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Vybor CHMP potvrzuje zjisténi prezkumu, podle “h@
neexistuje Zzadna souvislost mezi virovym vekto@g
Ve

a4 7 ’ A4 ’
v pripravku Zynteglo a nadorovym onemocnen

Dne 22. ¢ervence 2021 Vybor pro humanni IécCivé ptipravky (CHMP) gen&@ potvrdil zjisténi
prezkumu, podle néhoz neexistuji zddné dikazy o tom, Ze pripravek Zyntegl® zplsobuje naddorové
onemocnéni krve znamé jako akutni myeloidni leukemie.

Pripravek Zynteglo, genova terapie pro poruchu krve s nazve alasemie, pouziva virovy vektor
(neboli modifikovany virus) k dodani funkéniho genu do I«Q ienta.

Pfrezkum se zaméfil na dva pripady akutni myeloid.nil ukemije u pacientl 1é¢enych hodnocenym
léCivym pripravkem bb1111 v klinické studii srpkovi némie. Ackoli u pripravku Zynteglo nebyly
hlageny 2adné pripady akutni myeloidni leukenfi \ Civé pripravky pouzivaji stejny virovy vektor a
panovaly obavy, Ze tento vektor mize mit s uv%s rozvojem nadorového onemocnéni (inzercéni
onkogeneze).

Z prezkumu bezpecnostniho vyboru P@agentury EMA provedeného za podpory odbornikll z Vyboru
pro moderni terapie (CAT) vyplynulo,%Ze feni pravdépodobné, Ze by tento virovy vektor byl pFi¢inou
rozvoje uvedeného onemocnéni®¥,jedfoho z pacientl nebyl virovy vektor v nadorovych bufikach
pfitomen a u druhého pacie itomen v misté (VAMP4), které se zjevné nepodili na rozvoji
nadorového onemocnéni (

Po posouzeni viegll x ylo zfejmé, Ze mezi presvédcivéjsi vysvétleni pripadd akutni myeloidni
Fipgavna lecba, kterou pacienti podstoupili za Gcelem odstranéni bunék kostni drené,

leukemie patfila pfi
a vyssi riziko o0 onemocnéni krve u osob se srpkovitou anémii.

Pacienti, erych'$e pripravek Zynteglo pouziva k I1éCbé beta-talasemie, musi pfed podanim pfipravku

Zynteglzr &7 absolvovat pripravnou [écbu za ucelem odstranéni bunék kostni diené. Zdravotnicti

J rg

by ¥roto méli pacienty, kterym je pfipravek Zynteglo podavan, vyslovné informovat
ySeném riziku nadorovych onemocnéni krve v souvislosti s [éCivymi pFipravky pouzivanymi v ramci

ybor CHMP schvalil aktualizaci doporuéeni pro monitorovani pacientll. Zdravotniéti pracovnici by nyni
méli u pacient( alespon jednou ro¢né po dobu 15 let kontrolovat zndmky nadorového onemocnéni
krve.l

! PFedchozim doporucéenim bylo, aby zdravotnicti pracovnici kontrolovali zndmky nadorového onemocnéni jednou za rok.
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Vybor CHMP dospél k zavéru, ze pfinosy pripravku Zynteglo i nadale prevysuji jeho rizika. Jako u vSech

lé¢ivych pfipravk( bude agentura EMA sledovat vedkeré nové Udaje o bezpe&nosti pfipravku a
v pripadé potieby bude aktualizovat doporuceni pro pacienty a zdravotnické pracovniky.

Informace pro pacienty

e Prezkum agentury EMA neodhalil zadné dlikazy, ze by virovy vektor v pfipravku Zynteglo
zplsoboval nadorové onemocnéni krve zndmé jako akutni myeloidni leukemie.

e Pripravek Zyntelgo se bude nadale pouzivat stejné jako drive. Vas zdravotnicky pracovnik vésQ

mdZe pfizvat ke screeningu nadorovych onemocnéni ¢astéji nez jednou za rok.

o
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e Mate-li jakékoli otdzky ohledné své 1é¢by, obratte se na svého zdravotnického pracov%O

Informace pro zdravotnické pracovniky * 6

e Piezkum agentury EMA dospél k zavéru, Ze neexistuji 24dné dikazy o tom, i@)vy vektor

v pFipravku Zynteglo zplsoboval akutni myeloidni leukemii. @
I

e Ackoli se akutni myeloidni leukemie vyskytla u dvou pacient, kt r)’lm&
vektor v jiném lé¢ivém pripravku, existuji presvédcivéjsi vysvétleni, nez
véetné pripravné 1é¢by podané pacientdim a vyssiho rizika he k
onemocnéni u pacientd se srpkovitou anémii. ’0

kého nadorového

an stejny virovy
inzeréni onkogeneze,

e Zdravotnicti pracovnici by proto méli pacienty, kterym vek Zynteglo podavan, vyslovné
informovat o zvySeném riziku nddorovych onemocnénfikrve v souvislosti s 1éCivymi pFipravky

pouzivanymi v rdmci pripravné |éCby. =
*
e Zdravotnicti pracovnici by méli i nadale pa& itorovat s ohledem na znamky nadorového

onemocnéni. Agentura EMA aktualizovala své oruceni ohledné screeningu nadorovych
onemocnéni, pricemz prislusny poza

énfla z jednou ro¢né na alespon jednou rocné.

Dalsi informace o I‘ééi 8 &ipravku

& je jednorazovou IéCbu krevni poruchy znédmé jako beta-talasemie
12 let, ktefi vyzZaduji pravidelné krevni transfuze.

Pripravek Zyntegiﬁ‘
u pacientl ve v

ngo pretrvaji po cely Zivot pacienta.

e vyrabi tak, ze kmenové buriky odebrané z krve pacienta jsou modifikovany

, ktery prenasi funkcni kopie beta-globinového genu do bunék. Kdyz jsou tyto
unky podany zpét pacientovi, jsou prepraveny krevnim recistém do kostni dieng, kde

I Wtvaret zdravé Cervené krvinky, které produkuji beta-globin. Ocekava se, Ze ucinky pripravku

ipravku Zynteglo byla udélena podminéna registrace v kvétnu 2019. Podminéna registrace znamena,
ze se oCekavaji dalsi poznatky o tomto IéCivém pripravku, které spolecnost poskytne. Agentura EMA

pravidelné vyhodnocuje jakékoli nové informace.

Vybor CHMP potvrzuje zjisténi pfezkumu, podle néhoZ neexistuje Zadna souvislost mezi
virovym vektorem v pfipravku Zynteglo a naédorovym onemocnénim krve
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Dalsi informace o piezkumu

Pfezkum pripravku Zynteglo byl zahajen dne 18. Unora 2021 na zadost Evropské komise podle ¢lanku
20 narizeni (ES) €. 726/2004.

Prezkum provedl| nejprve Farmakovigilan¢ni vybor pro posuzovani rizik 1éCiv (PRAC), coz je vybor
zodpovédny za hodnoceni otdzek bezpecnosti u humannich Ié¢ivych pripravkd, ktery Gzce
spolupracoval s odborniky z Vyboru pro moderni terapie (CAT).

Doporuceni vyboru PRAC byla zasldna vyboru CAT, ktery dne 16. Cervence 2021 pfijal navrh
stanoviska v souladu s doporucenimi vyboru PRAC, a nasledné vyboru CHMP, ktery ma na starosti
otazky tykajici se humannich Ié¢ivych ptipravkl. Dne 22. ervence 2021 pfijal vybor CHMP ko
stanovisko agentury, v némz zohlednil navrh stanoviska vyboru CAT. Stanovisko vyboru
postoupeno Evropské komisi, ktera dne 16. zafri 2021 vydala konecné pravné zévazné% i

platné ve vsech Clenskych statech EU. 0\
) \K
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Vybor CHMP potvrzuje zjisténi pfezkumu, podle néhoZ neexistuje Zadna souvislost mezi
virovym vektorem v pfipravku Zynteglo a nadorovym onemocnénim krve
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