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Retragerea cererii de autorizare de punere pe piata
pentru Fanskya (mozafancogen autotemcel)

Rocket Pharmaceuticals B.V. si-a retras cererea de autorizare de punere pe piata pentru Fanskya
pentru tratamentul anemiei Fanconi de tip A, o afectiune ereditara care afecteazd maduva, tesutul
spongios din interiorul oaselor mari, unde se produc celulele sangvine.

Compania si-a retras cererea la 11 august 2025.

Ce este Fanskya si pentru ce ar fi trebuit sa se utilizeze?

Fanskya a fost elaborat ca medicament care sa fie utilizat la copii si adolescenti cu varsta cuprinsa
intre 1 si 18 ani pentru tratamentul anemiei Fanconi de tip A.

In anemia Fanconi de tip A, m&duva isi pierde treptat capacitatea de a produce suficiente celule
sangvine sanatoase, ceea ce duce la tulburari hematologice precum anemia (numar mic de globule
rosii) si la un risc crescut de infectii si sdngerari. Persoanele cu aceasta afectiune au si un risc mai
mare de anumite tipuri de cancer, de exemplu leucemie (cancerul globulelor albe), si pot avea
probleme care afecteaza organe precum rinichii si inima. Exista mai multe subtipuri diferite de anemie
Fanconi; tipul A este cel mai frecvent si este cauzat de mutatii (modificari) ale genei FANCA.

Fanskya contine substanta activa mozafancogen autotemcel si urma sa fie administrat sub forma de
perfuzie intravenoasa (picurare in venad) unica.

Fanskya a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament folosit in bolile rare) la

17 decembrie 2010 pentru anemia Fanconi de tip A. Informatii suplimentare privind desemnarea ca
medicament orfan sunt disponibile pe site-ul agentiei: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-
designations/eu-3-10-822.

Cum actioneaza Fanskya?

Anemia Fanconi de tip A este cauzata de mutatii ale genei FANCA, responsabila pentru furnizarea
instructiunilor pentru producerea unei proteine care ajuta la repararea ADN-ului deteriorat, in special in
celulele care se divid rapid, cum sunt cele din maduva.
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Substanta activa din Fanskya, mozafancogen autotemcel, urma sa fie preparata utilizand celulele stem
(celule care se pot diferentia in diferite tipuri de celule sangvine) din sangele pacientului. Acestea vor fi
apoi modificate intr-un laborator cu ajutorul unui virus. Virusul este modificat astfel incat nu se poate
raspandi in organism, dar poate elibera o copie sdanatoasa a genei FANCA in celulele stem sangvine,
permitandu-le sa repare ADN-ul deteriorat. Celulele stem sangvine modificate urmau sa fie
readministrate pacientului prin perfuzie si trebuiau sa ajunga la maduva si sa produca globule sanguine
sanatoase.

Ce documentatie a prezentat compania in sprijinul cererii sale?

Compania a prezentat date din 3 studii care au cuprins 14 copii si adolescenti cu vérsta intre 1 si 7 ani
cu anemie Fanconi de tip A. Studiile nu au comparat Fanskya cu alt medicament sau cu placebo (un
preparat inactiv). Principalul indicator al eficacitatii a cuprins trei rezultate diferite: refacerea productiei
de celule sangvine sanatoase in maduva osoasad, corectarea anomaliilor genetice din celulele sangvine
circulante si atingerea nivelurilor normale ale diferitelor celule sangvine dupa administrarea Fanskya.

In ce stadiu se afla evaluarea in momentul retragerii cererii?

Cererea a fost retrasa dupa ce Agentia Europeana pentru Medicamente evaluase informatiile
prezentate de companie si formulase intrebari pentru aceasta. In momentul retragerii cererii, compania
nu raspunsese inca la ultima runda de intrebari.

Care a fost recomandarea agentiei in momentul respectiv?

Pe baza analizarii datelor, Tn momentul retragerii cererii, agentia avea unele motive de ingrijorare si a
dat un aviz provizoriu potrivit caruia Fanskya nu putea fi aprobat pentru tratamentul anemiei Fanconi
de tip A.

Agentia avea motive de ingrijorare cu privire la siguranta potentiala a medicamentului, deoarece
rezultatele care arata cate copii ale genei FANCA patrund in celulele stem sunt disponibile numai dupa
tratament. Acest lucru este important, deoarece introducerea unui numar mare de copii ale genelor in
celulele stem poate influenta modul in care acestea functioneaza. Intrucat riscul posibil ca gena s3
modifice functionarea normala a celulelor nu a putut fi evaluat pe deplin inainte ca medicamentul sa fi
fost administrat pacientului, agentia a solicitat o evaluare cuprinzatoare a riscurilor.

Desi compania a efectuat mai multe teste pentru a evalua calitatea Fanskya Tnainte ca acesta sa fie
administrat pacientilor, agentia avea motive de ingrijorare cu privire la masura in care datele
disponibile erau suficiente pentru a confirma ca testele au anticipat in mod fiabil siguranta si
eficacitatea medicamentului. Unul dintre indicatorii-cheie utilizati pentru verificarea calitatii celulelor
stem este procentul de celule care contin un marker numit CD34. Cu toate acestea, agentia avea
motive de ingrijorare cu privire la pragurile de celule stem din Fanskya care aveau acest marker.

In pofida lipsei de date privind siguranta pe termen lung, Fanskya parea sa aiba un profil de siguranta
acceptabil. Agentia a concluzionat insa cad compania nu a demonstrat in mod convingator ca beneficiile
Fanskya sunt mai mari decéat riscurile asociate. Principalul motiv a fost ca beneficiul clinic al
medicamentului nu a fost stabilit in mod clar. Incertitudinile din studiul principal, de exemplu lipsa unui
comparator si varsta mica a participantilor, au impiedicat agentia sa ajunga la concluzii solide la
momentul retragerii cu privire la posibilitatea ca Fanskya sa fi prevenit insuficienta maduvei osoase la
o varsta mai avansata. Agentia si-a exprimat, de asemenea, ingrijorarea cu privire la fezabilitatea
masurilor propuse de culegere a unor date cuprinzatoare dupa punerea pe piata pentru a indeplini
criteriile pentru o autorizatie de punere pe piata conditionata.
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Prin urmare, la momentul retragerii cererii, in opinia agentiei, compania nu solutionase pe deplin
motivele sale de ingrijorare, iar beneficiul Fanskya nu fusese demonstrat.

Care au fost motivele invocate de companie pentru retragerea cererii?

In scrisoarea prin care compania instiinteaza agentia cu privire la retragerea cererii, compania a
declarat ca, desi se preconizeaza ca va solutiona in mod satisfacator motivele de ingrijorare exprimate
de agentie, cererea a fost retrasa doar din motive comerciale.

Retragerea acestei cereri afecteaza pacientii din studii clinice?

Compania a informat agentia ca nu exista consecinte pentru pacientii aflati in studii clinice cu Fanskya.

Daca dumneavoastra sau copilul dumneavoastra sunteti intr-un studiu clinic interventional si aveti
nevoie de mai multe informatii cu privire la tratamentul dumneavoastra sau al copilului, discutati cu
medicul din studiul clinic.
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