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Zemcelpro (dorokubicel/oexpanderade CD34--celler)
Sammanfattning av Zemcelpro och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Zemcelpro och vad anvands det for?

Zemcelpro ar ett stamcellslékemedel som anvands for att behandla vuxna med hematologiska
maligniteter (blodkroppscancer) som behdéver en transplantation av allogena hematopoetiska
stamceller (allo-HSCT) och for vilka ingen annan typ av lampliga donatorceller finns tillganglig.

Allo-HSCT ar ett férfarande dar patientens benmdrg (svampaktig vdvnad inuti de stérre skelettbenen
dar blodkropparna bildas) rensas fran celler. Darefter tillsatts celler fran en passande donator. De
transplanterade cellerna mangfaldigas och utvecklas till friska specialiserade blodkroppar och
immunceller. Zemcelpro ges efter att patienterna fatt konditioneringsbehandling (férberedande
behandling) med cancerldkemedel for att rensa benmargen fran celler.

HSCT ar ett sallsynt forfarande och Zemcelpro klassificerades som sarlakemedel (ett Idkemedel som
anvands vid sallsynta sjukdomar) den 22 april 2020 fér anvandning hos patienter som behdver
genomga en HSCT. Mer information om klassificeringen som sarldkemedel finns p@ EMA:s webbplats.

Zemcelpro framstélls specifikt for varje patient. Det innehaller tva typer av stamceller frdn donerat
navelstrangsblod: dorokubicel (expanderade CD34+-celler; expanderade innebar att cellerna har
odlats och fordkats i laboratorium) och oexpanderade CD34--celler.

Hur anvands Zemcelpro?

Zemcelpro &r receptbelagt. Det maste administreras vid en kvalificerad transplantationsklinik med
expertkunskap inom HSCT och av en lakare med erfarenhet av behandling av blodkroppscancer.

Zemcelpro ges en gang som enkeldos genom infusion (dropp) i en ven. En enkeldos av Zemcelpro
bestdr av 1-4 infusionspdsar innehallande dorokubicel och 4 pdsar innehdllande oexpanderade CD34--
celler.

Fore och efter behandlingen med Zemcelpro far patienterna andra ldkemedel fér att minska risken for
reaktioner i samband med infusionen och fér att forebygga transplantationskomplikationer.

Fér mer information om hur du anvénder Zemcelpro, 1as bipacksedeln eller tala med lakare.
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Hur verkar Zemcelpro?

Zemcelpro anvands for att behandla patienter med blodcancer som behéver genomga en allo-HSCT
och for vilka ingen annan typ av lampliga donatorceller finns tillganglig.

Navelstréangsblodkroppar kan anvandas till dessa patienter, men fér vissa patienter finns inget lampligt
navelstrangsblod att tillgd pa grund av ett 18gt antal stamceller i det donerade navelstrangsblodet. Ett
I&gt antal stamceller i navelstrangsblod kan férdrdja implantationen (nér de transplanterade cellerna
borjar véxa och bilda friska blodkroppar).

N&r det galler Zemcelpro har vissa av stamcellerna fran navelstrdngen odlats och mangfaldigats i
laboratorium och dessa kombineras sedan med oexpanderade celler fran samma navelstrangsblod. De
expanderade CD34+-cellerna framjar huvudsakligen tillvaxten av friska blodkroppar, medan de
oexpanderade CD34--cellerna stéder detta och hjélper dven till att avldgsna alla kvarstdende
cancerceller. Efter infusionen migrerar stamcellerna fran Zemcelpro till benmargen, dar de
méangfaldigas, mognar och utvecklas till friska specialiserade blodkroppar och immunceller.

Vilka fordelar med Zemcelpro har visats i studierna?

Férdelarna med Zemcelpro visades i tvd huvudstudier som omfattade 25 patienter med leukemi eller
myelodysplasi (typer av blodcancer) av hég riskgrad som behévde genomga en allo-HSCT och fér vilka
ingen annan typ av lampliga donatorceller fanns tillganglig. I dessa studier, som &r padgdende,
jamférdes inte Zemcelpro med ndgon annan behandling.

Studierna visade att den genomsnittliga tid det tog tills neutrofilimplantation uppndddes hos
patienterna (néar de transplanterade cellerna bérjar vaxa och bilda neutrofiler, en typ av vita
blodkroppar) efter att de fatt Zemcelpro var 20 dagar. Dag 42 hade neutrofilimplantation uppnatts hos
21 av 25 patienter (84 procent).

Trombocytimplantation (nar de transplanterade cellerna bérjar vaxa och bilda trombocyter, som ar
komponenter som hjalper blodet att koagulera) uppnaddes dessutom hos patienterna efter i
genomsnitt 40 dagar efter att de fatt Zemcelpro. Dag 100 hade trombocytimplantation uppnatts hos
17 av 25 patienter (68 procent).

Ovanstdende resultat visar att transplantationen var framgangsrik och att nya blodkroppar bérjade
bildas i benmargen.

Vilka ar riskerna med Zemcelpro?

En fullstandig forteckning éver biverkningar och restriktioner fér Zemcelpro finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Zemcelpro (kan forekomma hos fler én 1 av 10
anvandare) &r lymfopeni (18ga nivaer av lymfocyter, en typ av vita blodkroppar), infektioner, anemi
(I&ga nivaer av réda blodkroppar), neutropeni (I3ga nivaer av neutrofiler), trombocytopeni (I&ga nivaer
av trombocyter), leukopeni (1dga nivaer av vita blodkroppar), hypogammaglobulinemi (sénkta nivaer
av antikroppar i blodet), febril neutropeni (Iaga nivder av neutrofiler med feber), hypertoni (hégt
blodtryck), implantationssyndrom (en komplikation av HSCT med symtom sasom feber, hudutslag och
andra inflammatoriska svar) och pneumoni (lunginfektion). Akut transplantat-mot-vardsjukdom
(GvHD, nar donatorceller angriper kroppen strax efter en transplantation) rapporterades hos

60 procent av patienterna, och kronisk GvHD (som vanligtvis utvecklas senare an akut GvHD, inom
flera veckor till manader efter en transplantation) rapporterades hos 16 procent av patienterna.
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Biverkningar som ledde till dodsfall intraffade hos omkring 8 procent av de patienter som behandlades
med Zemcelpro, daribland infektioner, akut GvHD, pulmonell alveolar blédning (en sjukdom dar
blédning uppstar i lungornas lungbldsor), pneumonit (inflammation i lungorna, t.ex. idiopatiskt
pneumonisyndrom och kryptogen organiserad pneumoni) och pulmonell hypertension (hégt blodtryck i
blodkarlen som forsérjer lungorna).

Varfor ar Zemcelpro godkant i EU?

Vid tidpunkten for godkannandet var det en klinisk utmaning att behandla patienter med
blodkroppscancer som behévde genomga en HSCT och fér vilka ingen annan typ av ldmpliga
donatorceller fanns tillganglig. Dessa patienter hade inga andra behandlingsalternativ att tillgd och en
minimal chans till &terhdmtning.

Baserat pa resultaten fran ett litet antal patienter i de pagdende studierna sags en snabb, robust och
varaktig terhamtning av neutrofiler och trombocyter efter behandling med Zemcelpro, vilket tyder pa
att Zemcelpro kan vara till nytta for dessa patienter. Sakerheten fér Zemcelpro ansags godtagbar for
dessa patienter, som saknade andra behandlingsalternativ vid tidpunkten fér godkannandet.

Zemcelpro har godkéants enligt reglerna om “villkorat godkannande” for anvandning i EU. Detta innebar
att det har beviljats pa grundval av mindre omfattande data &n vad som normalt krévs, eftersom det
tillgodoser ett ouppfyllt medicinskt behov. Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) anser att
fordelarna med att ha ldkemedlet tillgéngligt tidigare uppvager riskerna vid anvandning av lakemedlet i
vantan pa ytterligare belégg.

Foretaget maste lamna ytterligare data om Zemcelpro. Féretaget maste lamna in slutresultaten fran de
tvd pagdende huvudstudierna och tva ytterligare studier med Zemcelpro och tillhandah3lla data fran en
annan studie som bygger pa ett register éver patienter som behandlats med Zemcelpro. EMA kommer
att granska ny information om produkten varje ar.

Vad gors for att garantera saker och effektiv anvandning av Zemcelpro?

Rekommendationer och forsiktighetsatgarder som halso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvéandning av Zemcelpro har tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla ldkemedel 6évervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Zemcelpro kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Zemcelpro utvarderas noggrant och nédvandiga
dtgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Zemcelpro

Mer information om Zemcelpro finns pd EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/zemcelpro
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