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A CHMP jovahagyta azt a felllvizsgalatot, amely ne Q

talalt kapcsolatot a Zynteglo-ban talalhatd virusveKter és

a vérrak kozott <
NN

2021. julius 22-én az EMA emberi felhasznalasra szant gyogyszerek bizott@QCHMP) jovahagyta egy
felllvizsgalat eredményeit, amely arra a kovetkeztetésre jutott, hogy izonyiték arra, hogy a
Zynteglo akut mieloid leukémianak (AML) nevezett vérrakot okoz.

A Zynteglo, a béta-talasszémia vérbetegség kezelésére szolgd %@erépia egy virusvektor (vagy
modositott virus) segitségével egy miikéd6 gént juttat a be rsejtjeibe.

Két AML-esetet vizsgaltak feltl, amelyekben a betegek sarlosejtes anémiaval kapcsolatos klinikai
vizsgalatban vizsgalati gydgyszerrel (bb1111) kezelték. Bar a Zynteglo-val kapcsolatban nem
szamoltak be AML-rél, mindkét gydgyszer ugyana irusvektort tartalmazza, és aggaly mertilt fel
azzal kapcsolatban, hogy a vektor szerepet jé?@t a rak kialakuldsaban (inszerciés onkogenezis).

Az EMA biztonsagi bizottsdga (PRAC) alt zett, a fejlett terapidkkal foglalkozd bizottsag (CAT)
szakértdi altal tAmogatott fellilvizsgal allapitotta annak valdszin(itlenségét, hogy a virusvektor
lenne az ok. Az egyik betegnél a virds¥ektor nem volt jelen a rakos sejtekben, a masikban pedig olyan

helyen (VAMP4) volt jelen, am@/ tlinik, hogy nem vesz részt a rak kialakulasaban.

Az 6sszes bizonyiték vizsga @évetéen egyértelmd volt, hogy az AML esetekre valdszinlbb
magyarazat a kondicioné% Iés, amelyet a betegek a csontvelOsejtek eltavolitdsara kaptak, illetve a
vérrak magasabb k sarldsejtes anémiaban szenvedd betegeknél.

A béta—talasszém&miatt Zynteglo-kezelésben részesiilé betegeknek kondicionald kezelésre is

szikségik v %ontvelé’sejtek eltavolitdsara a Zynteglo alkalmazasa el6tt. Az egészségligyi

szakembe ezért nyiltan tajékoztatniuk kell a Zynteglo-t kapd betegeket a kondicionald
%kalmazott gyogyszerek altal okozott vérrak fokozott kockazataral.

kezelés%
A@I ogadta a betegek monitorozasara vonatkozo6 ajanlasok aktualizalasat. Az egészséguligyi
vV

% mbereknek jelenleg 15 éven keresztlil évente legalabb egyszer ellendriznilk kell betegeiknél a
Q rak jeleit.!

?\ A CHMP megallapitotta, hogy a Zynteglo alkalmazasanak el6nyei tovabbra is meghaladjak a
kockazatokat. Mint minden gydgyszer esetében, az EMA figyelemmel fogja kisérni a biztonsagossagara

1 Az el6z6 ajanlas szerint az egészségligyi szakembereknek évente egyszer kellett ellendriznitk a rak jeleit.
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vonatkozo Uj adatokat, és szlikség esetén frissiti a betegeknek és egészségligyi szakembereknek szélé
tanacsokat.

Tajékoztatd a betegek szamara

e Az EMA fellilvizsgalata nem talalt bizonyitékot arra, hogy a Zynteglo-ban taldlhaté virusvektor akut

mieloid leukémianak (AML) nevezett vérrakot okozna. . Q’\'

4
e A Zyntelgo-t tovabbra is a kordbbiak szerint alkalmazzak. A kezelését végzd egészséglgyi /1/

szakember azonban évente egynél tébbszor is berendelheti Ont rékszirésre.

e Ha a kezelésére vonatkozdan kérdései vannak, beszéljen a kezelését végz6 egészségligyi @Q

szakemberrel. @
Tajékoztato az egészségiigyi szakemberek szamara @
e Az EMA fellilvizsgalata megallapitotta, hogy nincs bizonyiték arra, hogy a Zyr@%—ban talédlhato
virusvektor AML-t okozna.

e Bar két olyan betegnél, akik ugyanazt a virusvektort egy masik gyogy en kaptak, AML alakult
ki, valészinlsithet6bb magyarazatok allnak rendelkezésre, mint az rciés onkogenezis,
beleértve a betegek kondicionald kezelését és a sarldsejtes anén@a szenvedl betegeknél a
hematoldgiai rék magasabb kockazatat.

*
e Az egészségligyi szakembereknek nyiltan téjékoztatniukg&\d Zynteglo-t kapé betegeket a
kondicionalé kezelésben alkalmazott gydgyszerek al zott vérrak fokozott kockazatardl.

e Az egészségligyi szakembereknek tovabbra is fi mel kell kisérnilik, hogy nem alakul-e ki
rakos megbetegedés a betegeknél. Az EMA fri te a rakszlrésre vonatkoz6 ajanlasat, és az
elGiras ,évente egyszer” helyett ,,Iegaléb@nte egyszer” lett.
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Tovabbi informacidk a gy@errﬁl

A Zynteglo a béta-tala 1®nev(j vérbetegség egyszeri kezelése olyan, 12 éves és idésebb
betegeknél, akik re es vératomlesztésre szorulnak.

A Zynteglo eléﬁéhoz a beteg vérébdl vett Ossejteket egy virussal mddositjak, amely a béta-globin
mikodé kép}i( ejtekbe szallitja. Amikor a beteg visszakapja ezeket a mddositott sejteket, azok a
véréramb% Ive eljutnak a csontvel6hoz, ahol egészséges, béta-globint termeld vorosvérsejteket
allitan I6. A Zynteglo hatdsa varhatdan a beteg élete végéig fennmarad.

A 0 2019 majusaban feltételes forgalombahozatali engedélyt kapott. A feltételes engedély azt
% i, hogy a gydgyszerrel kapcsolatban tovabbi tudomanyos bizonyitékok varhatok, amelyeket a
Q' alat be fog nyujtani. Az EMA rendszeresen fellilvizsgalja a rendelkezésre allé Uj informacidkat.

Q Tovabbi informacidk az eljarasrol

A Zynteglo fellilvizsgalata az Eurdpai Bizottsdg kérelme alapjan 2021. februar 18-an kezdddott a
726/2004/EK rendelet 20. cikke szerint.

A CHMP jovahagyta azt a felllvizsgalatot, amely nem talalt kapcsolatot a Zynteglo-ban
taldlhato virusvektor és a vérrak kozott
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A felllvizsgalatot el6sz6r a farmakovigilancia-kockazatértékelési bizottsag (PRAC), az emberi
felhasznalasra szant gydgyszerek biztonsagossagi kérdéseinek értékeléséért felelGs bizottsag végezte,
amely szorosan egylttm(kodott a fejlett terapidkkal foglalkozo bizottsdg (CAT) szakértGivel.

A PRAC ajanlasai tovabbitasra kerlltek a CAT-hoz, amely a PRAC ajanlasaival 6sszhangban 2021. julius

16-an véleménytervezetet fogadott el, ezt kovetéen pedig az emberi felhasznalasra szant gyogyszerek
bizottsdgdhoz (CHMP), amely felelés az emberi felhasznalasra szant gydgyszereket érintd kérdésekben. \
2021. julius 22-én a CHMP a CAT véleménytervezetének figyelembevételével elfogadta az Ugyndkség “QQ
végleges véleményét . A CHMP véleménye tovabbitasra kerllt az Eurdpai Bizottsaghoz, amely 2021. /\/
szeptember 16-an az EU minden tagallamaban érvényes, végleges, jogilag kotelezd érvényl

hatarozatot adott ki. @g

A CHMP jovahagyta azt a felllvizsgalatot, amely nem talalt kapcsolatot a Zynteglo-ban
talalhatoé virusvektor és a vérrak kozott
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