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Comunicat de presa EMA
referitor la recomandarea EMA privind autorizarea pentru punere pe
piata in UE a medicamentului Zynteglo, o noui terapie genica pentru
tratarea unei boli rare cu transmitere ereditara

Agentia Europeanda a Medicamentului (EMA) recomanda acordarea
autorizatiei de punere pe piata in Uniunea Europeana pentru un medicament
obtinut prin inginerie genetica, indicat in tratarea beta-talasemiei, o boala rara de
sange, cu transmitere ereditara, care provoaca anemie severa. Medicamentul
Zynteglo este indicat la pacientii adulti si adolescenti cu varsta de 12 ani si peste,
a caror boala necesita transfuzii regulate de sange pentru a putea fi gestionata si
pentru care nu exista donatori compatibili in vederea unui transplant de celule
stem.

Pacientii care sufera de beta-talasemie nu dispun de capacitatea de a produce
suficientd beta-globind, o componenta esentiala a hemoglobinei, proteina care
transporti oxigenul din singe dinspre plimani citre restul organismului. In
consecinta, in organismul acestora existd mult mai putine celule rosii decat in
mod normal, pacientii suferind astfel de anemie cronica severa.

In numeroase cazuri, pentru a-si trata anemia, astfel de pacienti necesiti
transfuzii de sdnge pe toata durata vietii, insa transfuziile frecvente pot provoca
supraincarcare cu fier, motiv pentru care pacientii trebuie sa ia medicamente
pentru a elimina fierul in exces. Pana in prezent, singura optiunc eficace de
tratament era transplantul de celule stem de la un donator sandtos. Cu toate
acestea, in absenta unui donator compatibil dintre membrii familiei, pe de o parte,
identificarea de donatori adecvati este dificila, iar, pe de cealalta parte,
transplantul de celule stem de la donatori straini Se asociaza cu efecte secundare
si reactii adverse severe. In acest context, pacientii la care gestionarea beta-
talasemiei depinde de transfuzii de sange prezinta 0 necesitate medicald
neacoperita de noi optiuni terapeutice.

Medicamentul Zynteglo constituie o noua optiune terapeutica pentru pacientii
pentru care nu este disponibil un donator familial pentru transplant de celule stem.
Cu ajutorul unui vector viral lentiviral, prin acest medicament se introduc copii
functionale ale unei gene B-globina modificate in propriile celulele stem ale
pacientului, tratandu-se astfel cauza genetica a bolii.



Medicamentul Zynteglo se administreaza exclusiv in cadrul unor centre
calificate de tratament, de catre medici cu experienta in transplantul de celule
stem si 1n tratarea pacientilor cu beta-talasemie.

Conform rezultatelor celor doua studii principale efectuate pentru
demonstrarea efectelor medicamentului Zynteglo, pentru majoritatea pacientilor
tratati cu acest medicament, la care este absent genotipul B0/B0, nu mai sunt
necesare transfuzii regulate de sange.

Cele mai frecvente reactii adverse au fost trombocitopenie (numar scazut de
trombocite in sange), durere abdominala, durere toracica de cauza non-cardiaca,
dureri la nivelul extremitatilor, dispnee si bufeuri.

Dat fiind faptul ca medicamentul Zynteglo raspunde unei necesitati medicale
neacoperite, acesta a beneficiat de sprijinul acordat in cadrul Programului
PRIME, platforma EMA pentru dialog timpuriu si intens cu companiile
farmaceutice dezvoltatoare de noi medicamente cu beneficiu terapeutic deosebit.
Datorita acestei interactiuni, S-a reusit consolidarea documentatiei depuse pentru
demonstrarea beneficiilor si riscurilor asociate cu acest medicament, permitandu-
se astfel evaluarea accelerata a acestuia, in numai 150 de zile, cel mai scurt timp
de evaluare de pana acum pentru un medicament pentru terapie avansata.

Desemnat ca medicament orfan la data de 24 ianuarie 2013, pentru
medicamentul Zynteglo s-a acordat in numeroase ocazii asistentd in vederea
protocolului, formulandu-se astfel recomandari privitoare la aspectele de calitate
si la programul de studii clinice, inclusiv pentru demonstrarea beneficiului
terapeutic semnificativ.

Deoarece medicamentul Zynteglo este un medicament pentru terapie
avansata, acesta a fost evaluat in cadrul Comitetului pentru terapii avansate
(Committee for Advanced Therapies = CAT), comitet de experti al Agentiei
Europene a Medicamentului in domeniul medicamentelor obtinute pe baza de
celule s1 gene.

Pornind de la evaluarea realizata de CAT si de la opinia pozitiva formulata
de acesta, Comitetul EMA pentru medicamente pentru uz uman (Committee for
Medicinal Products for Human Use = CHMP) a recomandat autorizarea
conditionatd a acestui medicament. Autorizarea conditionata este unul dintre
mecanismele de reglementare operationale la nivelul UE, destinat facilitarii
accesului timpuriu al pacientilor la medicamente care raspund unei necesitati
medicale neacoperite. Acest tip de masura de reglementare permite Agentiei sa
recomande un medicament spre autorizare pentru punere pe piata pe baza
evaluarii unui set mai putin cuprinzator de date decat de obicei, in cazurile in care
beneficiul punerii imediate a medicamentului la dispozitia pacientilor depaseste
riscul inerent asociat cu absenta pe moment a tuturor elementelor.

Opinia adoptatda de CHMP privitoare la medicamentul Zynteglo constituie o
etapa intermediara in procesul de punere a acestuia la dispozitia pacientului. In
momentul de fatd, aceasta opinie urmeaza trimisa citre Comisia Europeand in
vederea adoptarii unei decizii privind acordarea autorizatiei de punere pe piatd



valabile la in intreaga UE. Odata acordata aceasta autorizatie, la nivelul fiecarui
stat membru se vor lua deciziile privind pretul si rambursarea, pe baza rolului
potential/utilizarii medicamentului in contextul sistemului national de sanatate al
tarii respective.

Solicitantul de autorizare pentru medicamentul Zynteglo este compania
bluebird bio B.V. (Olanda).

Conform procedurii la momentul aprobarii, Comitetul EMA pentru
medicamente orfane (Committee for Orphan Medicinal Products =COMP) isi va
re-analiza decizia de desemnare a acestui medicament ca orfan, stabilind astfel
dacd informatiile de pand acum permit mentinerea statutului de orfan al
medicamentului Zynteglo si acordarea perioadei de 10 ani de exclusivitate pe
piatd pentru acest medicament.



