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Kygevvi (doxecitin/doxribtimin)
Sammanfattning av Kygevvi och varfor det ar godkant inom EU

Vad ar Kygevvi och vad anvands det for?

Kygevvi ar ett lakemedel som anvands foér att behandla personer med tymidinkinas 2-brist (TK2d) vars
symtom pa sjukdomen bérjade vid eller fére 12 ars dlder och vars sjukdom bekraftats genom
genetiska tester. TK2d &r ett tillstdnd som orsakas av mutationer (férandringar) i TK2-genen, som
leder till progressiv muskelsvaghet, férlorad férmaga att réra sig och g&, andningssvarigheter och
kortare férvantad livslangd.

TK2d ar sallsynt och Kygevvi klassificerades som sarlakemedel (ett lakemedel som anvands vid
sallsynta sjukdomar) den 20 april 2017. Mer information om klassificeringen som sarldkemedel finns

pd EMA:s webbplats.

Kygevvi innehdller de aktiva substanserna doxecitin och doxribtimin.

Hur anvdnds Kygevvi?

Kygevvi ar receptbelagt och behandlingen ska dvervakas av en lakare med erfarenhet av att behandla
tillstdnd som paverkar mitokondrierna, de energialstrande komponenterna i cellerna.

Kygevvi finns som ett pulver som blandas i vatten och tas genom munnen tre gadnger om dagen.

For mer information om hur du anvander Kygevvi, las bipacksedeln eller tala med lakare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Kygevvi?

TK2-enzymet hjalper till att producera och bevara DNA inuti mitokondrierna. Personer med TK2d har
mutationer i TK2 som hindrar enzymet fran att fungera korrekt. Mitokondrierna fungerar darfor inte
som de ska och musklerna kan inte producera tillrackligt med energi, vilket leder till progressiv
muskelsvaghet.

Kygevvis verkningssatt hos manniska har inte bekraftats. Djurstudier tyder dock pa att dess aktiva
substanser, doxecitin och doxribtimin (DNA-byggstenar), tas upp av muskelceller och blir en del av
mitokondriellt DNA. Detta bidrar till att férbattra produktionen och underhallet av mitokondriellt DNA.
Pa s3 satt forvantas Kygevvi kompensera for minskad TK2-aktivitet och bidra till att bromsa
forsamringen av muskelsvagheten hos personer med sjukdomen.
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Vilka fordelar med Kygevvi har visats i studierna?

Hos vuxna och barn med TK2d vars symtom pa sjukdomen bérjade vid eller fére 12 ars 8lder och vars
sjukdom bekraftats genom genetiska tester ledde behandling med Kygevvi till att patienterna kunde
aterfd viktiga delar av sin motoriska férmaga.

Eftersom TK2d ar en sallsynt sjukdom finns det inte tillrédckligt med patienter for att man ska kunna
utféra en studie dar Kygevvi jamfors med andra behandlingar eller med placebo (overksam
behandling). Effekterna av Kygevvi bedémdes darfér genom att man tittade p& patienternas
patientjournaler och pa resultaten av en studie dér alla patienter fick Kygevvi. Studien omfattade
sammanlagt 39 patienter vars symtom hade bérjat vid eller fore 12 ars alder.

Effekten av behandlingen bedémdes genom att viktiga aspekter av den motoriska férmagan, sdsom
formagan att sitta, std eller ga, jamfordes fore och efter det att behandlingen med Kygevvi inletts.
Under behandlingen aterfick omkring 84 procent av patienterna (26 av 31) minst en viktig aspekt av
den motoriska formagan, medan omkring 26 procent (10 av 38) férlorade minst en sadan aspekt.

Vilka ar biverkningarna och begransningarna med Kygevvi?

En fullstéandig forteckning 6ver biverkningar och restriktioner fér Kygevvi finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Kygevvi (kan férekomma hos fler an 1 av 10 anvandare)
ar diarré, krékningar och buksmarta (magont).

Varfor ar Kygevvi godkant i EU?

Vid tidpunkten fér godkénnandet fanns det ingen godkand behandling fér TK2d, och varden var
begransad till stodjande atgarder sdsom néringstillférsel genom en matningssond, sjukgymnastik for
att stédja roérelsefdrmagan och andningsstéd med hjélp av respirator.

Behandling med Kygevvi visades mdjliggéra for patienter vars sjukdomssymtom bdérjat vid eller fére 12
ars alder att aterfa viktiga aspekter av den motoriska formagan. Aven om det radde viss osédkerhet om
effektens omfattning ar det séllsynt att patienter med TK2d aterfar férlorade delar av sin motoriska
formaga i sjukdomens naturliga forlopp. Det &r darfor troligt att patienternas férbattring av sin
motoriska férm3ga berodde pa behandling med Kygevvi. De tillgédngliga uppgifterna visade inte om
Kygevvi paverkar hur lange patienterna lever. Ytterligare studier kommer att ge mer information for
att bringa klarhet i fraga om dessa osakerhetsfaktorer.

De vanligaste biverkningarna var tarmrelaterade och ansags vara hanterbara.

Europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA) fann darfor att férdelarna med Kygevvi ar stérre @n riskerna
och att Kygevvi kan godkannas for férsaljning i EU.

Kygevvi har godkédnts enligt reglerna om godkdannande i undantagsfall. Detta innebar att det inte varit
mojligt att f& fullstandig information om Kygevvi eftersom sjukdomen &r sallsynt. Féretaget maste
l&mna ytterligare uppgifter om Kygevvi. Det maste ldmna in resultaten av en ny studie for att bekréfta
ldkemedlets sakerhet och effekt. EMA kommer att granska ny information om produkten varje ar.

Vad gors for att garantera sdker och effektiv anviandning av Kygevvi?

Rekommendationer och forsiktighetsdtgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Kygevvi har tagits med i produktresumén och bipacksedeln.
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Liksom for alla ldkemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna for Kygevvi kontinuerligt. Misstankta
biverkningar som har rapporterats fér Kygevvi utvdrderas noggrant och nédvandiga atgérder vidtas for
att skydda patienterna.

Mer information om Kygevvi

Mer information om Kygevvi finns p& EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/kygevvi.
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