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Zynteglo (autologiczne komodrki CD34+ kodujgce gQg&?A—
T87Q-globiny)

Przeglad wiedzy na temat leku Zynteglo i uzasadnienie udmeler&@f’ozwolenla

na dopuszczenie do obrotu w UE Q
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Co to jest lek Zynteglo i w jakim celu sie go stosujeQ\\f

Zynteglo jest lekiem stosowanym w leczeniu choroby krwi znanej 'eQ) beta-talasemia u pacjentéw w
wieku co najmniej 12 lat, wymagajacych regularnych transfuzji%wi.

Organizm o0sdb z tym zaburzeniem genetycznym nie wyt%ﬁa wystarczajacej ilosci beta-globiny, czyli
skfadnika hemoglobiny — biatka w czerwonych krwink tére rozprowadza tlen w organizmie. W
wyniku tego u pacjentéw tych wystepuje niski pozi zerwonych krwinek i wymagajg oni czestych
transfuzji krwi.

Zynteglo jest stosowany u pacjentéw, u kto%bh nie wystepuje catkowity brak beta-globiny i ktérzy
kwalifikujg sie do przeszczepu komorek rzystych, lecz dla ktérych odpowiednio dobrany dawca
nie jest dostepny.

Ze wzgledu na mata liczbe pacje f&l z beta-talasemig choroba ta jest uwazana za rzadko
wystepujaca, zatem w dniu 24éfcznla 2013 r. lek Zynteglo uznano za lek sierocy (lek stosowany w
rzadkich chorobach). Wiecej iviformacji na temat przyznania statusu leku sierocego mozna znalez¢
tutaj: ema.europa.eu{e{)fl\m dicines/human/orphan-designations/eu3121091.

N\
Jako substancje czyhirg lek Zynteglo zawiera komérki macierzyste pobrane od pacjentéw, ktére zostaty
genetycznie zn\ ikowane w celu umieszczenia w nich genu wytwarzajacego beta-globine.

X
Jak sttg&ﬁac’: lek Zynteglo

Lek Sﬂteglo wytwarza sie indywidualnie dla kazdego pacjenta z komérek macierzystych pobranych z
jego krwi. Lek nalezy podawac wytacznie pacjentowi, dla ktérego zostat wyprodukowany. Zynteglo
podaje sie w postaci wlewu dozylnego (kroplowki). Dawka zalezy od masy ciata pacjenta.

Przed podaniem leku Zynteglo pacjent otrzyma chemioterapie kondycjonujaca w celu oczyszczenia
szpiku kostnego z komorek.
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Lek wydawany na recepte. Podaje go lekarz majacy doswiadczenie w przeszczepianiu komorek
macierzystych oraz w leczeniu beta-talasemii, w zatwierdzonym osrodku. Wiecej informacji o sposobie
stosowania leku Zynteglo znajduje sie w ulotce dla pacjenta lub udzieli ich lekarz lub farmaceuta.

Jak dziata lek Zynteglo

W celu sporzadzenia leku Zynteglo komérki macierzyste pobrane z krwi pacjenta modyfikuje sie za
pomoca wirusa, ktéry przenosi kopie robocze genu beta-globiny do komérek. Gdy pacjent otrzyma
zmodyfikowane w ten sposdb komérki sg one transportowane wraz z krwiobiegiem do szpiku kostnego,
gdzie zaczynajg wytwarzac zdrowe czerwone krwinki, produkujace beta-globine. Oczekuje sie, z
skutki dziatania leku Zynteglo beda trwaty przez cate zycie pacjenta.

Korzysci ze stosowania leku Zynteglo wykazane w badaniach

W dwdch badaniach gtdwnych z udziatem pacjentéw z beta-talasemiq wymagajqcycI@egularnych
transfuzji krwi wykazano, ze lek Zynteglo skutecznie zmniejsza koniecznos¢ wy wania transfuzji
krwi. W badaniach tych sposréd 14 pacjentéw, u ktorych nie wystepowat catk brak beta-globiny i
ktérym podano Zynteglo, u 11 odnotowano wystarczajgco wysoki poziom onych krwinek, aby
transfuzje krwi nie byty konieczne przez co najmniej 1 rok po leczeniu. Q

Ryzyko zwigzane ze stosowaniem leku Zynteglo b

o

Do chwili obecnej jedynie niewielka liczbe pacjentéw leczo zastosowaniem Zynteglo, a
najpowazniejszym zaobserwowanym dziataniem niepozg m jest trombocytopenia (niski poziom
ptytek krwi, sktadnika krwi umozliwiajacego jej krzepnjagie).

Leku Zynteglo nie nalezy stosowac u kobiet ciez h lub karmigcych oraz u pacjentéw wczesniej
poddawanych leczeniu z wykorzystaniem terapiQ]enowej (lek dostarczajacy geny). Lekarze powinni
rozwazy¢, czy pacjenci mogg otrzymac Iecz& wstepne wymagane przed zastosowaniem Zynteglo.

Petny wykaz ograniczen znajduje sie vylgotce dla pacjenta.
Podstawy dopuszczen|g€§ obrotu leku Zynteglo w UE

Beta-talasemia zalezna od \gsfuzy jest powazng choroba, w przypadku ktdérej mozliwosci leczenia sq,
ograniczone. Badanla’w éum, ze po jednorazowym zastosowaniu leku Zynteglo wiekszo$¢ pacjentéw
nie potrzebuje transf,@l krwi w celu zwiekszenia poziomu prawidtowych czerwonych krwinek. Oznacza
to, ze pacjenci m unika¢ nadmiernego gromadzenia sie zelaza, ktore pojawia sie przy regularnych
transfuzjach i Rﬁ@e samo w sobie wymaga leczenia.

teoret ryzyko wystgpienia choroby nowotworowej spowodowane niezamierzonymi zmianami w

|ale genetycznym, chociaz do tej pory nie odnotowano takich przypadkéow. Wystepuje rowniez
potenCJaIne ryzyko krwawienia, poniewaz lek moze spowodowac spadek liczby ptytek krwi. Istniejg
jednak srodki do monitorowania takich zdarzen za pomocg rejestru pacjentdéw oraz dtugoterminowych
badan majacych na celu ocene dtugotrwatych skutkéw dla pacjentéw.

Jezeli cw bezpieczenstwo, poniewaz lek Zynteglo produkuje sie z uzyciem wirusa, moze istnie¢

Chociaz informacje na temat bezpieczenstwa leku sg ograniczone ze wzgledu na matq liczbe pacjentow,
ktérym do tej pory podano lek, i na brak danych dtugoterminowych, Europejska Agencja Lekow uznata,
ze korzysci ptyngce ze stosowania leku Zynteglo przewyzszajg ryzyko i moze on by¢ dopuszczony do
stosowania w UE.
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Lek Zynteglo uzyskat ,warunkowe dopuszczenie do obrotu”. Oznacza to, ze bedg gromadzone
dodatkowe informacje na temat tego leku, ktére firma ma obowigzek dostarczyé¢. Co roku Europejska
Agencja Lekow dokona przegladu wszelkich nowych informacji i w razie potrzeby uaktualni niniejsze
ogoélne informacje.

Jakich informacji jeszcze brakuje na temat leku Zynteglo

W zwigzku z tym, ze Zynteglo uzyskat warunkowe dopuszczenie do obrotu, firma wprowadzajaca
Zynteglo do obrotu dostarczy wyniki trwajacych badan w celu dalszej oceny skutecznosci i
bezpieczenstwa leku.

N
Srodki podejmowane w celu zapewnienia bezpiecznego i skuteczneq§~c>
stosowania leku Zynteglo OO

Firma, ktéra wprowadza Zynteglo do obrotu, udostepni materiaty edukacyjne dla p,r@)wnikéw stuzby
zdrowia, ktérzy majg stosowac lek, z informacjami o jego bezpieczenstwie, w ty \Dotencjalnych
zagrozeniach zwigzanych z chorobg nowotworowg i krwawieniem oraz o spos podawania.
Pacjenci otrzymajg takze przewodnik i karte informacyjna, ktére powinni g‘ﬁ)przy sobie. Ponadto
firma zadba o to, by lek byt dostepny jedynie w zatwierdzonych os',rodkacb

Firma dostarczy réwniez dane z rejestru pacjentéow leczonych z uzyépn Zynteglo, aby zbadac¢
dtugoterminowe bezpieczenstwo i skutecznosc¢ leku, a takze dogbsowe dane dotyczace badan
stosowanych przy produkcji leku dla zagwarantowania jego‘j‘% Sci.

N\

W celu zapewnienia bezpiecznego i skutecznego stoso a@eku Zynteglo w Charakterystyce Produktu
Leczniczego i w Ulotce dla pacjenta zawarto réwnie@@cenia i Srodki ostroznosci przeznaczone dla
personelu medycznego i pacjentow. O/\/

Zgtaszane dziatania niepozadane leku Zynt sg starannie oceniane i podejmowane sg wszystkie
czynnosci konieczne do ochrony pacjen g

Tak jak w przypadku wszystkich lekéw, dane ;Qosowaniu leku Zynteglo sg stale monitorowane.

Inne informacje dotyczi/se\?eku Zynteglo

Dalsze informacje na tematﬁ@u Zynteglo znajdujq sie na stronie internetowej Agencji pod adresem:
ema.europa.eu/medicineal;Ayman/EPAR/zvnteqlo.
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