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Wycofanie wniosku o dopuszczenie do obrotu dotyczgcego
produktu Fanskya (mozafankogen autotemcel)

Firma Rocket Pharmaceuticals B.V. wycofata swéj wniosek o pozwolenie na dopuszczenie do obrotu
produktu Fanskya ze wskazaniem do leczenia niedokrwistosci Fanconiego typu A, choroby dziedzicznej,
ktéra wptywa na szpik kostny — ggbczastg tkanke wewnatrz duzych kosci, w ktérej wytwarzane sg
komoérki krwi.

Firma wycofata wniosek 11 sierpnia 2025 r.

Co to jest produkt Fanskya i w jakim celu miat by¢ stosowany?

Produkt Fanskya zostat opracowany jako lek do stosowania u dzieci w wieku od 1 do 18 lat w leczeniu
niedokrwistosci Fanconiego typu A.

W przebiegu niedokrwistosci Fanconiego typu A szpik kostny stopniowo traci zdolnos¢ wytwarzania
wystarczajgcej liczby zdrowych krwinek, co prowadzi do chordb krwi, takich jak niedokrwistos¢ (niskie
miano krwinek czerwonych), oraz zwiekszonego ryzyka zakazen i krwawien. Osoby z tg chorobg sg
rowniez bardziej narazone na rozwdj niektérych rodzajéow nowotworodw, takich jak biataczka (nowotwor
krwinek biatych), i mogg wystepowac u nich zaburzenia czynnosci okreslonych narzadéw, np. nerek

i serca. Istnieje kilka réznych podtypdéw niedokrwistosci Fanconiego; typ A jest najczestszy i jest
spowodowany mutacjami (zmianami) w genie FANCA.

Substancjg czynng zawartg w produkcie Fanskya jest. mozafankogen autotemcel. Produkt
Fanskya miat by¢ podawany w pojedynczym wlewie (kropléwce) do zyty.

W dniu 17 grudnia 2010 r. produkt Fanskya uznano za lek sierocy (lek stosowany w rzadkich
chorobach) w leczeniu niedokrwistosci Fanconiego typu A. Wiecej informacji na temat uznania za lek
sierocy mozna znalez¢ na stronie internetowej Agencji: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-10-822.
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Jak dziata produkt Fanskya?

Niedokrwisto$¢ Fanconiego typu A jest spowodowana mutacjami w genie FANCA, ktory zawiera
instrukcje dotyczace wytwarzania biatka pomagajacego w naprawie uszkodzonego DNA, szczegdlnie
w komadrkach, ktére czesto sie dzielg, takich jak komorki szpiku kostnego.

Substancja czynna zawarta w produkcie Fanskya, mozafankogen autotemcel, miata by¢
przygotowywana przy uzyciu wiasnych komoérek macierzystych krwi pacjenta (komorek, z ktorych
mogg rozwijac sie rdznego typu krwinki). Takie komérki miaty by¢é modyfikowane w laboratorium za
pomocg wirusa. Wirusa zmodyfikowano tak, by nie mogt rozprzestrzenia¢ sie w organizmie, ale mogt
dostarcza¢ kopie prawidtowego genu FANCA do komédrek macierzystych krwi, co umozliwitoby im
naprawe uszkodzonego DNA. Zmodyfikowane komérki macierzyste krwi miaty by¢ podane pacjentowi
we wlewie, po czym miaty przemieszczac sie do szpiku kostnego i wytwarza¢ zdrowe krwinki.

Jaka dokumentacje przedstawita firma na poparcie wniosku?

Firma przedstawita dane z 3 badan z udziatem 14 dzieci w wieku od 1 do 7 lat z niedokrwistoscig
Fanconiego typu A. Badania nie poréwnywaty produktu Fanskya z innym lekiem ani z placebo
(leczeniem pozorowanym). Gtéwnym kryterium oceny skutecznosci byty trzy rézne wskazniki:
przywrocenie wytwarzania prawidtowych krwinek w szpiku kostnym, wyréwnanie zaburzen
genetycznych w krazacych krwinkach oraz osiggniecie prawidtowego miana réznych krwinek po
podaniu produktu Fanskya.

Na jakim etapie znajdowata sie ocena w momencie wycofania wniosku?

Whniosek wycofano po przeprowadzeniu przez Europejska Agencje Lekow oceny informacji
przedtozonych przez firme i sformutowaniu pytan do firmy. Firma wycofata wniosek przed udzieleniem
odpowiedzi na ostatnig serie pytan.

Jakie zalecenia wydata wowczas Agencja?

W momencie wycofania wniosku Agencja zgtosita pewne zastrzezenia na podstawie przegladu danych
i wstepna opinia wskazywata, ze produkt Fanskya nie moze by¢ zatwierdzony w leczeniu
niedokrwistosci Fanconiego typu A.

Agencja miata watpliwosci co do potencjalnego bezpieczenstwa stosowania leku, poniewaz wyniki
pokazujace, ile kopii genu FANCA przedostaje sie do komoérek macierzystych, mozna uzyska¢ dopiero
po podaniu leku. Jest to wazne, gdyz wprowadzenie duzej liczby kopii genu do komdrek macierzystych
moze wptywac na ich funkcjonowanie. Poniewaz przed podaniem pacjentowi leku nie mozna byto

w petni oceni¢ ewentualnego ryzyka zmiany prawidtowego funkcjonowania komdrek przez gen, Agencja
poprosita o wyczerpujacq ocene ryzyka.

Chociaz firma przeprowadzita kilka badan w celu oceny jakosci produktu Fanskya przed jego podaniem
pacjentom, Agencja wyrazita obawy, czy dostepne dane byty wystarczajace, aby potwierdzi¢, ze
badania wiarygodnie przewidywaty bezpieczenstwo stosowania i skutecznosc¢ leku. Jedng z kluczowych
miar wykorzystywanych do kontroli jakosci komoérek macierzystych jest odsetek komoérek
posiadajacych marker o nazwie CD34. Agencja miata jednak zastrzezenia do progowych mian komoérek
macierzystych w produktu Fanskya posiadajacych ten marker.

Pomimo braku dtugoterminowych danych dotyczacych bezpieczenstwa stosowania produktu Fanskya
wydawat sie on miec akceptowalny profil bezpieczenstwa. Agencja stwierdzita jednak, ze firma nie
wykazata w sposdb przekonujacy, ze korzysci ze stosowania produktu Fanskya przewyzszajg ryzyko.
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Wynikato to gtdwnie z faktu, ze nie ustalono jednoznacznie korzysci klinicznych ze stosowania leku.
Niepewnosci dotyczace badania gtdwnego, np. brak komparatora i mtody wiek uczestnikow,

w momencie wycofania wniosku uniemozliwity Agencji wyciggniecie jednoznacznych wnioskéw na
temat tego, czy produkt Fanskya mdgt zapobiegac niewydolnosci szpiku kostnego w pdzniejszym
wieku. Agencja wyrazita rdwniez watpliwosci co do wykonalnosci proponowanych $rodkéw majacych na
celu gromadzenie kompleksowych danych po wprowadzeniu do obrotu, aby spetni¢ kryteria
warunkowego pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

Dlatego tez w momencie wycofania wniosku zdaniem Agencji firma nie wyjasnita w petni zastrzezen
i nie mozna byto okresli¢ korzysci ze stosowania produktu Fanskya.

Jakie przyczyny wycofania wniosku podata firma?

W swoim pismie powiadamiajacym Agencje o wycofaniu wniosku firma oswiadczylta, ze
oczekuje zadowalajgcego ustosunkowania sie do zastrzezen podniesionych przez Agencje, a wniosek
zostat wycofany wytacznie z powoddw biznesowych.

Jakie sa skutki wycofania dla pacjentéw uczestniczacych w badaniach
klinicznych?

Firma powiadomita Agencje, ze nie ma zadnych skutkow dla pacjentéw biorgcych udziat w badaniach
klinicznych z uzyciem produktu Fanskya.

W przypadku uczestnictwa w badaniach klinicznych i potrzeby uzyskania doktadniejszych informacji
o leczeniu nalezy skontaktowac sie z lekarzem prowadzacym badanie kliniczne.
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