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Yleistiedot Zynteglo-valmisteesta seka siitd, miksi se on hyva EU:ssa

Mita Zynteglo on ja mihin sita kaytetaan? @*
Zynteglo on ladke, jota kaytetaan beetatalassemia-nimisen verisais%?n hoidossa vahintaan 12
vuoden ikaisilla potilailla, jotka tarvitsevat saannéllisesti verensii

Ihmiset, joilla on tdma geneettinen sairaus, eivat pysty tuotta@n tarpeeksi beetaglobiinia. Se on
hemoglobiinin, happea veren punasoluissa eri puolille elimi@i kuljettavan proteiinin osa. Siksi nailla
potilailla veren punasolujen maara on alhainen, ja h t@sevat usein verensiirtoja.

Zyntegloa kaytetaan potilailla, joilta beetaglobiipi e@utu kokonaan ja joille voitaisiin tehda

kantasolusiirto mutta joita varten ei ole sopiv vuttajaa.
Beetatalassemia on harvinainen sairaus, j nteglo nimettiin harvinaisldékkeeksi (harvinaisten
sairauksien hoidossa kaytettava laake mmikuuta 2013. Lisda tietoa harvinaislaakkeeksi

nimeamisesta loytyy taalta: ema.eur@ u/en/medicines/human/orphan-designations/eu3121091.

Zynteglo sisaltaa vaikuttavana a potilailta otettuja kantasoluja, jotka on muunnettu
geneettisesti siten, etta ne Si at toimivan beetaglobiinigeenin.

Miten Zyntegloa kaytetaan?

Zyntegloa valmiﬁén kullekin potilaalle yksilollisesti kantasoluista, jotka on keréatty heidén
verestaan,J t a antaa vain potilaalle, jota varten se on valmistettu. Se annetaan infuusiona

Iaskimogm‘, nos riippuu potilaan kehon painosta.

*
Enn%@glon antamista potilas saa valmistavaa kemoterapiahoitoa, jolla heidan luuytimenséa solut
tuhot ;

Zyntegloa saa vain ladkemaédrayksesta, ja se on annettava hyvaksytyssa keskuksessa sellaisen
ladkarin toimesta, joka on kokenut kantasolusiirtojen tekemisessa ja beetatalassemian hoidossa.
Lisatietoa Zynteglon kaytosté saa pakkausselosteesta, laakéarilta tai apteekista.
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Miten Zynteglo vaikuttaa?

Zynteglon valmistamiseksi potilaan veresta otetut kantasolut muunnellaan sellaisen viruksen avulla,
joka kuljettaa toimivia beetaglobiinigeeneja soluihin. Kun ndma muunnellut solut siirretdan potilaaseen
takaisin, ne kulkeutuvat verenkierrossa luuytimeen, jossa ne alkavat tuottaa terveita punaverisoluja,
jotka tuottavat beetaglobiinia. Zynteglon vaikutusten odotetaan kestavan koko potilaan elinian.

Mita hyotya Zynteglosta on havaittu tutkimuksissa?

Zynteglon on osoitettu vahentavan tehokkaasti verensiirtojen tarvetta kahdessa paatutkimuksessa.
Niihin osallistui beetatalassemiapotilaita, jotka tarvitsivat sdanndllisesti verensiirtoja. Naissé

tutkimuksissa niista 14 potilaasta, joilta beetaglobiini ei puuttunut kokonaan ja jotka saivat loa,
11:11a oli tarpeeksi suuri maara punaisia verisoluja, niin etta he eivét tarvinneet verensiir@ nakaan
yhteen vuoteen hoidon jalkeen. ‘\

Mita riskeja Zyntegloon liittyy?

Tahan mennesséa Zynteglolla on hoidettu pieni maara potilaita, ja vakavin t ﬁhalttavalkutus on
trombosytopenia (veren hyytymista edistévien verihiutaleiden vahalne

i allle, jotka ovat aiemmin
ava, voiko potilaalle antaa ennen

Zyntegloa ei saa antaa raskaana oleville tai imettaville naisille eika
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saaneet geeniterapiaa (geeneja antavaa laaketta). Ladkarin on
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Verensiirroista riippuvainen beetatalassemia o@ikea sairaus, jonka hoitovaihtoehdot ovat véhaiset.
Tutkimukset osoittavat, ettd saatuaan WO—kertahoidon useimmat potilaat eivat enaa tarvitse

Zynteglon antamista tarvittavia esihoitoja.

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista rajoituksista.

Miksi Zynteglo on hyvaksytty EU:ss‘a’f’

verensiirtoja toimivien punaisten veriso sa maaran lisddmiseksi. Tama tarkoittaa, etté potilaat

voivat valttaa raudan liiallisen kert , joka on seurausta sdannollisista verensiirroista ja joka myds

vaatii hoitoa. \'

*
Koska Zynteglo valmisteta @tamaua virusta, on olemassa teoreettinen sydvan riski
perintdaineksen tahatt
ilmennyt. Myds vere

uutosten vuoksi, mutta yhtaan tallaista tapausta ei ole toistaiseksi
n riski on mahdollinen, koska ladke saattaa vahentaa verihiutaleiden
maarda. Tallaistent tumien seuraamiseen on kuitenkin toimenpiteité potilasrekisterin ja pitkan

aikavalin tutkim@n muodossa potilaiden pitkan aikavélin tulosten arvioimiseksi.

dkkeen turvallisuudesta ovat vahaisia, koska silla tdhdn mennessé hoidettujen
potilaid’ ara on pieni ja koska pitkan aikavalin tietoja ei ole, Euroopan ladkevirasto katsoi, etta
yOty on sen riskeja suurempi ja etté sille voidaan myo6ntaa myyntilupa EU:ssa.

Zynteglolle on myénnetty ehdollinen myyntilupa. Tama tarkoittaa, etta ladkevalmisteesta on
odotettavissa lisaa tietoa, minka yhtio on velvollinen toimittamaan. Euroopan laakevirasto tarkastaa
vuosittain mahdollisesti saataville tulevat uudet tiedot, ja tata katsausta paivitetaan tarvittaessa.

Mita tietoja Zynteglosta odotetaan viela saatavan?

Koska Zynteglolle on mydnnetty ehdollinen myyntilupa, sitd markkinoiva yhtid toimittaa tulokset
meneilldén olevista tutkimuksista arvioidakseen lisda ldédkkeen tehoa ja turvallisuutta.
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Miten voidaan varmistaa Zynteglon turvallinen ja tehokas kaytto?

Zyntegloa markkinoiva yhtié toimittaa sellaisille terveydenhuollon ammattilaisille, joiden odotetaan
kayttavan tata laaketta, koulutusaineistoa, jossa kerrotaan sen turvallisuudesta, mukaan lukien sydvan
ja verenvuodon mahdolliset riskit, seka siita, miten laddkettd annetaan. Potilaat saavat myds oppaan ja
kortin, jota heidan on pidettdva mukanaan. Lisdksi yhtid varmistaa, etta ladketta toimitetaan vain
hyvaksytyista keskuksista.

Yhtid toimittaa myds tietoja Zynteglolla hoidettujen potilaiden rekisterista sen pitkan aikavalin
turvallisuuden ja tehon tarkastelemiseksi seka myos lisatietoja testeista, joita ladketta valmistettaessa
tehd&aan sen laadun varmistamiseksi.

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyté nou
jotta Zynteglon kayttd olisi turvallista ja tehokasta, sisaltyvat myds valmisteyhteenvetoq %
pakkausselosteeseen. .\

Kuten kaikkien laakkeiden, myds Zynteglon kayttda koskevia tietoja seurataan j \asti. Zynteglosta
ilmoitetut haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimeg% itetaan potilaiden
suojelemiseksi.

Muuta tietoa Zynteglosta R @

O

*
*
Lisaa tietoa Zynteglosta on saatavissa viraston verkkosivustoll
osoitteessa ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zynte b
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