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Kygevvi (doksecytyna/doksrybtymina)
Przeglad wiedzy na temat leku Kygevvi i uzasadnienie udzielenia pozwolenia
na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Kygevvi i w jakim celu sie go stosuje

Kygevvi jest lekiem stosowanym w leczeniu oséb z niedoborem kinazy tymidynowej 2 (TK2d)
potwierdzonym w tescie genetycznym, u ktérych objawy choroby wystapity w wieku 12 lat lub
wczesniej. TK2d jest chorobg wywotang mutacjami (zmianami) w genie TK2, ktére prowadza do
postepujacego ostabienia miesni, utraty zdolnosci poruszania sie i chodzenia, trudnosci w oddychaniu
i skrocenia oczekiwanej dtugosci zycia.

Ze wzgledu na to, ze TK2d jest choroba rzadko wystepujaca, w dniu 20 kwietnia 2017 r. lek Kygevvi
uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach). Wiecej informacji na temat przyznania
statusu leku sierocego mozna znalez¢ na stronie internetowej EMA.

Substancjami czynnymi zawartymi w leku Kygevvi sg doksecytyna i doksrybtymina.

Jak stosowac lek Kygevvi

Lek wydawany na recepte. Leczenie powinien nadzorowac lekarz z doswiadczeniem w chorobach
mitochondriow, czyli elementéw wytwarzajacych energie w komadrkach.

Lek Kygevvi jest dostepny w postaci proszku do wymieszania z wodg i przyjmowania doustnego trzy
razy na dobe.

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

Jak dziata lek Kygevvi

Enzym TK2 pomaga wytwarzac¢ i utrzymywac¢ DNA w mitochondriach. U 0s6b z TK2d mutacje w TK2
uniemozliwiajq jego prawidiowe dziatanie. W rezultacie mitochondria nie dziataja tak, jak powinny,
a miesnie nie sg w stanie wytworzy¢ wystarczajacej ilosci energii, co prowadzi do postepujacego
ostabienia miesni.

Sposob dziatania leku Kygevvi u ludzi nie zostat potwierdzony. Badania na zwierzetach sugerujq
jednak, ze jego substancje czynne, doksecytyna i doksrybtymina (elementy budulcowe DNA), sg
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pobierane przez komorki miesniowe i stajg sie czescig mitochondrialnego DNA. Pomaga to poprawic
wytwarzanie i utrzymanie mitochondrialnego DNA. Oczekuje sie, ze w ten sposob lek Kygevvi
skompensuje obnizong aktywnos¢ TK2 i pomoze spowolnié¢ postep ostabienia miesni u oséb z tg
choroba.

Korzysci ze stosowania leku Kygevvi wykazane w badaniach

U oséb dorostych i dzieci z TK2d potwierdzonym w badaniach genetycznych, u ktérych objawy choroby
wystgpity w wieku 12 lat lub wczesniej, leczenie lekiem Kygevvi pozwolito na odzyskanie waznych
etapow rozwoju motorycznego.

Poniewaz TK2d jest chorobg rzadka, liczba pacjentéw pozwalajac przeprowadzi¢ badanie poréwnujace
lek Kygevvi z inng terapig badz placebo (leczeniem pozorowanym) jest zbyt niska. Dziatanie leku
Kygevvi oceniano zatem na podstawie dokumentacji medycznej pacjentéw oraz wynikéw badania,

w ktdrym wszyscy uczestnicy otrzymywali lek Kygevvi. tacznie do oceny wigczono 39 pacjentéw,

u ktérych objawy wystgpity w wieku 12 lat lub wczesniej.

Efekt leczenia oceniano przez poréwnanie waznych etapéw rozwoju motorycznego, takich jak zdolnos¢
siedzenia, stania czy chodzenia, przed rozpoczeciem leczenia lekiem Kygevvi i po jego rozpoczeciu.

W trakcie leczenia okoto 84% pacjentow (26 z 31) odzyskato co najmniej jeden wazny etap rozwoju
motorycznego, podczas gdy okoto 26% (10 z 38) utracito co najmniej jeden wazny etap rozwoju
motorycznego.

Dzialania niepozadane i ograniczenia zwigzane ze stosowaniem leku
Kygevvi

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

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Kygevvi (mogace wystgpi¢ czesciej
niz u 1 na 10 pacjentéw) to: biegunka, wymioty i bél brzucha.

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Kygevvi w UE

W momencie udzielenia pozwolenia inne terapie dopuszczone do stosowania w leczeniu TK2d byty
niedostepne, a opieka nad pacjentami ograniczata sie do dziatarn wspomagajgcych. Obejmowaty ono
odzywianie przez sonde, fizjoterapie wspomagajacq ruch i wspomaganie oddychania za pomoca
respiratora.

Wykazano, ze lek Kygevvi umozliwia pacjentom, u ktérych objawy choroby wystapity w wieku 12 lat
lub wczesniej, odzyskanie waznych etapdw rozwoju motorycznego. Chociaz istniata niepewnos¢ co do
wielkosci efektu, odzyskanie waznych etapdéw rozwoju motorycznego jest rzadkoscig w naturalnym
przebiegu choroby. Jest zatem prawdopodobne, ze byto to spowodowane leczeniem lekiem Kygevvi. Na
podstawie dostepnych danych nie mozna byto wykaza¢, czy lek Kygevvi ma wptyw na diugos¢ zycia
pacjentéw. Dalsze badania dostarczg wiecej informacji w celu rozwiania tych watpliwosci.

Najczestsze dziatania niepozadane byty zwigzane z jelitami i zostaty uznane za mozliwe do
opanowania.

Europejska Agencja Lekdw uznata zatem, ze korzysci ptynace ze stosowania leku Kygevvi przewyzszajq,
ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do stosowania w UE.
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Lek Kygevvi dopuszczono do obrotu w wyjatkowych okolicznosciach. Wynika to z faktu, ze nie mozna
byto uzyskac petnych informacji o leku Kygevvi z uwagi na rzadkie wystepowanie choroby. Firma musi
dostarczy¢ dodatkowe dane dotyczace leku Kygevvi. Firma musi przedstawi¢ wyniki nowego badania
w celu potwierdzenia bezpieczenstwa stosowania i skutecznosci leku. Co roku EMA dokona przegladu
wszelkich nowych informacji, ktore beda dostepne.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Kygevvi

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

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

Inne informacje dotyczace leku Kygevvi

Dalsze informacje dotyczace leku Kygevvi znajduja sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/kygevvi.
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