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Povzetek informacij o zdravilu Joenja v preprostem jeziku in zakaj je
odobreno v EU

Kaj je zdravilo Joenja in za kaj se uporablja?

Joenja je zdravilo, ki se uporablja za zdravljenje sindroma aktivirane fosfoinozitid 3-kinaze delta (APD)
pri odraslih in mladostnikih, starejsih od 12 let, ki tehtajo 45 kg ali vec.

Sindrom APD je redka, dedna bolezen, pri kateri imunski sistem (naravni obrambni mehanizem telesa)
ne deluje pravilno, zaradi ¢esar so bolniki bolj dovzetni za bakterijske in virusne okuzbe. Bolezen lahko
povzrodi tudi avtoimunske motnje in limfom (raka limfocitov, vrste belih krvnih celic).

Ker je sindrom APD redka bolezen, je bilo zdravilo Joenja 19. oktobra 2020 doloceno kot ,zdravilo
sirota“ (zdravilo za zdravljenje redkih bolezni). Nadaljnje informacije o dolocitvah zdravila sirote so na
voljo na spletni strani agencije EMA.

Zdravilo Joenja vsebuje ucinkovino leniolisib.
Kako se zdravilo Joenja uporablja?

Predpisovanje in izdaja zdravila je le na recept. Zdravljenje lahko uvede le zdravnik, ki ima izkusnje z
zdravljenjem primarnih imunskih pomanjkljivosti (kadar imunski sistem ne deluje pravilno).

Zdravilo Joenja je na voljo v obliki tablet, ki se jemljejo peroralno dvakrat na dan v razmiku priblizno
12 ur. Zdravljenje je treba nadaljevati, dokler bolniku koristi oziroma dokler nezeleni ucinki ne
postanejo nesprejemljivi.

Za vec informacij glede uporabe zdravila Joenja glejte navodilo za uporabo ali se posvetujte z
zdravnikom ali farmacevtom.
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Kako zdravilo Joenja deluje?

Osebe s sindromom APD imajo mutacije (spremembe) v genih, ki nadzorujejo tvorbo beljakovine,
imenovane fosfoinozid 3-kinaza delta. Ta beljakovina je bistvena za razvoj in delovanje limfocitov
(celic B in T), ki imajo klju¢no vlogo v imunskem sistemu. Zaradi mutacij je beljakovina ¢ezmerno
aktivna, kar vpliva na normalen razvoj in delovanje limfocitov. To povzroci zviSane ravni nezrelih
celic B, ki se kopicijo v bezgavkah (limfadenopatija) in organih, kot so vranica, jetra ali pljuca, ter
znizane ravni naivnih celic B (novo oblikovanih zrelih celic B, vkljucenih v zacetni imunski odziv), kar
vpliva na bolnikovo sposobnost boja proti okuzbam.

Ucinkovina v zdravilu Joenja, leniolisib, se veze na fosfoinozid 3-kinaza delto in zmanjsa njeno
delovanje, kar privede do normalnega razvoja in delovanja celic B in T.

Kaksne koristi zdravila Joenja so se pokazale v studijah?

V eno glavno Studijo je bilo vkljuenih 31 oseb, starejSih od 12 let, s sindromom APD, ki so prejemale
bodisi zdravilo Joenja bodisi placebo (zdravilo brez ucinkovine) skupaj s standardnim zdravljenjem za
obvladovanje simptomov bolezni. V studiji so proucevali spremembo ravni limfadenopatije in deleza
naivnih celic B po 12 tednih zdravljenja.

Pri osebah, ki so jemale zdravilo Joenja, se je limfadenopatija zmanjSala bolj kot pri osebah, ki so
jemale placebo, kar kaze na zmanjSanje limfoproliferacije (nenormalne tvorbe limfocitov). Poleg tega
se je pri bolnikih, ki so jemali zdravilo Joenja, delez naivnih celic B povecal bolj kot pri bolnikih, ki so
prejemali placebo, kar kaze na to, da se je razvoj celic B morda normaliziral.

Studije, izvedene z zdravilom Joenja, so podrobneje opisane v porocilu o oceni zdravila.

Kateri so nezeleni ucinki in omejitve pri uporabi zdravila Joenja?

Za celoten seznam nezelenih ucinkov in omejitev pri uporabi zdravila Joenja glejte navodilo za
uporabo.

Najpogostejsi nezeleni ucinki zdravila Joenja (ki se lahko pojavijo pri vec kot 1 od 10 oseb) so znizane
ravni nevtrofilcev (vrste belih krvnih celic), glavobol, bruhanje, povecana telesna masa in alopecija
(izpadanje las).

Zakaj je bilo zdravilo Joenja odobreno v EU?

Zdravilo Joenja se je izkazalo za ucinkovito pri zmanjsevanju limfadenopatije in povecevanju Stevila
naivnih celic B pri osebah s sindromom APD, kar naj bi zmanjSalo tveganje za okuzbo in druge zaplete,
povezane z boleznijo. Varnostni profil velja za sprejemljivega, z na splosno obvladljivimi nezelenimi
ucinki. Evropska agencija za zdravila je zato zakljucila, da so koristi zdravila Joenja vecje od z njim
povezanih tveganj in da se lahko odobri za uporabo v EU.

Za zdravilo Joenja je bilo izdano dovoljenje za promet ,v izjemnih okolis¢inah®. To pomeni, da zaradi
redkosti bolezni ni bilo mogoce pridobiti vseh podatkov o njem. Podjetje mora zagotoviti dodatne
podatke o zdravilu Joenja. Predloziti mora rezultate Studije o njegovi dolgorocni varnosti in
ucinkovitosti, ki temelji na registru, ter vsako leto predloziti posodobljene informacije o vseh novih
informacijah v zvezi z varnostjo in ucinkovitostjo zdravila. Agencija bo vsako leto ponovno pregledala
vse nove podatke, ki bodo na voljo.
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Kateri ukrepi se izvajajo za zagotovitev varne in ucinkovite uporabe
zdravila Joenja?

Priporocila in previdnostni ukrepi, ki jih morajo za varno in ucinkovito uporabo zdravila Joenja
upostevati zdravstveni delavci in bolniki, so vklju¢eni v povzetek glavnih znadilnosti zdravila in navodilo
za uporabo.

Tako kot za vsako zdravilo se tudi podatki o uporabi zdravila Joenja stalno spremljajo. Nezeleni ucinki,
o katerih so porocali pri zdravilu Joenja, se skrbno ovrednotijo in po potrebi se sprejmejo ukrepi za
zascito bolnikov.

Druge informacije o zdravilu Joenja

Nadaljnje informacije o zdravilu Joenja, vklju¢no z navodilom za uporabo in porocilom o oceni, so na
voljo na spletni strani agencije: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/joenja.

Za informacije o razpoloZljivosti tega zdravila v svoji drZzavi se obrnite na pristojni nacionalni organ.
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