EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

22 de agosto de 2025
EMA/270385/2025
EMEA/H/C/005537

Retirada de la solicitud de autorizacion de
comercializacién de Fanskya (mozafancogén autotemcel)

Rocket Pharmaceuticals B.V. retird su solicitud de autorizacidon de comercializacién de Fanskya para el
tratamiento de la anemia de Fanconi de tipo A, una enfermedad hereditaria que afecta a la médula
0sea, el tejido esponjoso que se encuentra dentro de los huesos grandes y en el que se producen las
células sanguineas.

La empresa retird la solicitud el 11 de agosto de 2025.

éQué es Fanskya y a qué uso estaba destinado?

Fanskya se desarroll6 como medicamento para el tratamiento de nifios de 1 a 18 afos con anemia de
Fanconi de tipo A.

En la anemia de Fanconi de tipo A, la médula 6sea pierde gradualmente su capacidad de producir
suficientes células sanguineas sanas, lo que provoca trastornos sanguineos como anemia (niveles
bajos de glébulos rojos) y un mayor riesgo de infecciones y hemorragias. Las personas con esta
enfermedad también tienen un mayor riesgo de padecer ciertos tipos de cancer, como leucemia
(cancer de los glébulos blancos), y pueden presentar problemas que afectan a 6rganos como los
rinones y el corazén. Existen varios subtipos diferentes de anemia de Fanconi; el tipo A es el mas
frecuente y esta causado por mutaciones (cambios) en el gen FANCA.

Fanskya contiene el principio activo mozafancogén autotemcel e iba a administrarse en una sola
perfusidon (goteo en una vena).

Fanskya fue designado «medicamento huérfano» (es decir, un medicamento utilizado en enfermedades
raras) el 17 de diciembre de 2010 para la anemia de Fanconi de tipo A. Puede encontrarse mas
informacién sobre la designacion de medicamento huérfano en la pagina web de la Agencia:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-10-822.
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éComo actia Fanskya?

La anemia de Fanconi de tipo A estd causada por mutaciones en el gen FANCA, que proporciona
instrucciones para fabricar una proteina que ayuda a reparar el ADN dafiado, especialmente en células
que se dividen a menudo, como las de la médula dsea.

El principio activo de Fanskya, el mozafancogén autotemcel, iba a prepararse con las propias células
madre (células que pueden transformarse en diferentes tipos de células sanguineas) del paciente. A
continuacioén, estas células se modificarian en un laboratorio mediante un virus. El virus se modifica
para que no pueda propagarse en el organismo, pero si puede introducir una copia sana del gen FANCA
en las células madre, lo que les permite reparar el ADN dafiado. Las células madre modificadas debian
introducirse de nuevo en el paciente mediante perfusion, y estaba previsto que viajaran hasta la
médula ésea para producir células sanguineas sanas.

éQué documentacion presenté la empresa en apoyo de su solicitud?

La empresa presentd datos de 3 estudios en los que participaron 14 nifios de 1 a 7 afios con anemia de
Fanconi de tipo A. En los estudios no se compard Fanskya con otro medicamento ni con un placebo (un
tratamiento ficticio). El criterio principal de valoracion de la eficacia incluyé tres resultados diferentes:
el restablecimiento de la produccién de células sanguineas sanas en la médula 6sea, la correccion de
las anomalias genéticas en las células sanguineas circulantes y la consecucidn de unos niveles
normales de diferentes células sanguineas después de la administracién de Fanskya.

¢En qué fase se encontraba la evaluacion de la solicitud cuando fue
retirada?

La solicitud fue retirada después de que la EMA hubiese evaluado la informacion facilitada por la
empresa y formulado una lista de preguntas. La empresa no habia respondido aln a la ultima serie de
preguntas en el momento de la retirada.

éQué recomendaba la Agencia en ese momento?

Estudiada la documentacion, en el momento de la retirada la Agencia tenia reservas vy,
provisionalmente, consideraba que Fanskya no hubiera podido aprobarse para el tratamiento de la
anemia de Fanconi de tipo A.

A la Agencia le preocupaba la posible seguridad del medicamento, ya que los resultados que indican
cuantas copias del gen FANCA entran en las células madre solo estan disponibles después del
tratamiento. Esto es importante porque la introduccion de un elevado nimero de copias del gen en las
células madre podria afectar a su funcionamiento. Dado que el posible riesgo de que el gen cambiase
el funcionamiento normal de las células no pudo evaluarse plenamente antes de que el medicamento
se hubiera administrado al paciente, la Agencia solicité una evaluacion exhaustiva del riesgo.

Aunque la empresa llevd a cabo varias pruebas para evaluar la calidad de Fanskya antes de su
administracion a los pacientes, la Agencia tenia reservas sobre si los datos disponibles eran suficientes
para confirmar que las pruebas predecian de forma fiable la seguridad y la eficacia del medicamento.
Una de las medidas clave utilizadas para comprobar la calidad de las células madre es el porcentaje de
células que expresan un marcador llamado CD34. Sin embargo, la Agencia tenia reservas con respecto
a los umbrales de células madre obtenidas con Fanskya que expresaban este marcador.

A pesar de la falta de datos de seguridad a largo plazo, Fanskya parecia tener un perfil de seguridad
aceptable. Sin embargo, la Agencia concluyd que la empresa no habia demostrado de forma
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convincente que los beneficios de Fanskya fueran mayores que sus riesgos. Esto se debid
principalmente a que no se habia establecido de forma clara el beneficio clinico del medicamento. Las
incertidumbres del estudio principal, como la falta de un medicamento de comparacioén y la corta edad
de los participantes, impidieron a la Agencia llegar a conclusiones sélidas en el momento de la retirada
sobre si Fanskya podria haber evitado la insuficiencia de médula dsea a una edad posterior. La Agencia
también tenia reservas sobre la viabilidad de las medidas propuestas para recopilar datos
poscomercializacién exhaustivos a fin de cumplir los criterios para una autorizacion condicional de
comercializacion.

Por consiguiente, en el momento de la retirada, la Agencia estimaba que la empresa no habia
respondido debidamente a sus reservas y que no habian quedado suficientemente demostrados los
beneficios de Fanskya.

éCuales fueron las razones aducidas por la empresa para retirar su
solicitud?

En el escrito en el que notificaba a la Agencia la retirada de la solicitud, la empresa declard que,
aunque esperaba responder satisfactoriamente a las reservas planteadas por la Agencia, la solicitud se
retiraba Unicamente por motivos comerciales.

éQué consecuencias tiene esta retirada para los pacientes que participan en
los ensayos clinicos?

La empresa informé a la Agencia de que no hay consecuencias para los pacientes que participan en
ensayos clinicos con Fanskya.

Si usted o su hijo/a participan en un ensayo clinico y precisa informacién adicional acerca de su
tratamiento, hable con su médico del ensayo clinico.
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