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Zemcelpro (dorocubicel / nienamnozone komodrki CD34-)
Przeglad wiedzy na temat leku Zemcelpro i uzasadnienie udzielenia
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w UE

Czym jest lek Zemcelpro i w jakim celu sie go stosuje

Zemcelpro jest lekiem z komdrek macierzystych stosowanym w leczeniu dorostych z hematologicznymi
nowotworami ztosliwymi (nowotworami komérek krwi), ktdrzy wymagajq allogenicznego
przeszczepienia krwiotwdrczych komorek macierzystych (ang. allogeneic haematopoietic stem cell
transplantation, allo-HSCT) i dla ktorych nie jest dostepny zaden inny rodzaj odpowiednich komdrek
dawcy.

Allo-HSCT to procedura, w ktorej szpik kostny pacjenta (gabczasta tkanka znajdujaca sie wewnatrz
duzych kosci, w ktérej wytwarzane sg komorki krwi) jest oczyszczany z komoérek, ktdre sg nastepnie
zastepowane komoérkami od dopasowanego dawcy. Przeszczepione komérki namnazajg sie i rozwijajg
w zdrowe wyspecjalizowane komérki krwi i uktadu odpornosciowego. Lek Zemcelpro jest podawany
pacjentom po otrzymaniu przez nich kondycjonowania (leczenia przygotowawczego) z uzyciem lekéw
przeciwnowotworowych w celu usuniecia komédrek ze szpiku kostnego.

Ze wzgledu na to, ze HSCT jest procedurag rzadko stosowang, w dniu 22 kwietnia 2020 r. lek
Zemcelpro uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich chorobach) do stosowania u pacjentéw
wymagajacych HSCT. Wiecej informacji na temat przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢ na
stronie internetowejEMA.

Lek Zemcelpro jest wytwarzany dla konkretnego pacjenta. Zawiera dwa rodzaje komodrek
macierzystych pochodzace z oddanej krwi pepowinowej: dorocubicel (namnozone komérki CD34+;
termin ,namnozone” oznacza, ze komorki zostaty wyhodowane i rozmnozone w warunkach
laboratoryjnych) i nienamnozone komorki CD34-.

Jak stosowac lek Zemcelpro

Lek wydawany na recepte. Lek musi by¢ podawany w wykwalifikowanym os$rodku transplantacyjnym,
ktory specjalizuje sie w przeprowadzaniu HSCT, przez lekarza majacego doswiadczenie w leczeniu
nowotworéw komorek krwi.

Lek Zemcelpro podaje sie raz w pojedynczej dawce we wlewie dozylnym (kropléwce). Pojedyncza
dawka leku Zemcelpro obejmuje od 1 do 4 workdw infuzyjnych zawierajacych dorocubicel i 4 worki
zawierajace nienamnozone komoérki CD34-.
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Przed podaniem i po podaniu leku Zemcelpro pacjenci otrzymuja leki zmniejszajace ryzyko reakcji na
wlew i pozwalajace zapobiec powiktaniom zwigzanym z przeszczepieniem.

Wiecej informacji o sposobie stosowania leku Zemcelpro znajduje sie w Ulotce dla pacjenta lub udzieli
ich lekarz.

Jak dziata lek Zemcelpro

Lek Zemcelpro stosuje sie w leczeniu pacjentow z nowotworami krwi, ktdrzy wymagajq allo-HSCT i dla
ktérych nie jest dostepny zaden inny rodzaj odpowiednich komérek dawcy.

U tych pacjentow mozna zastosowac komérki krwi pepowinowej. Jednak u niektérych pacjentéw
odpowiednia krew pepowinowa jest niedostepna ze wzgledu na niskg liczbe komédrek macierzystych

w oddanej krwi pepowinowej. Niska liczba komdrek macierzystych w krwi pepowinowej moze
spowodowac opdznione wszczepienie (moment, w ktérym przeszczepione komorki zaczynajg wzrastac
i wytwarzac¢ zdrowe komorki krwi).

W przypadku leku Zemcelpro czes¢ komoérek macierzystych krwi pepowinowej hoduje sie i namnaza
w warunkach laboratoryjnych, a nastepnie podaje wraz z komdrkami nienamnozonymi pochodzacymi
z tej samej krwi pepowinowej. Namnozone komorki CD34+ sprzyjaja gtownie wzrostowi zdrowych
komorek krwi, podczas gdy nienamnozone komdrki CD34- wspieraja ten proces, a takze pomagajg
w usunieciu wszelkich pozostatych komérek nowotworowych. Po podaniu wlewu komérki macierzyste
z leku Zemcelpro migrujq do szpiku kostnego, gdzie namnazajq sie, dojrzewajq i rozwijajg w zdrowe
wyspecjalizowane komorki krwi i uktadu odpornosciowego.

Korzysci ze stosowania leku Zemcelpro wykazane w badaniach

Korzysci z leczenia lekiem Zemcelpro wykazano w dwdch badaniach gtéwnych z udziatem 25 pacjentow
z biataczka lub mielodysplazjg wysokiego ryzyka (rodzajami nowotworu krwi), ktérzy wymagali allo-
HSCT i dla ktérych nie byt dostepny zaden inny rodzaj odpowiednich komérek dawcy. W tych
trwajacych badaniach leku Zemcelpro nie poréwnywano z zadng inng terapia.

Badania wykazaty, ze u pacjentdéw sredni czas potrzebny do wszczepienia neutrofili (momentu,

w ktérym przeszczepione komérki zaczynajg wzrastac i wytwarzac¢ neutrofile, bedace rodzajem krwinek
biatych) po otrzymaniu leku Zemcelpro wynosit 20 dni. Do dnia 42 u 21 z 25 (84%) pacjentow
uzyskano wszczepienie neutrofili.

Ponadto $rednio po 40 dniach od otrzymania leku Zemcelpro u pacjentéw uzyskano wszczepienie
ptytek krwi (moment, w ktérym przeszczepione komorki zaczynajg wzrastaé i wytwarzac ptytki krwi,
ktére pomagajg krwi krzepnac). Do dnia 100 u 17 z 25 (68%) pacjentdéw uzyskano wszczepienie ptytek
krwi.

Powyzsze wyniki wskazuja, ze przeszczepienie sie powiodto oraz ze w szpiku kostnym zaczynajg by¢
wytwarzane nowe komorki krwi.

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Zemcelpro

Petny wykaz dziatan niepozadanych i ograniczen zwigzanych ze stosowaniem leku Zemcelpro znajduje
sie w Ulotce dla pacjenta.

Najczestsze dziatania niepozadane zwigzane ze stosowaniem leku Zemcelpro (mogace wystapic
czesciej niz u 1 na 10 pacjentow) to: limfopenia (niskie miano limfocytow, rodzaju krwinek biatych),
zakazenia, niedokrwistos$¢ (niskie miano krwinek czerwonych), neutropenia (niskie miano neutrofili),
matoptytkowos¢ (niskie miano ptytek krwi), leukopenia (niskie miano krwinek biatych),
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hipogammaglobulinemia (obnizone miano przeciwciat we krwi), gorgczka neutropeniczna (niskie miano
neutrofili przebiegajace z goraczka), nadcisnienie (wysokie ci$nienie krwi), zespot okotowszczepienny
(powiktanie HSCT z takimi objawami jak goraczka, wysypka i inne reakcje zapalne) oraz zapalenie ptuc
(zakazenie ptuc). U 60% pacjentow zgtaszano ostrg chorobe przeszczep przeciw gospodarzowi (ang.
Graft-versus-Host Disease, GvHD, stan, w ktorym komorki dawcy atakujg organizm wkrétce po
przeszczepieniu), a u 16% pacjentow — przewlektg GvHD (ktéra wystepuje zwykle pozniej niz ostra
GvHD, od kilku tygodni do kilku miesiecy po przeszczepieniu).

U okoto 8% pacjentéw leczonych lekiem Zemcelpro wystgpity dziatania niepozgdane prowadzace do
zgonu, ktére obejmowaty zakazenia, ostrg GvHD, krwotok do pecherzykow ptucnych (stan, w ktérym
dochodzi do krwawienia do pecherzykéw ptuc), stan zapalny ptuc (taki jak zespét zwigzany

z idiopatycznym zapaleniem ptuc i kryptogenne organizujgce sie zapalenie ptuc) oraz nadcisnienie
ptucne (wysokie cisnienie krwi w naczyniach krwionosnych zaopatrujacych ptuca).

Podstawy dopuszczenia do obrotu leku Zemcelpro w UE

W momencie dopuszczenia leku do obrotu terapia pacjentéw z nowotworami komorek krwi, ktorzy
wymagali HSCT i dla ktérych nie byt dostepny zaden inny rodzaj odpowiednich komoérek dawcy,
stanowita wyzwanie kliniczne. Tacy pacjenci nie mieli zadnych innych mozliwosci leczenia, a ich szanse
na powrét do zdrowia byty minimalne.

Na podstawie wynikow uzyskanych od niewielkiej liczby pacjentéw w trwajgcych badaniach wzrost
mian neutrofili i ptytek krwi po podaniu leku Zemcelpro byt szybki, niezawodny i utrzymujacy sie, co
wskazuje, ze lek Zemcelpro moze przynosic¢ korzysci takim pacjentom. W przypadku pacjentéw, ktérzy
w momencie dopuszczenia leku do obrotu nie mieli zadnych innych mozliwosci leczenia, uznano, ze
bezpieczenstwo stosowania leku Zemcelpro jest akceptowalne.

Lek Zemcelpro uzyskat warunkowe dopuszczenie do obrotu w UE. Oznacza to, ze lek zostat
dopuszczony do obrotu na podstawie mniej wyczerpujacych danych niz te, ktére sg zwykle wymagane,
poniewaz spetnia niezaspokojong potrzebe medyczna. Europejska Agencja Lekéw uwaza, ze korzysci

z wczesniejszego udostepnienia leku przewyzszajg ryzyko zwigzane z jego stosowaniem w oczekiwaniu
na dalsze dowody.

Firma musi dostarczy¢ wiecej danych dotyczacych leku Zemcelpro, w tym przedstawi¢ ostateczne
wyniki dwoch trwajacych badan gtdwnych i dwoch dodatkowych badan leku Zemcelpro oraz dane
z innego badania opartego na rejestrze pacjentéow leczonych lekiem Zemcelpro. Co roku Agencja
dokona przegladu wszelkich nowych informacji, ktore bedg dostepne.

Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego
stosowania leku Zemcelpro

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stosowania leku Zemcelpro w Charakterystyce
Produktu Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto zalecenia i $rodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow.

Tak jak w przypadku wszystkich lekdw, dane o stosowaniu leku Zemcelpro sg stale monitorowane.
Podejrzewane dziatania niepozadane leku Zemcelpro sq starannie oceniane i podejmowane sg wszelkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjentéw.

Inne informacje dotyczace leku Zemcelpro

Dalsze informacje dotyczace leku Zemcelpro znajdujg sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zemcelpro
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