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Joenja (/eniolisib)
Sammanfattning pa klarsprak av Joenja och varfér det &r godkant inom EU

Vad ar Joenja och vad anvands det for?

Joenja ar ett lakemedel som anvands for att behandla aktiverat fosfoinositid 3-kinas delta-syndrom
(APDS) hos vuxna och ungdomar fran 12 3rs alder som véager 45 kg eller mer.

APDS ar en sallsynt, arftlig sjukdom som innebar att immunsystemet (kroppens naturliga férsvar) inte
fungerar som det ska, vilket gor patienterna mer mottagliga fér bakterie- och virusinfektioner.
Tillstdndet kan ocksa leda till autoimmuna sjukdomar och lymfom (cancer i lymfocyterna, en typ av
vita blodkroppar).

APDS é&r sallsynt och Joenja klassificerades som sarlakemedel (ett ldkemedel som anvands vid
sdllsynta sjukdomar) den 19 oktober 2020. Mer information om klassificeringen som sarlakemedel
finns pa@ EMA:s webbplats.

Joenja innehaller den aktiva substansen leniolisib.
Hur anvands Joenja?

Lakemedlet &r receptbelagt. Behandlingen maste inledas av en ldkare med erfarenhet av att hantera
primdra immunbristsjukdomar (nar immunsystemet inte fungerar som det ska).

Joenja finns som tabletter som ska tas genom munnen tvd ganger om dagen med cirka 12 timmars
mellanrum. Behandlingen ska fortsitta sa lange som patienten har nytta av den eller tills
biverkningarna blir ohanterliga.

For mer information om hur du anvander Joenja, |as bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.
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Hur verkar Joenja?

Personer med APDS har mutationer (férandringar) i de gener som kontrollerar produktionen av ett
protein som kallas fosfoinositid-3-kinas delta. Detta protein ar avgdrande for utvecklingen och
funktionen av lymfocyter (B- och T-celler), som spelar en viktig roll i immunsystemet. Mutationerna
gor proteinet dveraktivt och stér lymfocyternas normala utveckling och funktion. Detta leder till att
dkade nivder av omogna B-celler ansamlas i lymfkértlarna (lymfadenopati) och organ sdsom mijalten,
levern eller lungorna, liksom till minskade nivaer av naiva B-celler (nybildade mogna B-celler som
deltar i det inledande immunsvaret), och paverkar patientens formaga att bekdmpa infektioner.

Den aktiva substansen i Joenja, leniolisib, binder till fosfoinositid-3-kinas delta och minskar dess
aktivitet, vilket leder till att B- och T-cellerna utvecklas och fungerar normalt.

Vilka fordelar med Joenja har visats i studierna?

I en huvudstudie ingick 31 personer frdn 12 ars alder med APDS, som fick antingen Joenja eller
placebo (overksam behandling) tillsammans med standardbehandling fér att hantera symtomen pa
sjukdomen. I studien undersoktes férandringen av nivan av lymfadenopati och av andelen naiva B-
celler efter 12 veckors behandling.

Hos personer som tog Joenja minskade lymfadenopatin mer @én hos dem som tog placebo, vilket tyder
pa en minskning av lymfoproliferationen (onormal produktion av lymfocyter). Dessutom ¢kade andelen
naiva B-celler mer hos personer som tog Joenja &n hos dem som fick placebo, vilket tyder pd att
utvecklingen av B-celler kan ha normaliserats.

Studier som utférts med Joenja beskrivs narmare i utredningsprotokollet om lakemedlet.

Vilka ar biverkningarna och restriktionerna for Joenja?

En fullstandig forteckning éver biverkningar och restriktioner fér Joenja finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Joenja (kan forekomma hos fler an 1 av 10 anvandare)
ar minskning av nivderna av neutrofiler (en typ av vita blodkroppar), huvudvark, krakningar,
viktdkning och alopeci (haravfall).

Varfor ar Joenja godkant i EU?

Joenja visade sig vara effektivt nar det galler att minska lymfadenopati och 6ka antalet naiva B-celler
hos personer med APDS, vilket forvdantas minska risken for infektion och andra komplikationer i
samband med tillstdndet. Sakerhetsprofilen ansags vara godtagbar, med i allménhet hanterbara
biverkningar. Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att fordelarna med Joenja ar
storre an riskerna och att Joenja kan godkannas fér férsdljning i EU.

Joenja har godkants enligt reglerna om “godkdannande i undantagsfall”. Detta innebdr att det inte varit
mojligt att fa fullstandig information om Joenja eftersom sjukdomen &r séllsynt. Foretaget maste
tillhandah3lla ytterligare data om Joenja, ndrmare bestamt resultaten fran en registerbaserad studie
om Joenjas langsiktiga sakerhet och effekt, och maste tillhandahalla arliga uppdateringar om all ny
information om lakemedlets sdkerhet och effekt. EMA kommer att granska ny information om
produkten varje ar.
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Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Joenja?

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvéandning av Joenja har tagits med i produktresumén och bipacksedeln.

Liksom for alla l1dkemedel 6évervakas de vetenskapliga uppgifterna for Joenja kontinuerligt. Missténkta
biverkningar som har rapporterats fér Joenja utvarderas noggrant och nédvandiga atgarder vidtas for
att skydda patienterna.

Mer information om Joenja

Mer information om Joenja, inklusive bipacksedeln och utredningsprotokollet, finns pfS EMA:s
webbplats: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/joenja.

For information om tillgdngen till detta lakemedel i ditt land, kontakta din nationella behériga
myndighet.
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