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Zynteglo (celloli awtologi CD34+ Ii jikkodifikaw i/—gggé\'

tal-globina BA-T87Q) . /\/
Harsa generali lejn Zynteglo u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE é\

$
>

Zynteglo huwa medicina li tintuza ghall-kura ta’ disturb fid-demm n@ bhala beta talassemija
f'pazjenti li ghandhom 12 il sena jew aktar u li jehtiegu trasfuzjoptji

X'inhu Zynteglo u ghal xiex jintuza?

egolari tad-demm.

Il-persuni b’din il-kundizzjoni genetika ma jistghux jipproduc ejjed beta-globina, komponent tal-
emoglobina, il-proteina fi¢-¢elloli homor tad-demm li ggo ssignu mal-gisem. B'rizultat ta’ dan,
dawn il-pazjenti jkollhom livelli baxxi ta’ ¢elloli homor f‘ac@nm u jehtiegu trasfuzjonijiet tad-demm
regolari.

*
Zynteglo jintuza f'pazjenti li ma jkunux kompl&%(\ent neqgsin mill-beta-globina u li huma eligibbli ghal
*
trapjant tac-celloli staminali izda li ma gha@m donatur korrispondenti relatat.

ll-beta talassemija hija rari, u Zyntegl '@enominat bhala “medicina orfni” (medicina li tintuza
f'mard rari) fl-24 ta’ Jannar 2013. A informazzjoni dwar id-denominazzjoni orfni tista’ tinstab
hawn: ema.europa.eu/en/medictnes/fuman/orphan-designations/eu3121091.

a tieghu celloli staminali mehuda mill-pazjenti li jkunu gew

Zynteglo fih bhala s-sustan
i kludu gene li tahdem ghall-beta-globina.

genetikament modifikati

Kif jintuza Zy;{!sg
Zynteglo hu hmul individwalment ghal kull pazjent minn celloli staminali migbura mid-demm
tieghu, u jinghata biss lill-pazjent li ghalih ikun sar. Jinghata bhala infuzjoni (dripp) fil-vina u
d—do'Q endi mill-piz tal-gisem tal-pazjent.

Qabel ma jinghata Zynteglo, il-pazjent jircievi kura tal-kimoterapija kundizzjonata biex jitnehhew ic-
celloli mill-mudullun taghhom.

?

Zynteglo jista’ jinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib u ghandu jinghata biss f'centru approvat minn tabib
b'esperjenza fit-trapjanti tac-celloli staminali u fil-kura tal-beta talassemija. Ghal iktar informazzjoni
dwar I-uzu ta’ Zynteglo, ara |-fuljett ta' taghrif jew ikkuntattja lit-tabib jew lill-ispizjar tieghek.
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Kif jahdem Zynteglo?

Biex isir Zynteglo, i¢-c¢elloli staminali mehuda mid-demm tal-pazjent jigu modifikati minn virus li jgorr
kopji li jahdmu tal-gene beta-globina fi¢-celloli. Meta dawn i¢-celloli modifikati jinghataw lura lill-
pazjent, dawn jingarru fi¢c-cirkolazzjoni tad-demm lejn il-mudullun fejn jibdew jipproducu celloli homor
tad-demm b'sahhithom li jipproducu I-beta-globina. L-effetti ta’ Zynteglo huma mistennija li jdumu
ghall-hajja kollha tal-pazjent.

X’inhuma I-beneficcji ta’ Zynteglo li hargu mill-istudji?

Zynteglo ntwera li kien effettiv fit-tnaqqis tal-htiega ghal trasfuzjoni tad-demm f'zewq studji ew&
f'pazjenti bil-beta talassemija li kienu jehtiegu trasfuzjonijiet regolari tad-demm. F'dawn I-is nn
14-il pazjent li ma kinux kompletament neqsin mill-beta-globina u li nghataw Zynteglo hom
kellhom livelli gholjin bizzejjed ta’ ¢elloli homor tad-demm u ghaldagstant ma kmUXJ }16
trasfuzjonijiet tad-demm ghal tal-ingas sena wara I-kura.

X’inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Zynteglo? $

S’issa ghadd zghir ta’ pazjenti gew ikkurati b’Zyteglo, u I-effett sekondatju | aktar importanti osservat
huwa trombocitopenja (livelli baxxi tad-demm tal-pjastrini, kompone x
jaghqgad).

ghinu lid-demm biex

Zynteglo ma ghandux jintuza f'nisa tqal jew li geghdin ire f'pazjenti li fil-passat inghataw kura
ta’ terapija genetika (medicina li twassal il-geni). It-tobb hom jikkunsidraw jekk il-pazjenti
jistghux jinghataw il-kuri minn gabel mehtiega qabel ZX/F@

Ghal-lista shiha tar-restrizzjonijiet, ara I-fuljett ta if.
Ghaliex Zynteglo gie awtorlzza@

ll-beta talassemija dipendenti m|t-tra i hija kundizzjoni severa li ghaliha I-ghazliet ta’ kura huma
limitati. L-istudji juru li b’kura ta’ d ‘Zynteglo bosta pazjenti ma jibgghux jehtiegu trasfuzjonijiet
tad-demm biex izidu I-livelli ta a’ celloli homor tad-demm li jahdmu. Dan ifisser li |-pazjenti
jistghu jevitaw l-akkumulazzj %ccessiva ta’ hadid li ssehh bi trasfuzjonijiet regolari u li fiha nnifisha
tehtieg il-kura.

Fir-rigward tas-sigu é,@abba li Zynteglo huwa prodott bl-uzu ta’ virus, jista’ jkun hemm ir-riskju
teoretiku ta kanc&%wiat minn bidliet mhux intenzjonati fil-materjal genetiku, ghalkemm ma gewx
irrapportati kagi al dawn s’issa. Hemm ukoll ir-riskju potenzjali ta’ fsada minhabba li [-medicina
tista’ tikkawzéaqqis fil-pjastrini. Madankollu, hemm mizuri fis-sehh biex dawn l-avvenimenti jigu
mmonito{ ermezz ta’ registru ta’ pazjenti u studju fit-tul biex jigu vvalutati I-eziti fit-tul tal-

pazj

Ghalkemm l-informazzjoni dwar is-sigurta tal-medicina hija limitata minhabba I-ghadd zghir ta’
pazjenti kkurati s’issa u n-nuqqas ta’ data fit-tul, I-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ddecidiet li I-
beneficcji ta’ Zynteglo huma akbar mir-riskji tieghu u li jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE.

Zynteglo nghata “awtorizzazzjoni kondizzjonali”. Dan ifisser li ghad hemm iktar evidenza x’tinghata
dwar il-medic¢ina, li I-kumpanija hija mitluba tipprovdi. Kull sena, I-Agenzija Ewropea ghall-Medicini
sejra tirriezamina kull informazzjoni gdida li ssir disponibbli u din il-harsa generali tigi aggornata kif
mehtieg.
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Liema informazzjoni ghadha mistennija ghal Zynteglo?

Minhabba li Zynteglo nghata awtorizzazzjoni kondizzjonali, il-kumpanija li tgieghed Zynteglo fis-suq se
tipprovdi rizultati ta’ studji li ghadhom ghaddejjin biex tkompli tivvaluta I-effika¢ja u s-sigurta tal-
medicina.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’
Zynteglo?

Il-kumpanija li tgieghed Zynteglo fis-suq se tipprovdi materjali edukattivi ghall-professjonisti fil-qasam
tal-kura tas-sahha mistennija li juzaw il-medic¢ina b’informazzjoni dwar is-sigurta tieghu, inkluzix\ri'skji
potenzjali tal-kancer u tal-fsada, u kif ghandu jinghata. Il-pazjenti se jircievu wkoll gwida u kard
ghandhom igorruhom maghhom. Barra minn hekk, il-kumpanija se tizgura li I-medicina tj '%vuta
biss minn ¢entri approvati. M )1/

Il-kumpanija se tipprovdi wkoll data minn registru ta’ pazjenti kkurati b’ZyntegIc&;@fx jigu studjati s-
sigurta u l-effikacja tieghu fit-tul, kif ukoll aktar data dwar it-testijiet uzati fil- ifattura tal-medicina
sabiex tigi zgurata I-kwalita taghha.

Fis-sommarju tal-karatteristic¢i tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi wkoll ir-
rakkomandazzjonijiet u I-prekawzjonijiet li ghandhom ikunu segw'ti@— rofessjonisti fil-qasam tal-
kura tas-sahha u mill-pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Zynte

Bhal fil-kaz tal-medicini kollha, id-data dwar I-uzu ta' Zyn% ssorveljata kontinwament. L-effetti
it

sekondarji rrappurtati b’Zynteglo huma evalwati bir—re‘?q% tiehed kull azzjoni mehtiega biex

tipprotegi lill-pazjenti.
Informazzjoni ohra dwar Zynteglo‘\\®
*

Aktar informazzjoni dwar Zynteglo tinstab &t elettroniku tal-
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