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Stazeni Zadosti o vydani rozhodnuti o registraci pripravku
Fanskya (mozafankogen autotemcel)

Spolecnost Rocket Pharmaceuticals B.V. stahla svou Zadost o vydani rozhodnuti o registraci pfipravku
Fanskya uréeného k |écbé Fanconiho anémie typu A, coz je dédi¢né onemocnéni postihujici kostni dren,
houbovité tkané uvnitf velkych kosti, kde se tvori krevni bunky.

Spolec¢nost svou zadost stahla dne 11. srpna 2025.

Co je pripravek Fanskya a k cemu mél byt pouzivan?

Pripravek Fanskya byl vyvinut jako IéCivy pfipravek k pouziti u déti ve véku od 1 roku do 18 let k lécbé
Fanconiho anémie typu A.

V pripadé Fanconiho anémie typu A kostni dier postupné ztraci schopnost produkovat dostatek
zdravych krvinek, coz vede k porucham krve, napfiklad anémii (nizké hladiné ¢ervenych krvinek)

a zvySenému riziku infekci a krvaceni. U osob s timto onemocnénim rovnéz existuje vyssi riziko vzniku
urcitych typQ nédorovych onemocnéni, napriklad leukemie (rakoviny bilych krvinek), a mohou se

u nich vyskytnout problémy postihujici nékteré organy, napriklad ledviny a srdce. Existuje nékolik
rlznych podtypl Fanconiho anémie. Typ A je nejbé&zné&jsi a je zplsoben mutacemi (zmé&nami) genu
FANCA.

Pripravek Fanskya obsahuje léCivou latku mozafankogen autotemcel a mél byt podavan formou
jednorazové infuze (kapacky) do zily.

Pripravek Fanskya byl oznacen jako ,léCivy pfipravek pro vzacna onemocnéni* dne 17. prosince 2010
pro 1é¢bu Fanconiho anémie typu A. Dalsi informace o tomto vzacném onemocnéni naleznete na
internetovych strankach agentury na adrese ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-10-822.

Jak pripravek Fanskya ptisobi?

Fanconiho anémie typu A je zplsobena mutacemi v genu FANCA, ktery obsahuje pokyny pro tvorbu
bilkoviny, kterda pomaha opravit poskozenou DNA, a to zejména v bunkach, které se Casto déli,
napriklad v kostni dreni.
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Léciva latka v pFipravku Fanskya, mozafankogen autotemcel, méla byt pfipravena z vlastnich krevnich
kmenovych bunék pacienta (bunék, ze kterych se mohou vyvinout rtizné typy krevnich bunék). Tyto
latky by pak byly v laboratofi za pouziti viru modifikovany. Virus se méni tak, aby se nemohl Sifit

v téle, ale mohl dodat zdravou kopii genu FANCA do krevnich kmenovych bunék, coz jim umozni
poskozenou DNA opravit. Modifikované krevni kmenové buriky mély byt podany zpét pacientovi ve
formé infuze a mély putovat do kostni difené a vytvaret zdravé krevni bunky.

Jakou dokumentaci predlozila spolec¢nost na podporu své zadosti?

Spolecnost predlozila Udaje ze tfi studii, do kterych bylo zafazeno 14 déti ve véku od 1 roku do 7 let

s Fanconiho anémii typu A. Tyto studie neporovnavaly pFipravek Fanskya s jinym lécivym pfipravkem
ani s placebem (net¢innym pripravkem). Hlavni méfitko G¢innosti zahrnovalo tfi riizné vysledky:
obnoveni tvorby zdravych krevnich bunék v kostni dfeni, opravu genetickych abnormalit v cirkulujicich
krevnich bufikdch a dosazeni normalnich hladin rdznych krevnich bunék po podani ptipravku Fanskya.

Va4

V jaké fazi bylo posuzovani zadosti v dobé, kdy byla stazena?

Zadost byla stazena poté, co Evropska agentura pro 1é¢ivé pFipravky posoudila informace predlozené
spolecnosti a vypracovala otazky pro spolec¢nost. V dobé stazeni zadosti nebyla posledni sada otazek
spolec¢nosti jesté zodpovézena.

Jaké bylo doporuceni agentury v dané dobé?

Na zédkladé& vyhodnoceni dostupnych Gdaji méla agentura v dobé& staZeni 2adosti urcité pochybnosti
a jeji prozatimni stanovisko bylo, Ze ptipravek Fanskya nem{ze byt schvéalen k 1é¢bé& Fanconiho anémie
typu A.

Agentura méla pochybnosti tykajici se potencidlni bezpeénosti Ié¢ivého piipravku, nebot vysledky
ukazujici, kolik kopii genu FANCA se dostalo do kmenovych bunék, jsou k dispozici az po 1é¢bé. To je
dllezité, protoze zavedeni vysokého poctu kopii gent do kmenovych bunék muze ovlivnit jejich
fungovani. Vzhledem k tomu, Ze mozné riziko zmény normalniho fungovani bunék nebylo mozné piné
vyhodnotit pfed podanim |éc¢ivého pfipravku pacientovi, pozadala agentura o komplexni posouzeni
rizik.

Ackoli spole¢nost provedla nékolik testd za Gcelem posouzeni kvality pripravku Fanskya pred jeho
podanim pacientim, méla agentura pochybnosti, zda jsou dostupné (idaje dostate¢né k potvrzeni toho,
Ze testy spolehlivé predpovédély bezpecnost a Ucinnost tohoto [é¢ivého pripravku. Jednim z klicovych
ukazatell pouzivanych ke kontrole kvality kmenovych bunék je procento bunék, které obsahuji marker
zvany CD34. Agentura vSak méla pochybnosti tykajici se prahovych hodnot kmenovych bunék

v pfipravku Fanskya, které tento marker obsahovaly.

I pres nedostatek (daji o dlouhodobé bezpeénosti se zdd, Ze pfipravek Fanskya ma ptijatelny
bezpecnostni profil. Agentura vSak dospéla k zavéru, Ze spoleCnost presvédcivé neprokazala, Ze
pfinosy pfipravku Fanskya pFevy$uji jeho rizika. Divodem bylo zejména to, Ze klinicky p¥inos |é&ivého
pripravku nebyl jasné stanoven. Nejistoty v hlavni studii, napfiklad absence srovnavaciho pfipravku

a nizky v&k U&astnikd, zabranily agentufe v tom, aby v dobé staZeni zadosti dospéla ke spolehlivym
zavérim ohledné toho, zda pripravek Fanskya mohl zabranit selhdni kostni dfené ve vy3§im véku.
Agentura méla rovnéz pochybnosti tykajici se proveditelnosti navrhovanych opatfeni ke shromazdovani
komplexnich Gdajl po uvedeni pfipravku na trh za U&elem splnéni kritérii pro podmineénou registraci.

Agentura proto v dobé stazeni zadosti zastdvala nazor, ze spole¢nost dostatec¢né nevyvratila jeji
pochybnosti a Ze prinosy pripravku Fanskya nebylo mozné prokazat.
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Jaké divody stazeni zadosti uvedla spolec¢nost?

Spolecnost ve svém dopise, v némz uvédomuje agenturu o stazeni zadosti, uvedla, ze ackoli
predpoklada, Ze uspokojivé vyresi pochybnosti, které agentura vyjadrila, zadost byla stazena vyhradné
z obchodnich dtvodd.

Jaké jsou dlsledky stazeni zadosti pro pacienty zafazené do klinickych
studii?

Spoleénost informovala agenturu, Ze stazeni zadosti nema zadné disledky pro pacienty, ktefi jsou
v soucasné dobé zarazeni do klinickych studii s pfipravkem Fanskya.

Pokud jste Vy nebo Vase dité zarazeni do klinické studie a potiebujete ziskat vice informaci o své 1écbé
nebo 1&é¢bé Vaseho ditéte, obratte se na svého Iékafe v rdmci klinické studie.
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