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Zemcelpro (dorokubicel / nem expandalt CD34- sejtek)
A Zemcelpro-ra vonatkozé attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gyogyszer az Zemcelpro és milyen betegségek esetén
alkalmazhaté?

A Zemcelpro egy Gssejteket tartalmazo gydgyszer, amelyet olyan, vérképzdszervi rosszindulatu
betegségekben (vérrakban) szenvedd felndttek kezelésére alkalmaznak, akiknek allogén vérképz6
Ossejtek atliltetésére (allo-HSCT) van szlikséglik, és akik szamara mas tipusu alkalmas donorsejtek
nem allnak rendelkezésre.

Az allo-HSCT egy olyan eljaras, amelynek soran a beteg csontvel6jébdl (a nagy csontok belsejében a
vérsejteket termeld, szivacsos szb6vetbdl) eltavolitjak a sejteket, majd ezeket egy valasztott donortdl
szarmazo sejtekkel pétoljak; az atlltetett sejtek felszaporodnak, és egészséges, specializalddott vér-
és immunsejtekké fejlédnek. A Zemcelpro-t daganatellenes gydgyszerekkel végzett kondicionald
(elokészitd) kezelés utan alkalmazzak a sejtek csontvel6bdl torténd eltavolitasa céljabal.

Mivel a HSCT ritkan végzett eljaras, a Zemcelpro-t 2020. aprilis 22-én ,ritka betegség elleni
gyogyszerré” (orphan drug) mindsitették a HSCT-t igényl6 betegek szamara. Tovabbi informacid a
ritka betegség elleni (orphan) statusszal rendelkez6 gydgyszerekrdl az EMA honlapjan talalhatd.

A Zemcelpro-t célzottan az adott beteg szamara allitjak el6. Adomanyozott kéldokzsinorvérbdl
szarmazo Ossejtek két tipusat tartalmazza: dorokubicel (expandalt CD34+ sejtek; az expandalt azt
jelenti, hogy a sejteket laboratériumban tenyésztették és szaporitottak) és nem expandalt CD34-
sejtek.

Hogyan kell alkalmazni a Zemcelpro-t?

A Zemcelpro csak receptre kaphatd. HSCT-re is szakosodott, minGsitett transzplantacids kdézpontban, a
vérrakok kezelésében tapasztalattal rendelkez6 szakorvosnak kell alkalmaznia.

A Zemcelpro-t egyszer, egyszeri adagban, vénas infazidval kell beadni. A Zemcelpro egyszeri adagja
1-4 darab, dorokubicelt tartalmazé infGzids zsékbol, valamint 4 darab, nem expandalt CD34- sejteket
tartalmazo zsakbdl all.

A Zemcelpro-kezelés el6tt és utan a betegek mas gyogyszereket kapnak az infazidval 6sszefliggb
reakciok kockazatanak csokkentése és az atliltetés szovédményeinek megel6zése érdekében.
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A Zemcelpro alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatot, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat.

Hogyan fejti ki hatasat a Zemcelpro?

A Zemcelpro-t olyan, vérrakos betegek kezelésére alkalmazzak, akiknek allo-HSCT-re van szlikséguk,
és akik szamara mas tipusu alkalmas donorsejtek nem allnak rendelkezésre.

Ezeknél a betegeknél kéldokzsindrvérsejtek alkalmazhatok; a betegek egy részénél azonban nem all
rendelkezésre megfeleld kdldokzsindrvér, mert az adomanyozott kéldékzsindrvérben alacsony az
Ossejtek szama. A kéldokzsinorvérben [év6 Gssejtek alacsony szama késleltetheti a megtapadast
(amikor az atultetett sejtek novekedni kezdenek, és egészséges vérsejteket termelnek).

A Zemcelpro-ban a kéldokzsinorbdl nyert Gssejtek egy részét laboratériumban tenyésztik és
szaporitjak, majd ugyanabbdl a koéldokzsindrvérbdl szarmazd, nem expandalt sejtekkel egylitt adjak
be. A expandalt CD34+ sejtek f6ként az egészséges vérsejtek névekedését segitik eld, mig a nem
expandalt CD34- sejtek ezt tdAmogatjak, és segitik az esetleg megmaradt daganatos sejtek eltavolitasat
is. Az infUzidé beadasa utéan a Zemcelpro-bdl szarmazo Gssejtek a csontvel6be vandorolnak, ahol
felszaporodnak, érnek, és egészséges, specializalddott vér- és immunsejtekké fejlédnek.

Milyen el6nyei voltak a Zemcelpro alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Zemcelpro elényeit két f6 vizsgalatban igazoltak, amelyekben 25, nagy kockazatl leukémiaban vagy
mielodiszplazidban (a vérképzdszervi daganatok bizonyos tipusaiban) szenvedd beteg vett részt,
akiknek allo-HSCT-re volt sziikséglik, és akik szamara mas tipusi megfelelé donorsejtek nem alltak
rendelkezésre. A jelenleg zajlé vizsgalatokban a Zemcelpro-t nem hasonlitottak 6ssze mas kezeléssel.

A vizsgalatok azt mutattak, hogy a Zemcelpro beadasa utan a betegeknél atlagosan 20 nap volt a
neutrofil sejtek megtapadasanak eléréséig eltelt id6 (a megtapadas azt jelenti, hogy az atlltetett
sejtek elkezdenek fejlodni és az egyik fehérvérsejttipust, a neutrofil sejteket eldallitani). A 42. napig a
25 beteg kozll 21-nél (84%) érték el a neutrofil sejtek megtapadasat.

Ezenfellll a betegeknél a Zemcelpro beadasa utan atlagosan 40 nappal alakult ki vérlemezke-
megtapadas (azt jelenti, hogy az atlltetett sejtek elkezdenek fejlédni és a véralvadast segitd
vérlemezkéket elballitani); a 100. napig a 25 beteg kozll 17-nél (68%) értek el vérlemezke-
megtapadast.

A fenti eredmények azt jelzik, hogy az atliltetés sikeres volt, és a csontvel6ben megkezd6dott az Uj
vérsejtek termelédése.

Milyen kockazatokkal jar a Zemcelpro alkalmazasa?

A Zemcelpro alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatds és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

A Zemcelpro leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozll tobb mint 1-nél jelentkezhet) a limfopénia (a
fehérvérsejtek egy tipusanak, a limfocitaknak az alacsony szama), a fert6zések, a vérszegénység (a

vOrosvértestek alacsony szama), a neutropénia (a neutrofil sejtek alacsony szdma), a trombocitopénia
(alacsony vérlemezkeszam), a leukopénia (alacsony fehérvérsejtszam), a hipogammaglobulinémia (az
antitestek alacsony szintje a vérben), a lazas neutropénia (a neutrofil sejtek alacsony szama lazzal), a
magas vérnyomas, a megtapadas-szindroma (a HSCT sz6védménye, amely olyan tlinetekkel jar, mint
a laz, a kilités és mas gyulladasos reakciok) és a tlidégyulladas (tudéfert6zés). A betegek 60%-anal

jelentettek akut graft-versus-host betegséget (GvHD, amikor a donorsejtek réviddel az atlltetés utan
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megtamadjak a szervezetet), a betegek 16%-anal pedig krénikus GvHD-t (amely altalaban az akut
GvHD-nél késbbb, az atlltetés utan néhany héten vagy hdénapon belll alakul ki).

Haldlhoz vezetd mellékhatasok a Zemcelpro-val kezelt betegek korilbelll 8%-anal fordultak eld, és
ezek kozé tartoztak a fert6zések, az akut GvHD, a pulmonalis alveolaris vérzés (olyan allapot, amikor a
tid6 Iéghdlyagocskaiban alakul ki vérzés), a pneumonitisz (a tidd széveteinek gyulladasa, mint
példaul idiopatias tidogyulladas-szindroma és kriptogén szervil6 tiddgyulladas), valamint a
pulmonalis hipertdnia (magas vérnyomas a tlidét ellatd erekben).

Miért engedélyezték a Zemcelpro forgalomba hozatalat az EU-ban?

Az engedélyezés id6pontjaban klinikai szempontbdl nagyon nehéz volt azoknak a vérképzlszervi
daganatokban szenved6 betegeknek a kezelése, akiknek HSCT-re volt sziikségiik, és akik szdmara
nem allt rendelkezésre mas tipust megfelelé donorsejt. Ezeknek a betegeknek semmilyen mas kezelési
lehetéséglik nem volt, és minimalis volt a felépuilésik esélye.

A folyamatban Iév§ vizsgalatokban részt vevd, kisszamu beteg eredményei alapjan a Zemcelpro-val
végzett kezelést kévetGen gyors, hatarozott és tartos volt a neutrofil sejtek és vérlemezkék szdmanak
a rendezb6dése, ami azt jelzi, hogy a Zemcelpro elény6s lehet az ilyen betegek szamara. A Zemcelpro
biztonsagossagat elfogadhatdnak tartottak ezeknél a betegeknél, akik szamara az engedélyezés
idépontjaban nem volt mas kezelési lehetdség.

A Zemcelpro alkalmazasat az EU-ban feltételesen engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a feltételes
forgalombahozatali engedélyt a szokasosan elGirtaknal kevésbé atfogd adatok alapjan adjak ki olyan
gydgyszerek esetében, amelyek egyes sulyos betegségek kezelésére vonatkozoan kielégitetlen
gyogyszerigényt elégitenek ki. Az Eurdpai Gydgyszerligynokség ugy véli, hogy a gydgyszer korabbi
rendelkezésre allasanak elényei meghaladjak a gyogyszer alkalmazasaval jaroé kockazatokat addig is,
amig tovabbi bizonyitékokra kell varni.

A vallalatnak tovabbi adatokat kell benyujtania a Zemcelpro-rol. A vallalatnak be kell nyujtania a
Zemcelpro-val végzett két folyamatban 1évo f6 vizsgalat és két tovabbi vizsgalat végleges
eredményeit, valamint egy masik, a Zemcelpro-val kezelt betegek nyilvantartasan alapuld vizsgalat
adatait. Az Ugyndkség évente feliilvizsgal minden Gjonnan hozzaférhetd informaciét.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Zemcelpro biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabol?

A Zemcelpro biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségligyi szakemberek és a
betegek altal kévetend6 ajanlasok és dvintézkedések feltlintetésre keriiltek az alkalmazasi el6irdsban
és a betegtajékoztatdban.

A Zemcelpro alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informacidkat — hasonléan minden mas
gydgyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Zemcelpro alkalmazasaval 6sszefliggésben
jelentett feltételezett mellékhatasokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas
érdekében a szikséges intézkedéseket meghozzak.

A Zemcelpro-val kapcsolatos egyéb informacio

A Zemcelpro-val kapcsolatban tovabbi informacioé az Eurdpai Gydgyszeriigynokség honlapjan taldlhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zemcelpro
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