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Sammanfattning av Zynteglo och varfér det ar godkant inom E

QO

Vad ar Zynteglo och vad anvands det for? <§
Zynteglo ar ett lakemedel som anvands for att behandla en blodsju som kallas beta-thalassemi
hos patienter som &r 12 ar eller aldre och som behdver regelbu odtransfusioner.

Personer med detta genetiska tillstand kan inte producera til \kﬂg mycket betaglobin, en komponent
i hemoglobin som &r det protein i de réda blodkropparna ansporterar syre i kroppen. Till féljd av
detta har dessa patienter laga halter av roda blodkropp ch behéver blodtransfusioner ofta.

Zynteglo ges till patienter som inte helt saknar beﬁ1 in och som kan komma ifrdga for

stamcellstransplantation, men som inte har en ande donator.

Beta-thalassemi ar séallsynt och Zynteglo@gerades som sarldkemedel (ett lakemedel som
anvands vid sallsynta sjukdomar) den januari 2013. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns har: ema.europa. /medicines/human/orphan-designations/eu3121091.

*
genetiskt for att innehalla efy

*
Den aktiva substansen i Zynte N ors av stamceller fran patienten sjalv som har modifierats
erande gen for betaglobin.

Hur anvands 2y, \6?

Zynteglo framst§ I@dividuellt av stamceller som samlats in fran patientens eget blod och lakemedlet
far endast ge en patient det tillverkats for. Zynteglo ges som en infusion (dropp) i en ven och

*

dosen berar% patientens kroppsvikt.

*
Innan Z@eglo ges ska patienten fa konditioneringsbehandling med kemoterapi for att rensa

benMen frén celler.

Zynteglo ar receptbelagt och maste ges vid ett godkant centrum av en ldkare med erfarenhet av
stamcellstransplantation och av behandling av beta-thalassemi. Fér mer information om hur du
anvénder Zynteglo, las bipacksedeln eller tala med lakare eller apotekspersonal.
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Hur verkar Zynteglo?

For att tillverka Zynteglo modifieras de stamceller som tagits fran patientens blod av ett virus som
overfor fungerande kopior av betaglobingenen till cellerna. Nar dess modifierade celler aterfors till
patienten transporteras de via blodomloppet till benméargen dar de boérjar tillverka friska roda
blodkroppar som producerar betaglobin. Effekterna av Zynteglo forvantas kvarsta under patientens
livstid.

Vilka fordelar med Zynteglo har visats i studierna?

Zynteglo har visat sig vara effektivt nar det galler att minska behovet av blodtransfusion i tva %
huvudstudier pa patienter med beta-thalassemi som kravde regelbundna blodtransfusioners

studier hade 11 av de 14 patienter som inte helt saknade betaglobin och fick Zynteglo till gt
manga roda blodkroppar for att inte behdva blodtransfusioner under minst 1 ar efter lingen.
Vilka ar riskerna med Zynteglo? .‘OK%

Ett fatal patienter har hittills behandlats med Zynteglo, och den aIIvarIigqstQ)iverkningen som
observerats ar trombocytopeni (Iagt antal blodplattar, komponenter sor‘\ per blodet att koagulera).
Zynteglo far inte ges till gravida eller ammande kvinnor eller till pa r som tidigare har fatt

*

genterapibehandling (lakemedel som tillfér gener). Lékare ska § ga om patienterna kan ges de
nddvandiga forbehandlingar som behévs innan Zynteglo ges

En fullstandig forteckning dver restriktioner finns i bipat@ln.
Varfor ar Zynteglo godkant i EU? &Q

Transfusionsberoende beta-thalassemi ar en %g sjukdom som har fa behandlingsalternativ.
Studier visar att efter en engéngsbehandﬁ@' Dned Zynteglo behdver de flesta patienter inte langre
blodtransfusioner for att 6ka sina niva v roda blodkroppar. Detta innebar att patienterna kan
undvika en stor ansamling av jarn pptrader vid regelbundna transfusioner och som i sig kraver
behandling. .\

>
Nar det géller sdkerheten kat@&, eftersom Zynteglo framstalls med hjalp av ett virus, finnas en
teoretisk risk for cancer tilN6ljd av oavsiktliga forandringar i det genetiska materialet, aven om inga

sadana fall hittills ha verats. Det finns ocksa en eventuell risk for blédning eftersom lakemedlet

kan orsaka att ant
genom ett pati

patienterna.®

odplattar minskar. Det finns dock atgarder for att Overvaka saddana handelser
ister och en langtidsstudie for att bedéma de langsiktiga resultaten for

Aven \Y&rmationen om lakemedlets sakerhet ar begransad pa grund av det begransade antalet
patignterSom hittills behandlats och bristen pa langsiktiga uppgifter, beslutade Europeiska
lakemedelsmyndigheten att Zynteglos fordelar ar stdrre an riskerna och att det kan godkannas for
anvéandning i EU.

Zynteglo har godkants enligt reglerna om "villkorat godkdnnande”. Detta innebar att det ska komma in
ytterligare evidens for detta lakemedel och att féretaget &r skyldigt att lamna dessa uppgifter.
Europeiska lakemedelsmyndigheten kommer att granska ny information om produkten varje ar och
uppdatera denna sammanfattning nér det behdvs.
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Vilken information om Zynteglo saknas for narvarande?

Eftersom Zynteglo har godkénts enligt reglerna om villkorat godkannande ska foretaget som
marknadsfor Zynteglo lamna resultaten fran pagaende studier for att ytterligare bedoma effekten och
sakerheten av Zynteglo.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Zynteglo?

Foretaget som marknadsfér Zynteglo kommer att tillhandahalla utbildningsmaterial for halso- och
sjukvardspersonal som forvantas anvanda lakemedlet med information om dess sdkerhet, inklusive
eventuella risker for cancer och bloédning, och hur det ska ges. Patienterna kommer ockséa att fa

véagledning och ett kort som de ska bara pa sig. Foretaget kommer dessutom att se till att 1§ et
endast tillhandahalls fran godkanda centrum. \Q

*
Foretaget kommer ocksd att tillhandahalla uppgifter fran ett register éver patienter s?@se andlats
med Zynteglo for att studera dess langsiktiga sdkerhet och effekt samt ytterligar ifter om de test
>
som anvéands vid tillverkningen av lakemedlet for att sékerstélla dess kvalitet.s\o

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspé al och patienter ska
iaktta for sdker och effektiv anvandning av Zynteglo har ocksa tagits m roduktresumén och

bipacksedeln.

*
*

Liksom for alla lakemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifter %r Zynteglo kontinuerligt.
Biverkningar som har rapporterats for Zynteglo utvarderas ant och nodvandiga atgarder vidtas
for att skydda patienterna. O
Mer information om Zynteglo &Q 2

Mer information om Zynteglo finns pa EMAis Q
webbplats ema.europa.eu/medicines/hu a AR/zynteglo.
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