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Fanskya (mozafankogéna autotemcels) registracijas
apliecibas pieteikuma atsauksSana

Rocket Pharmaceuticals B.V. atsauca redistracijas apliecibas pieteikumu zalém Fanskya, kas
paredzétas Fankoni A tipa anémijas arstésanai. Si slimiba ir iedzimta slimiba, kas skar kaulu
smadzenes un slk|veida audus lielajos kaulos, kuros tiek raditas asins Sinas.

Uznémums pieteikumu atsauca 2025. gada 11. augusta.

Kas ir Fanskya, un kadam nolukam bija paredzets tas lietot?

Fanskya tika izstradatas ka zales, ko lieto bérniem vecuma no viena lidz 18 gadiem Fankoni A tipa
anémijas arstésanai.

Fankoni A tipa anémijas gadijuma kaulu smadzenes pakapeniski zaudé spé&ju radit pietiekami daudz
veseligu asins slnu, izraisot asins trauc&jumus, piemé&ram, anémiju (zems sarkano asins Stinu limenis)
un paaugstinatu infekciju un asinosanas risku. Cilvékiem ar So slimibu ir arf lielaks risks saslimt ar
noteiktiem véza veidiem, pieméram, leikémiju (balto asins Stnu vézi), un viniem var rasties
problémas, kas skar tadus organus ka nieres un sirds. Pastav vairaki dazadi Fankoni anémijas
apakstipi; A tips ir visbiezak sastopamais un to izraisa mutacijas (izmainas) FANCA géna.

Fanskya satur aktivo vielu mozafankogéna autotemcelu, un tas bija paredzéts ievadit véna ka vienu
inflziju (pa pilienam).

Fanskya 2010. gada 17. decembri tika pieskirts reti sastopamu slimibu arstésanai paredzétu zalu
statuss Fankoni A tipa anémijas arstésanai. Papildu informacija par reti sastopamu slimibu statusu ir
atrodama agentiiras timekla vietné: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-10-
822.

Ka Fanskya darbojas?

Fankoni A tipa anémiju izraisa mutacijas FANCA géna, kas sniedz noradijumus par tada proteina
sintézi, kurs palidz atjaunot bojato DNS, jo 1pasi SUnas, kas biezi dalas, pieméram, kaulu smadzenés.
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Fanskya aktiva viela mozafankogéna autotemcels bija jasagatavo, izmantojot pasa pacienta asins
cilmes Slnas (Snas, kas var attistities par dazadu veidu asins Stinam). P&c tam tas laboratorija,
izmantojot virusu, tiks modificétas. Viruss tiek parveidots ta, lai tas nevarétu izplatities organisma, bet
tas var ievadit veseligu FANCA géna kopiju asins cilmes $iinas, laujot tam salabot bojato DNS.
Parveidotas asins cilmes Slinas jaievada atpaka) pacientam infizijas veida, un bija paredzéts, ka tas
parvietosies uz kaulu smadzeném un radis veseligas asins siinas.

Kadus dokumentus uznémums iesniedza pieteikuma pamatosanai?

Uznémums iesniedza datus no trim pétijumiem, kuros bija iesaistiti 14 bérni vecuma no viena lidz
septiniem gadiem ar Fankoni A tipa anémiju. Petijumos Fanskya netika salidzinatas ar citam zalém vai
placebo (fiktivu arstésanu). Galvenais efektivitates raditajs ietvéra tris dazadus rezultatus: veseligas
asins sinu veidoSanas atjaunosanu kaulu smadzenés, genétisko anomaliju korigésanu asins sinu
cirkulacija un normala dazadu asins Slinu limena sasniegSanu péc Fanskya ievadiSanas.

Kura pieteikuma vértésanas posma pieteikumu atsauca?

Pieteikumu atsauca, kad Eiropas Zalu agentira bija izvértéjusi uznémuma iesniegto informaciju un
sagatavojusi jautajumus uznémumam. Atsauksanas bridi uznémums nebija sniedzis atbildes uz pédéja
posma jautajumiem.

Kads tolaik bija agentiiras ieteikums?

Pamatojoties uz izskatitajiem datiem, atsauksanas bridi agentirai bija dazi iebildumi, un agentdra
tobrid provizoriski atzina, ka Fanskya nevaréja apstiprinat Fankoni A tipa anémijas arstésanai.

Adentirai bija bazas par So zalu iesp&jamo droSumu, jo rezultati, kas parada, cik FANCA géna kopiju
nonak cilmes $linas, ir pieejami tikai péc arstésanas. Tas ir svarigi, jo liela skaita génu kopiju
ievadisana cilmes Sinas var ietekmét to darbibu. Ta ka pirms zalu lietoSanas pacientam nebija
iesp&jams pilniba novértét iesp&jamo risku, ka géns varétu izmainit Stinu normalu darbibu, agentira
pieprasija visaptverosu riska novértéjumu.

Lai gan uznémums veica vairakus testus, lai novértétu Fanskya kvalitati pirms zalu ievadisanas
pacientiem, agentirai bija baZzas par to, vai pieejamie dati ir pietiekami, lai apstiprinatu, ka Sie testi
ticami prognozé zalu droSumu un efektivitati. Viens no galvenajiem raditajiem, ko izmanto, lai
parbauditu cilmes sinu kvalitati, ir to Stnu procentuala dala, uz kuram ir markieris CD34. Tomér
adgentdrai bija bazas par cilmes Stinu robezvértibam Fanskya, kam bija Sis markieris.

Neraugoties uz ilgtermina droSuma datu trikumu, Fanskya droSuma profils, Skiet, bija pienemams.
Tomeér adentiira secinaja, ka uznémums nav parliecinosi pieradijis, ka Fanskya ieguvumi parsniedz to
radito risku. Tas galvenokart bija tapéc, ka nebija skaidri noteikts zalu kliniskais ieguvums.
Neskaidribas galvenaja pétijuma, pieméram, salidzinajuma trikums un dalibnieku nelielais vecums,
nelava adentirai atsauksanas bridi izdarit parliecinosus secinajumus par to, vai Fanskya varétu novérst
kaulu smadzenu mazspéju vélaka vecuma. Adentirai bija ari bazas par ierosinato pasakumu
iespéjamibu vakt visaptveroSus pécredistracijas datus, lai izpilditu kritérijus tirdzniecibas atlaujai ar
nosacijumiem.

Tapéc atsauksanas bridi agentlira uzskatija, ka uznémums nav pilniba noveérsis tas bazas un Fanskya
shiegto ieguvumu nav iesp&jams pieradit.
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Ka uznémums pamatoja pieteikuma atsauksanu?

Véstule, kura uznémums informéja Adentiru par pieteikuma atsauksanu, tas noradija, ka, lai gan tas
cer apmierinosi kliedét Agentiiras paustas bazas, pieteikums tika atsaukts tikai ar uznémé&jdarbibu

saistitu iemeslu dé].
Vai Sis atsaukums ietekmeés pacientus, kuri piedalas kliniskajos pétijumos?

Uznémums informé&ja agentiru, ka pacientus, kuri paslaik piedalas Fanskya kliniskajos pétijumos, tas
neietekmés.

Ja jUs vai jlsu bérns piedalas kliniskaja pétijuma un jums ir vajadziga plasaka informacija par jasu vai
jlsu bérna arstésanu, sazinieties ar kliniska pétijuma arstu.
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