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Stiahnutie Ziadosti o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Fanskya (mozafankogén autotemcel)

Spolo¢nost Rocket Pharmaceuticals B.V. stiahla svoju ziadost o povolenie na uvedenie na trh pre liek
Fanskya na lieCbu Fanconiho anémie typu A, dedi¢ného ochorenia, ktoré postihuje kostnu dren,
hubovité tkanivo vo vnutri velkych kosti, kde sa tvoria krvinky.

Spoloénost svoju ziadost stiahla 11. augusta 2025.

€o je liek Fanskya a aké bolo jeho predpokladané pouzitie?

Liek Fanskya bol vyvinuty ako liek, ktory sa méa pouzivat u deti vo veku od 1 do 18 rokov na lie¢bu
Fanconiho anémie typu A.

Pri Fanconiho anémii typu A kostna drefi postupne stréca schopnost vytvarat dostatok zdravych
krviniek, ¢o vedie k porucham krvi, ako je napriklad anémia (nizka hladina ¢ervenych krviniek) a
zvysené riziko infekcii a krvacania. Ludia s tymto ochorenim maju tiez vyssie riziko vzniku urcitych
typov rakoviny, napriklad leukémie (rakoviny bielych krviniek), a mdzu mat problémy s orgdnmi, ako
su napriklad obli¢ky a srdce. Existuje niekolko réznych podtypov Fanconiho anémie, pricom typ A je
najcastejsi a je spésobeny mutaciami (zmenami) v géne FANCA .

Liek Fanskya obsahuje lie¢ivo mozafankogén autotemcel a mal sa podavat vo forme jednej infGzie (na
kvapkanie) do Zily.

Liek Fanskya bol drfia 17. decembra 2010 oznaceny ako liek na zriedkavé choroby (liek, ktory sa
pouziva pri zriedkavych chorobach) na liecbu Fanconiho anémie typu A. Viac informacii o oznacovani
liekov ako lieky na zriedkavé choroby sa nachadza na webovej stranke agentury:
ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-10-822.

Akym sposobom liek Fanskya ucinkuje?

Fanconiho anémia typu A je sp6sobena mutaciami v géne FANCA , ktory poskytuje pokyny na tvorbu
proteinu, ktory pomaha opravovat poskoden( DNA, najméa v bunkach, ktoré sa ¢asto delia, ako
napriklad v kostnej dreni.
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LieCivo lieku Fanskya, mozafankogén autotemcel, sa malo pripravit pomocou vlastnych krvnych
kmeriovych buniek pacienta (bunky, ktoré sa mézu vyvinut na rézne typy krviniek). Tie sa potom mali
upravit v laboratériu pomocou virusu. Virus je zmeneny tak, aby sa nemohol $irit v tele, ale moéze
dodat zdrav( képiu génu FANCA do krvnych kmerfovych buniek, ¢o im umozni opravit poSkodend DNA.
Upravené krvné kmerfiové bunky sa mali podat spat pacientovi infiziou a mali putovat do kostnej drene
a vytvorit zdravé krvinky.

Akou dokumentaciou podlozila spolo¢nost svoju Ziadost?

Spolo¢nost predlozila idaje z 3 $tudii, na ktorych sa zudastnilo 14 deti vo veku od 1 do 7 rokov

s Fanconiho anémiou typu A. V studiach sa neporovnaval liek Fanskya s inym liekom ani s placebom
(zdanlivym liekom). Hlavné meradlo Ucinnosti zahfmalo tri r6zne vysledky: obnovenie tvorby zdravych
krviniek v kostnej dreni, korekciu genetickych abnormalit v cirkulujucich krvinkach a dosiahnutie
normalnych hladin roznych krviniek po podani lieku Fanskya.

V akej faze hodnotenia bola Ziadost v €ase stiahnutia?

Ziadost bola stiahnutd potom, ako Eurépska agentura pre lieky vyhodnotila informécie od spolo¢nosti
a sformulovala otadzky pre spoloénost. Spoloénost v ¢ase stiahnutia Ziadosti eSte neodpovedala na
poslednu sériu otazok.

Aké bolo v tom case odporicanie agentary?

Na zaklade preskimania Udajov mala agentura v Case stiahnutia Ziadosti urcité vyhrady a dospela
k predbeznému stanovisku, ze liek Fanskya nemdze byt povoleny na lie¢bu Fanconiho anémie typu A.

Agentlra mala vyhrady tykajlce sa potencialnej bezpecnosti lieku, pretoze vysledky, ktoré ukazuju,
kolko képii génu FANCA sa dostalo do kmenovych buniek, st k dispozicii az po lieCbe. Je to dolezité,
pretoze zavedenie velkého poctu képii génu do kmenovych buniek mbze ovplyvnit ich fungovanie.
Ked%e mozné riziko, ze gén zmeni normalne fungovanie buniek nebolo mozné Uplne vyhodnotit pred
podanim lieku pacientovi, agentlra poziadala o komplexné posudenie rizika.

Hoci spolo¢nost vykonala niekolko testov na posidenie kvality lieku Fanskya pred jeho podanim
pacientom, agentlura mala vyhrady tykajuceho sa toho, i boli dostupné Gdaje dostato¢né na
potvrdenie, Ze testy spolahlivo predpovedali bezpeénost a G&innost lieku. Jednym z kltiéovych
ukazovatelov pouzivanych na kontrolu kvality kmenovych buniek je percento buniek, ktoré nesu
marker CD34. Agentura vSak mala vyhrady tykajlice sa prahovych hodn6t kmernovych buniek v lieku
Fanskya, ktoré mali tento marker.

Napriek nedostatku Udajov o dlhodobej bezpecnosti sa zda, ze liek Fanskya ma prijatelny bezpecnostny
profil. Agentlra vSak dospela k zdveru, Ze spolo¢nost presveddivo nepreukdzala, Ze prinosy lieku
Fanskya prevysuju jeho rizikd. Dovodom bol najma fakt, ze klinicky prinos lieku nebol jasne stanoveny.
Nejasnosti v hlavnej studii, napriklad chybajuci komparator a nizky vek Gcastnikov, zabranili agentare
v Case stiahnutia Ziadosti dospiet k spolahlivym zdverom o tom, ¢i liek Fanskya mohol zabranit
zlyhaniu kostnej drene v neskorSom veku. Agentlra mala tiez vyhrady tykajlce sa uskutocnitelnosti
navrhovanych opatreni na zber komplexnych Udajov po uvedeni na trh, aby sa splnili kritéria pre
podmienec¢né povolenie na uvedenie na trh.

Agentura preto v ¢ase stiahnutia Ziadosti zastdvala nazor, Zze spolo¢nost Uplne nevyriesila jej vyhrady
a ze prinos lieku Fanskya nemoéze byt stanoveny.
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Aké doévody na stiahnutie Ziadosti uviedla spoloénost?

Vo svojom liste oznamujicom agentlre stiahnutie Ziadosti spolo¢nost uviedla, ze hoci ocakavala, ze
uspokojivo vyriesi vyhrady, ktoré vzniesla agentira, Ziadost bola stiahnuté vylu¢ne z obchodnych
dévodov.

Aké su dosledky stiahnutia Ziadosti pre pacientov, ktori sa zGicastiuja na
klinickych skasaniach?

Spoloénost informovala agenttru, Ze pre pacientov pouzivajlcich liek Fanskya, ktori sa v sti¢asnosti
zucastriuju na klinickych skisaniach, nevyplyvaju ziadne dosledky.

Ak sa vy alebo vase dieta zUcastriujete na klinickom skisani a potrebujete viac informacii o svojej
lie¢be alebo o lie¢be svojho dietata, obratte sa na lekara zapojeného do klinického skusania.
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