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A Fanskya-ra (mozafankogen autotemcel) vonatkozo
forgalombahozatali engedély iranti kérelem visszavonasa

A Rocket Pharmaceuticals B.V. visszavonta a nagy csontokban taldlhatd szivacsos szovetet, a
vérsejteket termeld csontvel6t érintd 6rokletes betegség, az A tipusd Fanconi-anémia kezelésére szant
Fanskya-ra vonatkozé forgalombahozatali engedély iranti kérelmét.

A vallalat 2025. augusztus 11-én vonta vissza a kérelmet.

Milyen tipusi gydégyszer a Fanskya és milyen alkalmazasra szantak?

A Fanskya-t 1 és 18 év kozotti gyermekeknél az A tipusu Fanconi-anémia kezelésére szolgald
gyogyszerként fejlesztették ki.

Az A tipusu Fanconi-anémia esetén a csontvel6 fokozatosan elveszti azt a képességét, hogy elegendd
egészséges vérsejtet termeljen, ami vérproblémakhoz, példaul vérszegénységhez (alacsony
vOrosveértestszamhoz), valamint a fert6zések és a vérzés fokozott kockazatahoz vezet. A betegségben
szenvedl betegeknél nagyobb a kockdzata bizonyos daganattipusok, példaul a leukémia (a
fehérvérsejtek rakja) kialakulasanak is, és kulonb6z6 szerveket, példaul a vesét és a szivet érint6
problémakat tapasztalhatnak. A Fanconi-anémianak tobb kilonb6zd altipusa van; az A tipus a
leggyakoribb és a FANCA gén mutacidi (valtozasai) okozzak.

A Fanskya hatdéanyaga a mozafankogen autotemcel, és vénaba adott, egyszeri infuzioként alkalmaztak
volna.

A Fanskya-t 2010. december 17-én az A tipusl Fanconi-anémia tekintetében ,ritka betegség elleni
gydgyszerré” minGsitették. A ritka betegség elleni gydgyszerré minGsitésrol tovabbi informacié az
Ugyndkség weboldaldn taldlhatd: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-10-822.

Hogyan fejti ki hatasat a Fanskya?

Az A tipusu Fanconi-anémiat a FANCA gén mutacioi okozzak - ez a gén Utmutatast ad egy olyan
fehérje eldallitasdhoz, amely segiti a karosodott DNS kijavitasat, kilondsen a gyakran osztodd
sejtekben, példaul a csontvelGben.
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A Fanskya hatdanyagat, a mozafankogen autotemcelt a beteg sajat vérképzd Gssejtjeibll tervezték
el6allitani (ezek olyan sejtek, amelyek kiilonb6z6 tipusu vérsejtekké képesek fejlédni). Ezeket késGbb
egy laboratériumban, egy virus felhasznalasaval modositottak volna. A virust gy maddositjak, hogy ne
tudjon a szervezetben terjedni, de képes a FANCA gén egészséges masolatat bejuttatni a vér
Ossejtjeibe, lehetévé téve, hogy a karosodott DNS-t kijavitsak. A modositott vérképz6 Gssejteket
inflzidban juttattdk volna vissza a beteg testébe, és a varakozasok szerint a csontvelObe kertltek
volna, és egészséges vérsejteket allitottak volna elé.

Milyen dokumentaciot nyajtott be a vallalat a kérelem alatamasztasara?

A vallalat 3 vizsgdlatbdl szarmazd adatokat nyUjtott be, amelyekben 14, 1 és 7 év kozétti, A tipusu
Fanconi-anémias gyermek vett részt. A vizsgalatokban a Fanskya-t nem hasonlitottak 6ssze mas
gyégyszerrel vagy placeboval (hatéanyag nélkili kezeléssel). A hatasossag f6 mutatdja az alabbi
harom kilénboz6 kimenetelbdl allt: az egészséges vérsejttermelés helyredllasa a csontvelében, a
genetikai rendellenességek kijavitasa a kering6 vérsejtekben, valamint a klilonb6z6 vérsejtek normalis
szintjének elérése a Fanskya beadasa utan.

A visszavonas elott meddig jutott el a kérelem az elbiralasi folyamatban?

A kérelmet azt kovetGen vontak vissza, hogy az Eurdpai Gydgyszerligynokség mar értékelte a vallalat
altal benyujtott dokumentaciot, és kidolgozott egy kérdéslistat. A vallalat a visszavonas idépontjaban
meég nem valaszolt az utolsé kérdéssorra.

Mit tartalmazott az Ugynokség ajanlasa az adott idépontban?

A visszavonas idépontjadban az adatok attekintése alapjan az Ugynokség részérdl néhany aggaly meriilt
fel, és az volt az ideiglenes véleménye, hogy a Fanskya alkalmazasa nem engedélyezhetd az A tipusu
Fanconi-anémia kezelésére.

Az Ugyndkségnek aggalyai voltak a gydgyszer lehetséges biztonsdgossdgaval kapcsolatban, mivel csak
a kezelés utan allnak rendelkezésre eredmények arrdl, hogy a FANCA génnek hany kopiaja jut be az
Ossejtekbe, . Ez azért fontos, mert ha nagyszamu génkopiat juttatnak be az Gssejtekbe, ez
befolydsolhatja a mlkodésliket. Mivel a gydgyszer betegnek térténé beaddasa el6tt nem lehetett
teljeskorlen értékelni annak lehetséges kockazatat, hogy a gén megvaltoztatja a sejtek normal
miikédését, az Ugyndkség atfogd kockazatértékelést kért.

Bar a vallalat szamos tesztet végzett a Fanskya mindségének értékelésére a betegeknek torténd
beaddsa elétt, az Ugyndkségnek aggalyai voltak azzal kapcsolatban, hogy elegendbek-e a
rendelkezésre all6 adatok annak megeroOsitéséhez, hogy a tesztek megbizhatdan jelezték el6re a
gydgyszer biztonsagossagat és hatasossagat. Az Gssejtek mindségének ellendrzésére szolgald egyik
legfontosabb mutatd a CD34-nek nevezett markert hordozé sejtek szazalékos aranya. Az
Ugyndkségnek azonban aggalyai voltak a Fanskya-ban taldlhatd, ezzel a markerrel rendelkez8 8ssejtek
klszobértékeivel kapcsolatban.

A hosszu tavu biztonsagossagi adatok hianya ellenére agy tlint, hogy a Fanskya elfogadhaté
biztonsdgossagi profillal rendelkezik. Az Ugyndkség azonban arra a kévetkeztetésre jutott, hogy a
véllalat nem igazolta meggy6z6en, hogy a Fanskya alkalmazdasanak el6nyei meghaladjak a
kockazatokat. Ennek oka elsdsorban az volt, hogy a gyogyszer klinikai elényét nem allapitottak meg
egyértelmien. A f6 vizsgalat bizonytalansagai - mint példaul az 6sszehasonlité készitmény hianya és a
résztvevdk fiatal életkora — miatt az Ugynokség a visszavonas id8pontjdban nem tudott hatarozott
kovetkeztetésekre jutni arrdl, hogy a Fanskya megel6zhette-e volna a csontvel6 a késbdbbi életkorban
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jelentkezd elégtelenségét. Az Ugynokségnek aggalyai voltak azzal kapcsolatban is, hogy
megvaldsithatdk-e a forgalomba hozatal utani atfogd adatgydjtésre javasolt intézkedések a feltételes
forgalombahozatali engedély kritériumainak teljesitéséhez.

Ezért a visszavonas idépontjdban az Ugynokség véleménye az volt, hogy a véllalat nem kezelte teljes
mértékben az aggalyait, és a Fanskya elénye nem igazolodott.

Mivel indokolta a vallalat a kérelem visszavonasat?

Az Ugynbdkséget a kérelem visszavonasarol értesitd levelében a vallalat Gigy nyilatkozott, hogy annak
ellenére, hogy az Ugyndkség altal felvetett aggdlyok kielégité kezelését tervezte, a kérelmet kizardlag
Uzleti okokbdl vonta vissza.

Milyen kovetkezményekkel jar a visszavonas azokra a betegekre nézve,
akik részt vesznek klinikai vizsgalatokban?

A vallalat tédjékoztatta az Ugynékséget, hogy a visszavonasnak a Fanskya-val végzett klinikai
vizsgalatokban jelenleg részt vevd betegekre nézve nincsenek kovetkezményei.

Ha On vagy gyermeke klinikai vizsgdlatban vesz részt, és az On vagy gyermeke kezelését illetéen
tovabbi informacidra van sziksége, vegye fel a kapcsolatot a klinikai vizsgalatban kézrem(ikodé
kezelGorvosaval.
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https://www.ema.europa.eu/en/documents/withdrawal-letter/withdrawal-letter-fanskya_en.pdf
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