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Tilbagetraekning af ansggningen om
markedsfgringstilladelse for Fanskya (mozafancogene
autotemcel)

Rocket Pharmaceuticals B.V. har tilbagetrukket sin ansggning om markedsfgringstilladelse for Fanskya
til behandling af Fanconis anami type A, som er en arvelig sygdom, der p%virker knoglemarven,
svampeagtigt vaev inde i de store knogler, hvor der produceres blodceller.

Virksomheden trak ansggningen tilbage den 11. august 2025.

Hvad er Fanskya, og hvad forventedes det anvendt til?

Fanskya blev udviklet som et leegemiddel til bgrn i alderen 1-18 &r til behandling af Fanconis anaemi
type A.

Ved Fanconi anemi type A mister knoglemarven gradvist sin evne til at producere tilstraekkeligt med
sunde blodceller, hvilket fgrer til blodsygdomme sdsom anaemi (lavt indhold af rgde blodlegemer) og
en gget risiko for infektioner og blgdning. Personer med sygdommen har ogsd en hgjere risiko for at
udvikle visse typer kraeft, sdsom leukaemi (krzeft i de hvide blodlegemer). De kan ogsa fa problemer
med organer som nyrer og hjerte. Der findes flere forskellige undertyper af Fanconis anaemi. Type A er
den mest almindelige og skyldes mutationer (sendringer) i FANCA-genet.

Fanskya indeholder det aktive stof mozafancogene autotemcel og skulle gives som en enkelt infusion
(drop) i en vene.

Fanskya blev udpeget som "laeagemiddel til sjeeldne sygdomme" den 17. december 2010 til behandling
af Fanconis anaemi type A. Yderligere oplysninger om udpegelsen til laeagemiddel til sjeeldne sygdomme
findes pa agenturets websted: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-10-822.

Hvordan virker Fanskya?

Fanconis anami type A skyldes mutationer i FANCA -genet, der indeholder instruktioner om at danne
et protein, der hjzlper med at reparere beskadiget DNA, iszer i celler, der ofte deler sig, f.eks. i
knoglemarven.
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Det aktive stof i Fanskya, mozafancogene autotemcel, skulle fremstilles med patientens egne
blodstamceller (celler, der kan udvikle sig til forskellige typer blodceller). Disse ville senere blive
modificeret i et laboratorium ved hjzelp af en virus. I den proces aendres virusset, s det ikke kan
sprede sig i kroppen, men kan levere en sund kopi af FANCA -genet til blodstamcellerne, sa de far
deres evne tilbage til at reparere beskadiget DNA. De modificerede blodstamceller skulle fgres tilbage
til patienten gennem infusion og forventedes derefter at bevaege sig til knoglemarven og danne sunde
blodceller.

Hvilken dokumentation fremlagde virksomheden i forbindelse med
ansggningen?

Virksomheden fremlagde data fra 3 studier med 14 bgrn i alderen 1-7 8r med Fanconis anaemi type A.
Studierne sammenlignede ikke Fanskya med et andet lazeagemiddel eller med placebo (en uvirksom
behandling). Virkningen blev hovedsageligt bedsmt p3& tre forskellige udfald: genoprettelse af en
normal produktion af blodceller i knoglemarven, korrektion af genetiske abnormiteter i cirkulerende
blodceller og opndelse af normale niveauer af forskellige blodceller efter behandling med Fanskya.

Hvor langt var vurderingen af ansggningen ndet, da den blev trukket
tilbage?

Ansggningen blev trukket tilbage, efter at Det Europaiske Leegemiddelagentur havde vurderet den
dokumentation, som virksomheden havde fremlagt, og udarbejdet spgrgsmal til virksomheden.
Virksomheden havde endnu ikke svaret pa den sidste spgrgsmalsrunde, da ansggningen blev trukket
tilbage.

Hvad anbefalede agenturet pd daveerende tidspunkt?

P& baggrund af gennemgangen af dataene pa tidspunktet for tilbagetreekningen af ansggningen havde
agenturet haft visse betaenkeligheder og var af den forelgbige opfattelse, at Fanskya ikke kunne veere
blevet godkendet til behandling af Fanconis anami type A.

Agenturet var bekymret over laegemidlets potentielle sikkerhed, da resultater, der viser, hvor mange
kopier af FANCA-genet der kommer ind i stamcellerne, fgrst er tilgaengelige efter behandling. Dette er
vigtigt, fordi overfgrslen af et stort antal kopier af genet til stamcellerne kan pavirke den made, de
fungerer pa. Da den mulige risiko for, at genet aendrer cellernes normale funktion, ikke kunne vurderes
fuldt ud, fgr legemidlet var blevet givet til patienten, anmodede agenturet om en omfattende
risikovurdering.

Selv om virksomheden gennemfgrte flere test for at vurdere kvaliteten af Fanskya, inden det gives til
patienterne, havde agenturet betaenkeligheder med hensyn til, om de tilgaengelige data var
tilstraekkelige til at bekraefte, at testene pa palidelig vist estimerede laegemidlets sikkerhed og virkning.
Et af de vigtigste mal, der anvendes til at kontrollere kvaliteten af stamcellerne, er procentdelen af
celler, som baerer markgren CD34. Agenturet havde imidlertid betaenkeligheder med hensyn til
teersklerne for de stamceller i Fanskya, der havde denne markgar.

P3 trods af manglen pa langsigtede sikkerhedsdata syntes Fanskya at have en acceptabel
sikkerhedsprofil. Agenturet konkluderede imidlertid, at virksomheden ikke p& overbevisende made
havde pavist, at fordelene ved Fanskya opvejede risiciene. Dette skyldtes hovedsagelig, at den kliniske
fordel ved laegemidlet ikke var klart pavist. Usikkerhedsfaktorerne i hovedstudiet, som f.eks. manglen
pd sammenligningspraeparat og deltagernes unge alder, gjorde, at agenturet pa
tilbagetraekningstidspunktet ikke kunne drage holdbare konklusioner om, hvorvidt Fanskya kunne have
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forhindret knoglemarvssvigt i en senere alder. Agenturet havde ogsa betzenkeligheder vedrgrende
gennemfgrligheden af de foresldede tiltag med henblik pd at indsamle omfattende data efter
markedsfgringen for at opfylde kriterierne for en markedsfgringstilladelse pa szerlige vilkar.

Derfor var agenturet pa tidspunktet for tilbagetraekningen af den opfattelse, at virksomheden ikke fuldt
ud havde afhjulpet agenturets betsenkeligheder, og at fordelene ved Fanskya ikke var blevet pavist.

Hvilke begrundelser gav virksomheden for tilbagetraekningen af
ansggningen?

I sit brev til agenturet om tilbagetraekningen af ansggningen anfgrte virksomheden, at selv om den
forventede pa tilfredsstillende vis at imgdekomme de betaenkeligheder, som agenturet havde givet
udtryk for, blev ansggningen trukket tilbage udelukkende af forretningsmaessige arsager.

Hvilke konsekvenser har tilbagetraekningen for patienter, der deltager i
kliniske forsgg?

Virksomheden har til agenturet oplyst, at der ingen konsekvenser er for patienter, der deltager i
kliniske forsgg med Fanskya.

Hvis du eller dit barn deltager i et klinisk forsgg og har behov for yderligere oplysninger om dig eller dit
barns behandling, kan du kontakte den lzege, der behandler dig eller dit barn.
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