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CHMP zatwierdza wyniki przegladu, w ktérych bo
stwierdzono brak zwigzku miedzy wektorem wirus@%/m
zawartym w leku Zynteglo a nowotworem krin/\/Q)

A%

W dniu 22 lipca 2021 r. dziatajacy przy EMA Komitet ds. Produktéw Lecznj \?Stosowanych u Ludzi
(CHMP) zatwierdzit wyniki oceny, w ktérej stwierdzono, ze brak jest do w na to, by lek Zynteglo
powodowat nowotwor krwi znany jako ostra biataczka szpikowa (angﬁcute myeloid leukaemia, AML).

W leku Zynteglo, terapii genowej stosowanej w leczeniu choro &i beta-talasemia, wykorzystuje sie
wektor wirusowy (lub zmodyfikowany wirus) w celu dostarc@; dziatajacego genu do komorek krwi

pacjenta. \Q
W ocenie uwzgledniono dwa przypadki AML u pacjen eczonych badanym lekiem, bb1111, w
badaniu klinicznym niedokrwistosci sierpowatokr wej. Chociaz nie zgtoszono zachorowan na AML

w przypadku stosowania leku Zynteglo, oba Ie@korzystujq ten sam wektor wirusowy i obawiano sig,
ze wektor moze mie¢ wptyw na rozwoj now6w u (onkogeneza insercyjna).

W wyniku przegladu dokonanego prze tet EMA ds. bezpieczenstwa (PRAC) przy wsparciu
ekspertow z Komitetu ds. Terapii @ansowanych (CAT) stwierdzono, ze wektor wirusowy
prawdopodobnie nie bedzie przy takiego stanu rzeczy. U jednego z pacjentéw wektor wirusowy
nie byt obecny w komérkach tworowych, a u drugiego pacjenta byt obecny w miejscu (VAMP4),
ktére nie wykazuje udzia’ru/@Vozwoju nowotworu.

Po przeanalizowaniu w\@stkich dowodoéw bylo jasne, ze bardziej prawdopodobne wyjasnienia
dotyczace przypa@l‘! AML obejmowaty leczenie kondycjonujace, ktdre stosowano u pacjentéw w celu
usuniecia komé zpiku kostnego oraz wyzsze ryzyko wystgpienia nowotworu krwi u 0séb z
niedokrwistgsCia sierpowatokrwinkowa.

U pac'e&l stosujgacych lek Zynteglo w leczeniu beta-talasemii przed podaniem leku Zynteglo
koni cghe jest rowniez leczenie kondycjonujace w celu usuniecia komorek szpiku kostnego. Dlatego tez
pﬁ{enel medyczny powinien wyraznie poinformowac pacjentéw otrzymujacych lek Zynteglo o
@kazonym ryzyku wystapienia nowotwordw krwi po podaniu lekéw stosowanych w leczeniu
KO ondycjonujacym.
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CHMP uzgodnit aktualizacje zalecen dotyczacych monitorowania pacjentéw. Personel medyczny
powinien odtad sprawdzac stan zdrowia pacjentéw pod katem objawdw nowotworu krwi co najmniej
raz w roku przez 15 lat.?

CHMP uznat, ze korzysci ze stosowania leku Zynteglo nadal przewyzszaja ryzyko. Tak jak w przypadku
wszystkich lekéw, EMA bedzie monitorowac wszelkie nowe dane na temat bezpieczenstwa stosowania
tego leku i w razie potrzeby uaktualni porady dla pacjentéw i personelu medycznego. \9
Informacje dla pacjentow \Q\O
e W wyniku przegladu przeprowadzonego przez EMA nie stwierdzono dowoddéw na to, ze wektoQO
wirusowy w leku Zynteglo powoduje nowotwor krwi zwany ostrag biataczka szpikowg (ang. e
myeloid leukaemia, AML). ~\®

e Lek Zyntelgo bedzie nadal stosowany tak jak wczeéniej. Cztonek personelu medycz@% moze
jednak zapraszac¢ pacjentow do badan przesiewowych w kierunku nowotworu cz€sgiej niz raz w

roku. %/\/

e W przypadku jakichkolwiek pytan dotyczacych leczenia nalezy porozma@z cztonkiem personelu
medycznego. bo

Informacje dla personelu medycznego @

<

e Z oceny przeprowadzonej przez EMA wynika, ze nie ma do\@déw na to, ze wektor wirusowy w leku

Zynteglo powoduje AML. @Q
e Chociaz u dwoch pacjentéw, ktérzy otrzymywali t m wektor wirusowy w innym leku, wystapita
AML, istniejg bardziej prawdopodobne wyjasnigmia hiz onkogeneza insercyjna, w tym leczenie

kondycjonujace, ktore pacjenci otrzymywali@ zsze ryzyko wystgpienia nowotworu
hematologicznego u oséb z niedokrwistos$cia)sierpowatokrwinkowa.

e Personel medyczny powinien wyrazni€ poinformowac pacjentéw otrzymujacych lek Zynteglo o
zwiekszonym ryzyku wystqpienia&otworéw krwi po podaniu lekéw stosowanych w leczeniu
*
kondycjonujgcym.

e Personel medyczny powin@w dalszym ciggu monitorowac pacjentow pod katem nowotworow.
EMA zaktualizowata s 6192alecenia dotyczace badan przesiewowych w kierunku nowotworu,
zmieniajac wymég&i w roku na co najmniej raz w roku.
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Wiec '@formacji o leku
&

glo jest lekiem podawanym jednorazowo w leczeniu choroby krwi znanej jako beta-talasemia u
Oéacjentéw w wieku co najmniej 12 lat wymagajacych regularnych transfuzji krwi.

K W celu sporzadzenia leku Zynteglo komérki macierzyste pobrane z krwi pacjenta modyfikuje sie za

pomoca wirusa, ktéry przenosi kopie robocze genu beta-globiny do komoérek. Gdy pacjent otrzyma

zmodyfikowane w ten sposdb komérki sg one transportowane wraz z krwiobiegiem do szpiku kostnego,

%

1 Poprzednie zalecenie dotyczyto przeprowadzania przez personel medyczny kontroli pod katem objawdéw nowotworu raz w
roku.
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gdzie zaczynajg wytwarzac zdrowe czerwone krwinki, produkujgce beta-globine. Oczekuje sie, ze
skutki dziatania leku Zynteglo beda trwaty przez cate zycie pacjenta.

W maju 2019 r. przyznano warunkowe pozwolenie na dopuszczenie do obrotu leku Zynteglo.
Warunkowe dopuszczenie leku do obrotu oznacza, ze beda gromadzone dodatkowe informacje na
temat leku, ktére firma dostarczy. EMA regularnie dokonuje przegladu nowych informacji, ktore stajq

sie dostepne. \9
Wiecej informacji o procedurze \Q\O
Ocene leku Zynteglo wszczeto w dniu 18 lutego 2021 r. na wniosek Komisji Europejskiej, zgodni@O
art. 20 rozporzadzenia (WE) nr 726/2004.

Ponowng ocene przeprowadzit po raz pierwszy Komitet ds. Oceny Ryzyka w ramach Nad@gfad
Bezpieczenstwem Farmakoterapii (PRAC) - komitet odpowiedzialny za ocene kwestii b@ czenstwa
lekow stosowanych u ludzi, ktory Scisle wspotpracowat z ekspertami z Komitetu ds. i
Zaawansowanych (CAT). %/\/

Zalecenia PRAC przestano do CAT, ktdry przyjat projekt opinii w dniu 16 lip \%21 r. zgodnie z
zaleceniami PRAC, a nastepnie do Komitetu ds. Produktéw Leczniczych&(?ganych u Ludzi (CHMP),
odpowiedzialnego za kwestie dotyczace lekdéw stosowanych u ludzi. W 22 lipca 2021 r. CHMP
przyjat ostateczng opinie Agencji, uwzgledniajac projekt opinii CA @inia CHMP zostata przekazana
do Komisji Europejskiej, ktéra w dniu 16 wrzesnia 2021 r. wyd tateczng, prawnie wigzaca
decyzje, majacq zastosowanie we wszystkich panstwach cz’r@’?@%skich UE.
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