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Mllgiloa taotluse tagasivotmise teave: Fanskya
(autotemtseelmotsafantsogeen)

Rocket Pharmaceuticals B.V. vottis tagasi ravimi Fanskya milgiloa taotluse. Ravim oli naidustatud
Fanconi A-tllpi aneemia raviks. See on parilik haigus, mis kahjustab luutdi ehk vere hitbimises
osalevaid kudesid suurtes luudes.

Ettevdte vottis taotluse tagasi 11. augustil 2025.

Mis on Fanskya ja milleks kavatseti seda kasutada?

Fanskya toéotati valja ravimina, mida kasutatakse 1-18-aastastel lastel Fanconi A-tlidpi aneemia raviks.

Fanconi A-tlilipi aneemia korral kaotab luulidi jark-jargult vdime toota piisavalt terveid vererakke, mis
pOhjustab verehéireid, naiteks aneemiat (eritrotsiititide ehk vere punaliblede vahesust) ning
infektsioonide ja verejooksu riski suurenemist. Haigusega inimestel on ka suurem risk teatud
vahivormide tekkeks, naiteks leukeemia (vere valgeliblede vahk) ning neil vdib esineda probleeme, mis
mdjutavad elundeid, naditeks neere ja stidant. Fanconi aneemial on mitu erinevat alatltpi; A-titp on
kdige levinum ja seda pohjustavad FANCA-geeni mutatsioonid (muutused).

Fanskya sisaldab toimeainet autotemtseelmotsafantsogeeni ja seda kavatseti manustada Uihekordse
veeniinfusioonina.

Fanskya nimetati 17. detsembril 2010 Fanconi A-tllpi aneemia harvikravimiks (ravim, mida
kasutatakse harvaesinevate haiguste korral). Lisateave harvikravimiks nimetamise kohta on ameti
veebilehel: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-10-822.

Kuidas Fanskya toimib?

Fanconi A-tiilpi aneemiat pdhjustavad mutatsioonid FANCA-geenis, mis annab juhiseid sellise valgu
valmistamiseks, mis aitab parandada kahjustatud DNAd, eelkdige rakkudes, mis sageli jagunevad,
naiteks luuldis.

Fanskya toimeainet autotemtseelmotsafantsogeeni kavatseti toota patsiendi enda tivirakkudest
(rakud, mis voivad areneda eri liiki vererakkudeks). Seejarel kavatseti neid laboris viirusega muuta.
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Viirust muudetakse nii, et see ei saa organismis levida, kuid see suudab sisestada vere tlivirakkudesse
FANCA-geeni terve koopia, mis vOimaldab neil parandada kahjustatud DNA-d. Modifitseeritud vere
tivirakud kavatseti patsiendile infusioonina tagasi anda ning need pidid eeldatavasti liikuma luutidisse
ja tekitama terveid vererakke.

Mis dokumendid esitas ettevote oma taotluse toetuseks?

Ettevote esitas andmed kolmest uuringust, milles osales 14 Fanconi A-tlilipi aneemiaga last vanuses
1-7 aastat. Uuringutes ei vorreldud Fanskyat teise ravimi ega platseeboga (naiv ravim). Efektiivsuse
pohinditaja sisaldas kolme erinevat tulemust: tervete vererakkude tekke taastamine luuddis,
vereringes esinevate geneetiliste kdrvalekallete korrigeerimine ja eri vererakkude normaalse sisalduse
saavutamine parast Fanskya manustamist.

Mis jargus oli miiiigiloa taotluse hindamine, kui see tagasi voeti?

Taotlus vOeti tagasi parast seda, kui Euroopa Ravimiamet oli hinnanud ettevotte esitatud teavet ja
koostanud ettevéttele vastamiseks kiisimused. Ettevote ei olnud taotluse tagasivotmise ajaks
viimastele kisimustele veel vastanud.

Mis oli sel ajal Euroopa Ravimiameti soovitus?

Tuginedes esitatud andmete analliUsile, ndgi amet taotluse tagasivotmise ajal pohjust
ettevaatlikkuseks ja oli esialgsel seisukohal, et Fanskya kasutamist Fanconi A-tlitipi aneemia raviks ei
ole voimalik heaks kiita.

Amet tundis muret ravimi véimaliku ohutuse parast, sest tulemused, mis naitavad, kui palju FANCA-
geeni koopiaid sisestatakse tlvirakkudesse, on kattesaadavad alles parast ravi. See on oluline, sest
suure hulga geenikoopiate lisamine tlivirakkudesse voib mdjutada nende toimimist. Et rakkude
normaalset talitlust muutva geeni voimalikku riski ei olnud v@imalik enne patsiendile ravimi
manustamist taielikult hinnata, ndudis amet pdhjalikku riskihindamist.

Kuigi ettevote viis enne patsientidele manustamist Fanskya kvaliteedi hindamiseks I&bi mitu uuringut,
kahtles amet, kas olemasolevad andmed olid piisavad kinnitamaks, et testid prognoosisid
usaldusvéérselt ravimi ohutust ja efektiivsust. Uks pdhimeetmeid, mida kasutatakse tivirakkude
kvaliteedi kontrollimiseks, on CD34-nimelist markerit kandvate rakkude protsent. Amet tundis siiski
muret selle markeriga Fanskya tlvirakkude kiinniste parast.

Vaatamata pikaajaliste ohutusandmete puudumisele nais Fanskya ohutusprofiil olevat vastuvoetav.
Amet joudis siiski jareldusele, et ettevote ei ole veenvalt tdendanud, et Fanskya kasulikkus on suurem
kui sellega kaasnevad riskid. Seda peamiselt seetdttu, et ravimi kliiniline kasulikkus ei olnud selgelt
tdendatud. Pohiuuringu maaramatused, naiteks vordlusravimi puudumine ja osalejate noor vanus, ei
voimaldanud ametil taotluse tagasivotmise ajal teha usaldusvaarseid jareldusi, kas Fanskya oleks
voinud ennetada luutidi puudulikkust hilisemas eas. Amet tundis muret ka kavandatud meetmete
teostatavuse parast, et koguda pdhjalikke turustamisjargseid andmeid, et vastata tingimusliku
multgiloa kriteeriumidele.

Seetdttu oli amet miudgiloa taotluse tagasivotmise ajal arvamusel, et ettevote ei olnud ameti
ettevaatlikkuse pohjusi piisavalt kasitlenud ja Fanskya kasulikkus ei olnud tdendatud.

Mlugiloa taotluse tagasivitmise teave: Fanskya (autotemtseelmotsafantsogeen)
Lk 2/3



Mis pohjustel vottis ettevote taotluse tagasi?

Ettevotte kirjas, milles ta teatab Euroopa Ravimiametile oma taotluse tagasivotmisest, margib
ettevote, et kuigi ta eeldatavasti lahendab ameti tostatatud probleemid rahuldavalt, v@eti taotlus
tagasi Uksnes arilistel pohjustel.

Kas tagasivotmine mojutab praegu kliinilistes uuringutes osalevaid
patsiente?

Ettevote teatas Euroopa Ravimiametile, et taotluse tagasivotmine ei mdjuta praegu Fanskya kliinilistes
uuringutes osalevaid patsiente.

Kui teie voi teie laps osaleb kliinilises uuringus ja vajate rohkem teavet teie voi lapse ravi kohta,
raakige oma kliinilise uuringu arstiga.
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