sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Joenja sg starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje o leku Joenja

Dalsze informacje o leku Joenja, w tym ulotka dla pacjenta i sprawozdanie oceniajace, znajdujq sie na
stronie internetowej Agencji pod adresem: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/joenja.

W celu uzyskania informacji o dostepnosci tego leku w danym kraju nalezy skontaktowac sie
z wtasciwym organem krajowym.
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