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Paraiskos gauti Fanskya (mozafankogeno autotemcelio)
registracijos pazymejima atsiémimas

Bendrové ,Rocket Pharmaceuticals B.V." atsi€émé savo paraiska gauti Fanskya, skirto A tipo Fanconi
anemijai (paveldimai ligai, kuri veikia kauly Ciulpus, t. y. kauly audinj, i$ kurio gaminami kraujo
kdneliai) gydyti, registracijos pazyméjima.

Bendrové paraiSkg atsiémé 2025 m. rugpjacio 11 d.

Kas yra Fanskya ir kokiais atvejais ji buvo nhumatyta vartoti?

Fanskya buvo sukurtas kaip vaistas, skirtas vartoti vaikams nuo 1 iki 18 mety gydant A tipo Fanconi
anemijq.

Sergant A tipo Fanconi anemija, kauly ciulpai palaipsniui netenka gebéjimo gaminti pakankamai sveiky
kraujo lasteliy, dél to pasireiskia tokie kraujo sutrikimai, kaip mazakraujysté (sumazéjes raudonujy
kraujo lasteliy kiekis) ir padidéjusi infekcijy ir kraujavimo rizika. Sia liga sergantiems zmonéms taip pat
kyla didesné tam tikry rasiy vézio, pvz., leukemijos (baltyjy kraujo lasteliy vézio), rizika ir jie gali
patirti organy, pvz., inksty ir Sirdies, sutrikimy. Fanconi anemija apima kelis skirtingus potipius; A tipas
yra dazniausias ir ji sukelia FANCA geno mutacijos (pokyciai).

Fanskya sudétyje yra veikliosios medziagos mozafankogeno autotemcelio, ir jj buvo numatyta vartoti
atliekant vieng infuzijg (sulasinant) | vena.

2010 m. gruodzio 17 d. Fanskya priskirtas retyjy vaisty (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai
pagal A tipo Fanconi anemijos gydymo indikacijg. Daugiau informacijos apie Siy vaisty priskyrimg
retyjy vaisty kategorijai rasite agentiros interneto svetainéje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-10-822.

Kaip veikia Fanskya?

A tipo Fanconi anemijq sukelia FANCA geno, kuris nurodo, kaip gaminti baltyma, padedantj atkurti
pazeistg DNR, ypac tose lastelése, kurios daznai dalijasi, pvz., kauly Ciulpuose, mutacijos.
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Fanskya veiklioji medziaga mozafankogeno autotemcelis turéjo bti ruoSiamas naudojant paties
paciento kraujo kamienines Igsteles (lasteles, galincias gaminti jvairiy rasiy kraujo Igsteles). Véliau jos
bity modifikuojamos virusg naudojancioje laboratorijoje. Virusas pakeistas taip, kad neplisty
organizme, bet gali pernesti sveikg FANCA geno kopija | kraujo kamienines Igsteles, kad jos galéty
atkurti paZeistg DNR. Modifikuotas kraujo kamienines Igsteles buvo numatyta suleisti pacientui
infuzijos bldu ir buvo tikimasi, kad jos nukeliaus j kauly Ciulpus ir gamins sveikas kraujo lgsteles.

Kokius dokumentus bendrové pateiké kartu su paraiska?

Bendrové pateiké 3 tyrimy, kuriuose dalyvavo 14 1-7 mety amziaus vaiky, kuriems buvo diagnozuota
A tipo Fanconi anemija, duomenis. Siuose tyrimuose Fanskya nebuvo lyginamas su kitu vaistu ar
placebu (preparatu be veikliosios medziagos). Pagrindinis veiksmingumo rodiklis buvo trys skirtingi
rezultatai: sveikos kraujo lasteliy gamybos kauly Ciulpuose atkiirimas, genetiniy anomalijy
cirkuliuojanciose kraujo Iastelése iStaisymas ir normalios skirtingy kraujo Iasteliy koncentracijos
pasiekimas po Fanskya vartojimo.

Kuriuo paraiskos nagrinéjimo etapu paraiska atsiimta?

Paraiska atsiimta, kai Europos vaisty agentiira jau buvo jvertinusi bendroveés pateiktg informacijg ir
parengusi bendrovei skirtus klausimus. ParaiSkos atsiémimo metu bendrové dar nebuvo atsakiusi |
paskutinj kartg pateiktus klausimus.

Kokia tuo metu buvo Agenturos rekomendacija?

Remdamasi perzitrétais duomenimis, paraiSkos atsiémimo metu Agentiira dar turéjo abejoniy ir buvo
priemusi negaluting nuomone, kad Fanskya negali bati registruotas A tipo Fanconi anemijos gydymui.

Agentdrai susirtpinima kélé galimas vaisto saugumas, nes rezultatai, rodantys, kiek FANCA geno
kopijy patenka | kamienines lasteles, gaunami tik po gydymo. Tai svarbu, nes didelio skaiciaus geny
kopijy jvedimas | kamienines lasteles gali turéti jtakos jy veikimui. Kadangi nebuvo galima visapusiskai
jvertinti galimos geno keliamos jprasto Igsteliy veikimo sutrikimo rizikos prie$ suleidziant vaistq
pacientui, agentlra papraseé atlikti iSsamy rizikos vertinima.

Nors bendroveé, pries suleidZiant Fanskya pacientams, atliko keletg tyrimy Fanskya kokybei jvertinti,
Agentirai iSkilo abejoniy dél to, ar turimy duomeny pakanka, kad bity galima patvirtinti patikima Siy
tyrimy metu gautg informacijq apie vaisto sauguma ir veiksminguma. Vienas i$ pagrindiniy kamieniniy
Igsteliy kokybe patvirtinanciy duomeny - tai lgsteliy, kurios pazenklintos zymeniu CD34, procentiné
dalis. TacCiau Agentirai iskilo abejoniy dél §j zymenj turiniy Fanskya kamieniniy lasteliy slenkstiniy
riby.

Nepaisant to, kad triiksta ilgalaikiy saugos duomeny, paaiskéjo, kad Fanskya saugumo charakteristikos
yra priimtinos. Taciau Agentiira padaré iSvada, kad bendrové jtikinamai nejrodé, kad Fanskya nauda
yra didesné uz jo keliama rizika. Taip nuspresta daugiausia dél to, kad nebuvo aiskiai jrodyta Sio vaisto
klinikiné nauda. Pagrindinio tyrimo neapibréztumas, pavyzdziui, lyginamojo vaisto trikumas ir dalyviy
jaunas amzius, trukdé Agentdrai paraiskos atsiémimo metu padaryti tvirtas iSvadas dél to, ar Fanskya
baty galéjes uzkirsti kelig kauly Ciulpy nepakankamumui vélesniame amziuje. Agentdira taip pat turéjo
abejoniy dél pasitlyty priemoniy, kuriomis numatyta rinkti iSsamius poregistracinius duomenis, kad
bty galima jvykdyti salyginés registracijos kriterijus, jgyvendinamumo.

Todél paraiskos atsiémimo metu Agentdra laikési nuomonés, kad bendrové neiSsprendé visy nerimag
keélusiy klausimy ir kad Fanskya nauda nejrodyta.

Paraiskos gauti Fanskya (mozafankogeno autotemcelio) registracijos pazymeéjima
atsiemimas
Puslapis 2/3



Kokias paraiskos atsiémimo priezastis nurodé bendrové?

Laiske, kuriuo Agentirai pranesta apie paraiskos atsi€mimg, bendrové nurodé, kad, nors ji tikéjosi
tinkamai iSspresti Agentiros iSkeltus susirlipinimg keliancius klausimus, paraiska atsiimta tik dél su
verslu susijusiy priezasciuy.

Kokiy pasekmiy paraiskos atsiémimas turés pacientams, dalyvaujantiems
klinikiniuose tyrimuose?

Bendrové pranesé Agentirai, kad Sios paraiskos atsiémimas neturés jokiy pasekmiy pacientams,
dalyvaujantiems Fanskya klinikiniuose tyrimuose.

Jeigu JUs arba Jusy vaikas dalyvaujate klinikiniame tyrime ir pageidaujate gauti daugiau informacijos
apie Jums arba Jusy vaikui taikomg gydyma, pasikalbékite su savo klinikinio tyrimo gydytoju.
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https://www.ema.europa.eu/en/documents/withdrawal-letter/withdrawal-letter-fanskya_en.pdf
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