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Kygevvi (doxecitina/doxribtimina)
Prezentare generala a Kygevvi si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Kygevvi si pentru ce se utilizeaza?

Kygevvi este un medicament care se utilizeaza pentru tratarea persoanelor cu deficit de

timidin kinaza 2 (TK2d), confirmat prin test genetic, la care simptomele bolii au inceput la varsta de
12 ani sau inainte. TK2d este o afectiune cauzata de mutatii (modificari) ale genei TK2 care cauzeaza
slabiciune musculara progresiva, pierderea capacitatii de miscare si de mers, dificultati de respiratie si
reduce speranta de viata.

TK2d este rara, iar Kygevvi a fost desemnat ,medicament orfan” (medicament utilizat in boli rare) la
20 aprilie 2017. Mai multe informatii despre medicamentele desemnate orfane se pot gasi pe site-ul
EMA.

Kygevvi contine substantele active doxecitina si doxribtimina.

Cum se utilizeaza Kygevvi?

Kygevvi se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala, iar tratamentul trebuie supravegheat
de un medic cu experienta in afectiuni care afecteaza mitocondriile, componentele producatoare de
energie din celule.

Kygevvi este disponibil sub forma de pulbere care se amesteca in apa si se administreaza pe cale orala
de trei ori pe zi.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Kygevvi, cititi prospectul sau adresati-va
medicului dumneavoastra sau farmacistului.

Cum actioneaza Kygevvi?

Enzima TK2 ajutd la producerea si mentinerea ADN-ului in mitocondrii. La persoanele cu TK2d,
mutatiile TK2 impiedica buna sa functionare. Prin urmare, mitocondriile nu mai functioneaza cum ar
trebui, iar muschii nu pot produce suficienta energie, ceea ce duce la slabiciune musculara progresiva.

Modul in care actioneaza Kygevvi la oameni nu a fost confirmat. Studiile pe animale sugereaza insa ca
substantele sale active, doxecitina si doxribtimina (compusi de baza ai ADN-ului), sunt absorbite de
celulele musculare si devin parte a ADN-ului mitocondrial. Acest lucru contribuie la Tmbunatatirea
productiei si a intretinerii ADN-ului mitocondrial. Astfel, Kygevvi ar trebui sa compenseze reducerea
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activitatii TK2 si sa contribuie la incetinirea agravarii slabiciunii musculare la persoanele cu aceasta
afectiune.

Ce beneficii a prezentat Kygevvi pe parcursul studiilor?

La adultii si copiii cu TK2d, confirmata prin testare geneticad, la care simptomele bolii au inceput la
varsta de 12 ani sau inainte, tratamentul cu Kygevvi a permis redobandirea reperelor motorii.

Deoarece TK2d este o boala rara, exista prea putini pacienti pentru a efectua un studiu care sa
compare Kygevvi cu alt tratament sau cu placebo (preparat inactiv). Prin urmare, efectele Kygevvi au
fost evaluate prin examinarea dosarelor medicale ale pacientilor si a rezultatelor unui studiu in care toti
pacientii au primit Kygevvi. in total, au participat la evaluare 39 de pacienti la care simptomele au
inceput la varsta de 12 ani sau inainte.

Efectul tratamentului a fost evaluat prin compararea reperelor motorii, cum ar fi capacitatea de a sta in
sezut, in picioare sau de a merge, inainte si dupd inceperea tratamentului cu Kygevvi. in timpul
tratamentului, aproximativ 84 % din pacienti (26 din 31) au redobandit cel putin un reper motor, in
timp ce aproximativ 26 % (10 din 38) au pierdut cel putin un reper motor.

Care sunt reactiile adverse si restrictiile asociate cu Kygevvi?

Pentru lista completd a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Kygevvi, cititi prospectul.

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Kygevvi (care pot afecta mai mult de 1 persoana din 10)
sunt diaree, varsaturi si dureri abdominale (de burta).

De ce a fost autorizat Kygevvi in UE?

La momentul autorizarii, nu exista niciun tratament autorizat pentru TK2d, iar tratamentul era limitat
la masuri de sustinere, cum ar fi hranire printr-o sonda de alimentare, fizioterapie pentru a sustine
miscarea si suport respirator cu ventilator.

S-a demonstrat ca Kygevvi ajuta pacientii la care simptomele bolii au inceput la varsta de 12 ani sau
inainte sa-si redobandeasca reperele motorii. Desi au existat unele incertitudini cu privire la amploarea
efectului, redobandirea reperelor motorii se intdmpla rar in evolutia naturald a bolii. Prin urmare, este
probabil ca redobandirea reperelor motorii sa se fi datorat tratamentului cu Kygevvi. Datele disponibile
nu au putut demonstra daca Kygevvi influenteaza durata de viata a pacientilor. Studiile suplimentare
vor furniza mai multe informatii pentru a clarifica aceste incertitudini.

Cele mai frecvente reactii adverse au fost legate de intestin si au fost considerate gestionabile
terapeutic.

Prin urmare, Agentia Europeana pentru Medicamente a hotdrat ca beneficiile Kygevvi sunt mai mari
decat riscurile asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE.

Kygevvi a fost autorizat in conditii exceptionale. Aceasta inseamna ca, din cauza raritatii bolii, nu s-au
putut obtine informatii complete despre Kygevvi. Compania trebuie sa furnizeze date suplimentare
despre Kygevvi. Compania trebuie sa prezinte rezultatele unui nou studiu pentru a confirma siguranta
si eficacitatea medicamentului. In fiecare an, EMA va analiza informatiile nou aparute.
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Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Kygevvi?

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse recomand&ri si masuri de
precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Kygevvi, care trebuie respectate de personalul medical si
de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Kygevvi sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Kygevvi sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Kygevvi

Mai multe informatii despre Kygevvi se pot gasi pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/kygevvi.
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