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Irtirar tal-applikazzjoni ghall-awtorizzazzjoni ghat-tgeghid
fis-suq ta’ Fanskya (mozafancogene autotemcel)

Rocket Pharmaceuticals B.V. irtirat |-applikazzjoni taghha ghal awtorizzazzjoni ghat-tqeghid fis-suq ta’
Fanskya ghat-trattament tal-anemija Fanconi tat-tip A, kundizzjoni ereditarja li taffettwa I-mudullun,
it-tessut artab gewwa I-ghadam il-kbir fejn isiru ¢-celloli tad-demm.

Il-kumpanija rtirat I-applikazzjoni fil-11 ta” Awwissu 2025.

X’inhu Fanskya u ghal xiex kien mistenni li jintuza?

Fanskya gie zviluppat bhala medicina li ghandha tintuza fi tfal minn sena sa 18-il sena ghat-trattament
tal-anemija Fanconi tat-tip A.

Fl-anemija Fanconi tat-tip A, il-mudullun gradwalment jitlef il-kapacita tieghu li jipproduci bizzejjed
celloli tad-demm b’sahhithom, |i jwassal ghal disturbi tad-demm bhal anemija (livelli baxxi ta’ celloli
homor tad-demm) u zieda fir-riskju ta’ infezzjonijiet u fsada. Il-persuni bil-kundizzjoni ghandhom ukoll
riskju oghla li jizviluppaw certi tipi ta’ kancer, bhal-lewkimja (kancer tac¢-celloli bojod tad-demm) u
jistghu jesperjenzaw problemi li jaffettwaw organi bhall-kliewi u I-qalb. Hemm diversi sottotipi
differenti ta’ anemija Fanconi; it-tip A huwa I-aktar komuni u huwa kkawzat minn mutazzjonijiet
(bidliet) fil-gene FANCA.

Fanskya fih is-sustanza attiva mozafancogene autotemcel u kellu jinghata bhala infuzjoni wahda
(dripp) fil-vina.

Fanskya gie kklassifikat bhala “medicina orfni” (medicina li tintuza f'mard rari) fis-

17 ta’ Dicembru 2010 ghall-anemija Fanconi tat-tip A. Aktar informazzjoni dwar id-denominazzjoni
orfni tista’ tinstab fuq is-sit web tal-Agenzija: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-10-822.

Kif jahdem Fanskya?

L-anemija Fanconi tat-tip A hija kkawzata minn mutazzjonijiet fil-gene FANCA, li tipprovdi struzzjonijiet
biex issir proteina li tghin biex jissewwa d-DNA danneggat, b'mod partikolari f'celloli li spiss jingasmu
bhal dawk fil-mudullun.
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Is-sustanza attiva f'Fanskya, il-mozafancogene autotemcel, kellha tithejja bl-uzu tac-celloli staminali
tad-demm tal-pazjent stess (celloli li jistghu jizviluppaw f'tipi differenti ta’ ¢elloli tad-demm). Dawn
imbaghad kellhom jigu modifikati flaboratorju bl-uzu ta’ virus. Il-virus jinbidel sabiex ma jkunx jista’
jinfirex fil-gisem, izda jkun jista’ jwassal kopja b’sahhitha tal-gene FANCA fi¢-celloli staminali tad-
demm, li jippermettilhom isewwu DNA danneggat. I¢-cCelloli staminali tad-demm modifikati kellhom
jinghataw lura lill-pazjent permezz ta’ infuzjoni u kienu mistennija li jivvjaggaw lejn il-mudullun u
jaghmlu celloli tad-demm f’sahhithom.

X'dokumentazzjoni pprezentat il-kumpanija biex tappoggja I-applikazzjoni
taghha?

Il-kumpanija pprezentat data minn 3 studji li involvew 14-il tifel u tifla minn sena sa seba’ snin
b’anemija Fanconi tat-tip A. L-istudji ma gabblux lil Fanskya ma’ medic¢ina ohra jew placebo
(trattament fint). Il-kejl ewlieni tal-effikac¢ja kien jinkludi tliet eziti differenti: ir-restawr ta’ produzzjoni
ta’ celloli tad-demm b’sahhithom fil-mudullun, il-korrezzjoni ta’ anormalitajiet genetici f'celloli tad-
demm li ji¢¢irkolaw u I-kisba ta’ livelli normali ta’ celloli tad-demm differenti wara li jinghata Fanskya.

Sa fejn kienet waslet I-evalwazzjoni tal-applikazzjoni qabel ma din giet
irtirata?

L-applikazzjoni giet irtirata wara li I-Agenzija Ewropea ghall-Medicini kienet evalwat I-informazzjoni
mill-kumpanija u hejjiet mistogsijiet ghall-kumpanija. Il-kumpanija ma kinitx wiegbet ghall-ahhar
rawnd ta’ mistogsijiet fiz-zmien tal-irtirar.

X'kienet ir-rakkomandazzjoni tal-Agenzija dak iz-zmien?

Fuq il-bazi tar-revizjoni tad-data, fiz-zmien tal-irtirar, I-Agenzija kellha xi thassib u I-opinjoni provizorja
taghha kienet li Fanskya ma setax jigi awtorizzat ghat-trattament tal-anemija Fanconi tat-tip A.

L-Agenzija kellha thassib dwar is-sigurta potenzjali tal-medicina, peress li r-rizultati li juru kemme-il
kopja tal-gene FANCA jidhlu fic-celloli staminali jkunu disponibbli biss wara t-trattament. Dan huwa
importanti minhabba li I-introduzzjoni ta’ ghadd kbir ta’ kopji tal-geni fi¢c-celloli staminali jista’ jkollha
impatt fuq kif jiffunzjonaw. Peress li r-riskju possibbli li I-gene jbiddel il-funzjonament normali tac¢-
celloli ma setax jigi evalwat b’'mod shih gabel ma I-medic¢ina nghatat lill-pazjent, |1-Agenzija talbet
valutazzjoni tar-riskju komprensiva.

Ghalkemm il-kumpanija wettqget diversi testijiet biex tivvaluta |-kwalita ta’ Fanskya qabel jinghata lill-
pazjenti, I-Agenzija kellha thassib dwar jekk id-data disponibbli kinitx bizzejjed biex tikkonferma i t-
testijiet ipprevedew b’'mod affidabbli s-sigurta u I|-effikaéja tal-medicina. Wahda mill-mizuri ewlenin
uzati biex tigi vverifikata I-kwalita tac-celloli staminali hija I-percentwal ta’ ¢elloli li jgorru markatur
imsejjah CD34. Madankollu, I-Agenzija kellha thassib dwar il-limiti tac-celloli staminali f'Fanskya li
kellhom dan il-markatur.

Minkejja n-nuqqas ta’ data dwar is-sigurta fit-tul, Fanskya deher li kellu profil ta’ sigurta accettabbli.
Madankollu, I-Agenzija kkonkludiet li I-kumpanija ma kinitx uriet b’'mod konvincenti li I-beneficcji ta’
Fanskya huma akbar mir-riskji tieghu. Dan kien principalment minhabba li I-benefi¢cju kliniku tal-
medic¢ina ma kienx gie stabbilit b’'mod car. L-incertezzi fl-istudju ewlieni, bhan-nuqqas ta’ komparatur u
I-eta zghira tal-partecipanti, zammew lill-Agenzija milli tilhaq konkluzjonijiet robusti fiz-zmien tal-irtirar
dwar jekk Fanskya setax jipprevjeni I-falliment tal-mudullun f'eta aktar tard. L-Agenzija kellha wkoll
thassib dwar il-fattibbilta tal-mizuri proposti biex tingabar data komprensiva ta’ wara t-tgeghid fis-suq
biex jigu ssodisfati I-kriterji ghal awtorizzazzjoni kundizzjonali ghat-tqeghid fis-suq.
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Ghalhekk, fiz-zmien tal-irtirar, I-Agenzija kienet tal-opinjoni li I-kumpanija ma kinitx indirizzat
kompletament it-thassib taghha u I-benefi¢¢ji ta’ Fanskya ma setghux jigu stabbiliti.

X'kienu r-ragunijiet moghtija mill-kumpanija ghall-irtirar tal-applikazzjoni?

Fl-ittra li baghtet lill-Agenzija biex tgharrafha bl-irtirar tal-applikazzjoni, il-kumpanija sostniet li
ghalkemm kienet mistennija tindirizza b’'mod sodisfacenti t-thassib imgajjem mill-Agenzija, I-
applikazzjoni giet irtirata biss minhabba ragunijiet kummercjali.

Dan I-irtirar jaffettwa I-pazjenti fi provi klinici?

Il-kumpanija infurmat lill-Agenzija li ma hemm |-ebda konsegwenza ghall-pazjenti li bhalissa huma
ghaddejjin minn provi klini¢i b’Fanskya.

Jekk int jew uliedek tinsabu fi prova klinika u tehtiegu aktar informazzjoni dwar it-trattament tieghek
jew dak ta’ wliedek, kellem lit-tabib tal-prova klinika tieghek.
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https://www.ema.europa.eu/en/documents/withdrawal-letter/withdrawal-letter-fanskya_en.pdf
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