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Pregled informacija o lijeku Zynteglo i zaSto je odobren u E

Sto je Zynteglo i za $to se primjenjuje?
Zynteglo je lijek koji se primjenjuje za lijeCenje poremecaja krvi po pod nazivom beta-
talasemija u osoba u dobi od 12 godina i starijih kojima su potrebne reddvite transfuzije krvi.

Osobe s tim genetskim poremecajem ne mogu proizvest'u? 0 Peta-globina, koji je sastavni dio
hemoglobina, odnosno proteina u crvenim krvnim stanica ji prenosi kisik po tijelu. Zbog toga ti
bolesnici imaju nisku razinu crvenih krvnih stanica i ¢e§to e potrebna transfuzija.

Zynteglo se primjenjuje u bolesnika u kojih se n i o potpunom nedostatku beta-globina i koji su
pogodni za transplantaciju matic¢nih stanicgjali u podudarnog srodnog davatelja.

Beta-talasemija je rijetka bolest, a lijek %& dobio je status ,lijeka za rijetku bolest”
jeka za rijetku bolest nalazi se

24. sijeCnja 2013. Vise informacija o % ij ij i
ovdje: ema.europa.eu/en/medicimes/hu /orphan-designations/eu3121091.
*
Zynteglo sadrzava djelatnu tva u maticnih stanica samih bolesnika koje su genetski
modificirane kako bi sadrz v ionalni gen za beta-globin.

Kako se Zynteglo primjenjuje?

smije se gat' sapto bolesniku za kojega je proizveden. Primjenjuje se infuzijom (ukapavanjem) u venu,
a doza ovi&'e esnoj tezini bolesnika.

Prijew primi lijek Zynteglo, bolesnik ¢e biti podvrgnut kondicioniraju¢oj kemoterapiji kako bi se
uklonile stanice iz njegove koStane srzi.

Zynteglo se pr@ edinacno za svakog bolesnika od maticnih stanica iz krvi samog bolesnika i

Zynteglo se izdaje samo na lije¢nicki recept i mora ga primjenjivati lijecnik s iskustvom u
transplantaciji mati¢nih stanica i lije¢enju beta-talasemije, i to u kvalificiranom centru za lijeCenje. Vise
informacija o primjeni lijeka Zynteglo proditajte u uputi o lijeku odnosno obratite se lije¢niku ili
ljekarniku.
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Kako djeluje Zynteglo?

Da bi se proizveo lijek Zynteglo, mati¢ne stanice uzete iz bolesnikove krvi modificiraju se virusom koji
prenosi funkcionalne kopije gena za beta-globin u stanice. Kada se tako modificirane stanice vrate
bolesniku, krvotokom se prenose u kostanu srz gdje pocinju proizvoditi zdrave crvene krvne stanice
koje proizvode beta-globin. Ocekuje se da ¢e ucinci lijeka Zynteglo trajati tijekom cijelog bolesnikova
Zivota.

Koje su koristi od lijeka Zynteglo utvrdene u ispitivanjima?

U dvama glavnim ispitivanjima provedenima medu bolesnicima s beta-talasemijom kojima je bila
potrebna redovita transfuzija krvi, pokazalo se da se lijekom Zynteglo ucinkovito smanjuje potr za

transfuzijama. U tim ispitivanjima, od 14 bolesnika koji nisu imali potpuni nedostatak b ina i
koji su primili lijek Zynteglo, 11 bolesnika imalo je dovoljno visoku razinu crvenih kry, ca i nije
im bila potrebna transfuzija najmanje godinu dana nakon lijeCenja. Q

Koji su rizici povezani s lijekom Zynteglo? O

Dosad je lijekom Zynteglo lije¢en tek malen broj bolesnika, a najozbiljniJena nuspojava je

trombocitopenija (niska razina krvnih plodica, koje pomazu u zgruéa krvi).

Zynteglo se ne smije primjenjivati u trudnica i dojilja, kao ni u snika koji su prethodno primali
gensku terapiju (lijek kojim se isporucuju geni). Lije(“:nici’t? razmotriti mogu li bolesnici primiti
neophodne tretmane prije lijeCenja lijekom Zynteglo.

Potpuni popis ogranicenja potrazite u uputi o lijeku. Q

Zasto je lijek Zynteglo odobrenJl E@

Ispitivanja pokazuju da nakon jedno terapije lijekom Zynteglo vedini bolesnika vise nije potrebna
transfuzija krvi kako bi se povigil& azina fuinkcionalnih crvenih krvnih stanica. To znaci da bolesnici
&e

mogu izbjeéi prekomjerno gomil zeljeza koje se javlja zbog redovitih transfuzija i koje isto tako
iziskuje lijecenje. O

S obzirom na sigurnost%e lijeka valja napomenuti da, buduci da se Zynteglo proizvodi pomocu
virusa, postoji teoretski rizik od raka uslijed nezeljenih promjena genetskog materijala. Medutim, takvi
slucajevi dosad ni iljieZeni. Isto tako, postoji i potencijalni rizik od krvarenja bududi da lijek moze
prouzroéiti‘oa ia%rvnih plocica. Medutim, postoje mjere za pracenje takvih dogadaja putem
registra mle\ ugorocnog ispitivanja radi procjene dugorocnih ishoda lijeCenja u bolesnika.

Tako inf}a e o sigurnoj primjeni lijeka ograni¢ene zbog malog broja dosad lijeCenih bolesnika i
nedosta ugorocnih podataka, Europska agencija za lijekove zakljucila je da koristi od lijeka

Zynteglo nadmasuju s njim povezane rizike i da lijek moze biti odobren za primjenu u Europskoj uniji.

*
Beta-talasemija ovisna o transfuziji tesk @t, a mogudnosti njezina lijeCenja su ogranicene.
k&t&

Za lijek Zynteglo izdano je ,uvjetno odobrenje”. To znaci da se ocekuju dodatni podatci o lijeku koje
tvrtka mora dostaviti. Svake godine Europska agencija za lijekove procjenjuje sve nove informacije
koje postanu dostupne te se ovaj pregled informacija po potrebi azurira.

Koje se jos informacije ocekuju o lijeku Zynteglo?

Bududi da je za lijek Zynteglo izdano uvjetno odobrenje, tvrtka koja ga stavlja u promet dostavit ¢e
rezultate ispitivanja u tijeku kako bi se dodatno procijenila ucinkovitost i sigurnost primjene lijeka.

Zynteglo (autologne CD34+ stanice s genom koji kodira BA-T87Q-globin)
EMA/205979/2019 Stranica 2/3



Koje se mjere poduzimaju kako bi se osigurala sigurna i ucinkovita
primjena lijeka Zynteglo?

Tvrtka koja lijek Zynteglo stavlja u promet dostavit ¢e zdravstvenim radnicima za koje se oCekuje da
¢e primjenjivati lijek edukacijske materijale s informacijama o sigurnosti lijeka, ukljuc¢ujudi i informacije
o potencijalnim rizicima od raka i krvarenja, te o nacinu primjene lijeka. Bolesnici ¢e dobiti vodic i
karticu koju trebaju nositi sa sobom. Uz to, tvrtka ¢e zajamciti da se lijek isporucuje samo u
kvalificiranim centrima za lijeCenje.

Tvrtka ¢e dostaviti i podatke iz registra bolesnika lijecenih lijekom Zynteglo kako bi se omogucdilo
ispitivanje njegove dugorocne sigurne primjene i uc¢inkovitosti, kao i dodatne podatke o testiranjima

provedenima tijekom faze proizvodnje lijeka s ciljem osiguranja kvalitete. Q
ei

Preporuke i mjere opreza kojih se zdravstveni radnici i bolesnici trebaju pridrzavati u ciI@

ucinkovite primjene lijeka Zynteglo takoder se nalaze u sazetku opisa svojstava i u ug ku.

Kao i za sve lijekove, podatci o primjeni lijeka Zynteglo kontinuirano se prate. prijaviljene za

lijek Zynteglo paZljivo se procjenjuju i poduzimaju se potrebne mjere za as&@ eshika.
Ostale informacije o lijeku Zynteglo

Vise informacija o lijeku Zynteglo nalazi se na internetskim stranica
Agencije: ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zvnteqlg.
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