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Aterkallande av ansdkan om godk&nnande for forsaljning
av Fanskya (mozafankogen autotemcel)

Rocket Pharmaceuticals B.V. aterkallade sin ansékan om godkénnande fér férsiljning fér Fanskya, som
tagits fram for att behandla Fanconis anemi typ A, en &rftlig sjukdom som p&verkar benmargen (den
svampaktiga vavnaden inuti de stora skelettbenen, dar blodkroppar bildas).

Féretaget aterkallade sin ansékan den 11 augusti 2025.

Vad ar Fanskya och vad skulle det anvdndas for?

Fanskya togs fram som ett lakemedel fér behandling av Fanconis anemi typ A hos barn och ungdomar i
aldern 1-18 3r.

Vid Fanconis anemi typ A forlorar benmérgen gradvis sin formaga att producera tillrackligt med friska
blodkroppar, vilket leder till blodsjukdomar som anemi (laga nivaer av réda blodkroppar) och medfér
en 6kad risk for infektioner och blédningar. Personer med sjukdomen l&per ocksd storre risk att
utveckla vissa typer av cancer, sdsom leukemi (cancer i de vita blodkropparna). De kan &ven 3
problem med organ som njurar och hjarta. Det finns flera olika typer av Fanconis anemi. Typ A ar den
vanligaste och orsakas av mutationer (férandringar) i FANCA-genen.

Fanskya innehaller den aktiva substansen mozafankogen autotemcel och var tankt att ges som en
engangsinfusion (dropp) i en ven.

Den 17 december 2010 klassificerades Fanskya som ett sarldkemedel (ett lakemedel som anvands vid
sdllsynta sjukdomar) for behandling av Fanconis anemi typ A. Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns pd EMA:s webbplats: ema.europa.eu/medicines/human/orphan-designations/eu-3-
10-822.

Hur verkar Fanskya?

Fanconis anemi typ A orsakas av mutationer i FANCA-genen, som innehaller instruktioner for att bilda
ett protein som hjalper till att reparera skadat DNA, sarskilt i celler som ofta delar sig, sdsom dem i
benmargen.
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Den aktiva substansen i Fanskya, mozafankogen autotemcel, skulle beredas med hjadlp av patientens
egna blodstamceller (celler som kan utvecklas till olika typer av blodkroppar). Dessa skulle sedan
modifieras i ett laboratorium med hjélp av ett virus. I denna process skulle viruset dndras s& att det
inte kunde spridas i kroppen men daremot kunde leverera en frisk kopia av FANCA-genen till
blodstamcellerna, s3 att dessa fick tillbaka sin formaga att reparera skadat DNA. De modifierade
blodstamcellerna skulle féras tillbaka till patienten genom infusion och férvdntades darefter
transporteras till benmargen och bilda friska blodkroppar.

Vad har foretaget lamnat in som stod for sin ansékan?

Foretaget lamnade in data fran tre studier som omfattade 14 barn i aldern 1-7 8r med Fanconis anemi
typ A. I studierna jamférdes inte Fanskya med ndgot annat lakemedel eller placebo (overksam
behandling). Huvudeffektmattet omfattade tre olika utfall: aterupprattande av en normal
blodcellsproduktion i benmargen, korrigering av genetiska avvikelser i cirkulerande blodkroppar och
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uppnaende av normala nivaer av olika blodkroppar efter behandling med Fanskya.

Hur langt hade utviarderingen kommit nar ansdkan drogs tillbaka?

AnsoOkan drogs tillbaka efter att Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) hade utvarderat
informationen fran féretaget och sammanstéllt fragor till féretaget. Vid tidpunkten for aterkallandet
hade féretaget annu inte besvarat den sista omgangen fragor.

Vad rekommenderade EMA vid den tidpunkten?

Efter genomgang av de inlamnade uppgifterna hyste myndigheten vid tidpunkten for dterkallandet
vissa beténkligheter och ansdg preliminért att Fanskya inte skulle ha kunnat godkannas fér behandling
av Fanconis anemi typ A.

EMA hyste betankligheter om lakemedlets potentiella sékerhet, eftersom resultaten som visar hur
manga kopior av FANCA-genen som tagit sig in i stamcellerna endast finns tillgangliga efter
behandlingen. Detta ar viktigt eftersom inférandet av ett stort antal genkopior i stamcellerna kan
paverka deras funktion. Eftersom den méjliga risken for att genen férandrar cellernas normala funktion
inte kan utvarderas fullt ut innan lakemedlet ges till patienten begarde EMA en omfattande
riskbedémning.

Aven om fdretaget genomférde flera tester for att bedéma Fanskyas kvalitet innan det ges till
patienterna, hyste EMA betdnkligheter om huruvida de tillgangliga uppgifterna var tillrackliga for att
bekréfta att testerna pa ett tillforlitligt satt beddmde ldkemedlets sakerhet och effekt. Ett av
huvudmatten som anvéands fér att kontrollera stamcellernas kvalitet &r andelen celler som innehaller
markdren CD34. EMA hyste dock betankligheter om gransvéardena fér de stamceller som hade denna
markdr i Fanskya.

Trots bristen pd data om lakemedlets I&ngsiktiga sékerhet verkade Fanskya ha en godtagbar
sakerhetsprofil. EMA drog dock slutsatsen att féretaget inte pd ett dvertygande satt hade visat att
fordelarna med Fanskya uppvéger riskerna. Denna slutsats grundade sig framst pa att lakemedlets
kliniska nytta inte befanns vara tydligt faststalld. Osakerhetsfaktorer i huvudstudien, sdsom
avsaknaden av jamforelseldkemedel och deltagarnas |8ga alder, medférde att EMA vid tidpunkten for
dterkallandet inte kunde dra robusta slutsatser om huruvida Fanskya kunde ha férhindrat
benmaérgssvikt hos dldre barn &n dem som deltog i testerna. EMA hyste ocksa beténkligheter om
genomférbarheten av de féreslagna atgérderna i syfte att samla in omfattande uppgifter efter
utslappandet pa marknaden for att uppfylla kriterierna for ett villkorligt godkénnande for forsaljning.
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Vid tidpunkten fér aterkallandet ans3g darfér EMA att féretaget inte hade bemétt dess betankligheter
till fullo och att nyttan med Fanskya inte kunde pavisas.

Vilka skadl angav foretaget till att dra tillbaka sin ansé6kan?

I skrivelsen till EMA om att ansokan aterkallas uppgav féretaget att &ven om det férvantades beméta
myndighetens beténkligheter pa ett tillfredsstallande satt, drogs ansdkan tillbaka enbart av
affarsmassiga skal.

Paverkar detta dterkallande patienter som deltar i kliniska provningar?

Foretaget informerade EMA om att dterkallandet inte far ndgra féljder for patienter som deltar i kliniska
prévningar med Fanskya.

Om du eller ditt barn deltar i en klinisk prévning och behéver mer information om din eller ditt barns
behandling bér du kontakta ldkaren i den kliniska prévningen.
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