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En oversigt over Zynteglo, og hvorfor det er godkendt i EU K\%
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Zynteglo er et laegemiddel til behandling af en blodsygdom, som kal@beta—thalassaemi hos patienter,
ioner.

Hvad er Zynteglo, og hvad anvendes det til?

der er 12 ar og derover, og som har brug for regelmeessige blodtr.

Personer med denne genetisk betingede sygdom kan ikke pr e nok betaglobin, en bestanddel i
haamoglobin, som er det protein i de ragde blodlegemer, d orterer ilt rundt i kroppen. Som fglge
heraf har disse patienter lave niveauer af rgde blodle g har brug for hyppige blodtransfusioner.

Zynteglo gives til patienter, der ikke helt mangler b obin, og som er egnede til
stamcelletransplantation, men som ikke har en @chende donor.

Beta-thalasseemi er sjeelden, og Zynteg|o\blevaudpeget som "lsegemiddel til sjeeldne sygdomme™ den
24. januar 2013. Yderligere information @ aegemidler til sjeeldne sygdomme kan findes
her: ema.europa.eu/en/medicines/huMman/orphan-designations/eu3121091.

Zynteglo indeholder som aktlvx amceller fra patienten selv, som er blevet genetisk modificeret,

sa de indeholder et gen, d\@j cerer betaglobin.

Hvordan anvends nteglo?

Zynteglo fremst@@ﬂduelt til hver patient af stamceller, der indsamles fra deres blod, og ma kun
gives til den , som det er fremstillet til. Det gives som en infusion (drop) i en vene, og dosis
afhaenger tens legemsvaegt.

Inden Zyniteglo gives, vil patienten modtage konditionerende kemoterapi for at rense deres
knoglemarv for celler.

Zynteglo udleveres kun efter recept og skal gives i et godkendt center af en leege med erfaring i
stamcelletransplantation og i behandling af beta-thalassaeemi. For mere information om brug af
Zynteglo, se indleegssedlen, eller kontakt leegen eller apotekspersonalet.
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Hvordan virker Zynteglo?

For at fremstille Zynteglo sendres stamceller, der tages fra patientens blod, ved hjeelp af en virus, der
overfgrer kopier af betaglobin-genet til cellerne. Nar disse modificerede celler gives tilbage til
patienten, transporteres de via blodbanen til knoglemarven, hvor de begynder at fremstille sunde, rgde
blodlegemer, der producerer betaglobin. Virkningen af Zynteglo forventes at vare resten af patientens
liv.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Zynteglo?

Zynteglo har vist sig at veere effektivt til at reducere behovet for blodtransfusion i 2 hovedstudi&]’os

patienter med beta-thalasseemi, der kreevede regelmaessige blodtransfusioner. | disse studi de 11
af de 14 patienter, der ikke helt manglede betaglobin, og som fik Zynteglo, tilstraekkelig niveauer
af rgde blodlegemer, sa de ikke havde brug for blodtransfusioner i mindst 1 ar efter,b ingen
Hvilke risici er der forbundet med Zynteglo? é

Et lille antal patienter er blevet behandlet med Zynteglo, og den alvorligste'Qiviskning er
trombocytopeni (lavt antal blodplader, komponenter, der medvirker til a et stgrkner).

Zynteglo ma ikke anvendes til gravide eller ammende kvinder og ti nter, der tidligere har faet

genterapi (laeegemiddel, der tilfarer gener). Laeger bar overveje,® atienterne kan gives de
ngdvendige behandlinger, der kraeves, inden Zynteglo gives.%
dlen.

Den fuldsteendige liste over begraensninger fremgar af i
Hvorfor blev Zynteglo godkendt i EU?\

Transfusionskraevende beta-thalasseemi er 0% lig tilstand med begraensede
behandlingsmuligheder. Studier viser, a&& n engangsbehandling med Zynteglo har de fleste
patienter ikke leengere brug for blodtransfysioner for at gge deres indhold af rgde blodlegemer. Det
betyder, at patienterne kan undga mfattende ophobning af jern, som opstar med regelmeaessige
transfusioner, og som i sig sel\% behandling.

Nar det geelder sikkerhed
risiko for kreeft som falg
er observeret sddann

@der, da Zynteglo fremstilles ved hjeelp af en virus, veere en teoretisk
e\(ilsigtede andringer i det genetiske materiale, selvom der dog hidtil ikke
de. Der er ogsa en potentiel risiko for blgdning, da lsegemidlet kan
mindske antallet a
tilfeelde ved hj
patienterne.

lader. Der er imidlertid iveerksat foranstaltninger for at overvage saddanne
t patientregister og et langtidsstudie, som skal vurdere langtidseffekterne for

Selv om ningerne om sikkerheden ved leegemidlet er begreensede pa grund af det lille antal
patiehtery der hidtil er blevet behandlet, og manglen pa langsigtede data, besluttede Det Europeeiske
Leegemiddelagentur, at fordelene ved Zynteglo opvejer risiciene, og at det kan godkendes til
anvendelse i EU.

Zynteglo har faet en "betinget godkendelse". Det betyder, at virksomheden er blevet palagt at
fremskaffe mere viden om laegemidlet. Hvert ar gennemgar Det Europaeiske Leegemiddelagentur
eventuelle nye oplysninger, der matte foreligge, og ajourfarer om ngdvendigt denne oversigt.
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Hvilke oplysninger afventes der stadig for Zynteglo?

Da Zynteglo har faet en betinget godkendelse, skal virksomheden, der markedsfagrer Zynteglo,
indsende resultater af igangveerende studier for yderligere at vurdere laeegemidlets sikkerhed og
virkning.

Hvilke foranstaltninger treeffes der for at sikre risikofri og effektiv
anvendelse af Zynteglo?

Virksomheden, der markedsfarer Zynteglo, vil levere informationsmateriale til sundhedspersoner, der
forventes at bruge laegemidlet, med oplysninger om dets sikkerhed, herunder eventuelle risici fa§ kraeft
og blgdning, og hvordan det skal gives. Patienterne vil ogsd modtage en vejledning og et ko @m de
bor baere pa sig. Virksomheden vil desuden sikre, at leegemidlet kun leveres fra godkend tre.

Virksomheden vil ogsa fremlaegge oplysninger fra et register over patienter, der er let med
Zynteglo, for at undersgge leegemidlets sikkerhed og virkning pa lang sigt samt y. % re oplysninger
om de test, der anvendes ved fremstillingen af laegemidlet for at sikre dets kvali

I produktresuméet og indleegssedlen er der desuden indfgjet anbefalingerzbbholdsregler, som

sundhedspersonale og patienter skal fglge med henblik pa sikker og effe nvendelse af Zynteglo.

Som for alle laeegemidler er data vedrgrende brug af Zynteglo Iﬂbe@ervéget. Bivirkninger
rapporteret for Zynteglo vurderes omhyggeligt, og der foretage endige forholdsregler for at

beskytte patienterne.
Andre oplysninger om Zynteglo Q

Yderligere information om Zynteglo findes pa aizbets websted

under: ema.europa.eu/medicines/human/ERAR teglo.
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