LE TERAPIE AVANZATE IN EUROPA EIN ITALIA

NOME

COMMERCIALE

Glybera® alwpogene
tiparvovec
Imlvaic® talimogene
Y9 laherparepvec

I Frazione cellulare arricchita di

‘ cellule autologhe CD34+
contenente cellule CD34+

Strimvelis® geneticamente modificate con un
vettore retrovirale contenente la
sequenza di cDNA che codifica
per 'ADA umana

Kymriah® tisagenlecleucel

axicabtagene

Yescarta® ciloleucel

uniQure
biopharma
B.V.

Amgen
Europe
B.V.

Orchard
Therapeutics
BV

Novartis
Europharm
Limited

Kite Pharma
EU B.V.

deficit familiare di
lipasi lipoproteica con
gravi o ripetuti attacchi
di pancreatite

melanoma inoperabile
con metastasi regionali
o a distanza (Stadio IlIB,
lIC e IVM1a)

ADA-SCID nei casi di
assenza di donatore
consanguineo

leucemia linfoblastica
acuta a cellule B e
linfoma diffuso a
grandi cellule B

linfoma follicolare
recidivante o
refrattario

linfoma diffuso a grandi
cellule B e linfoma
primitivo del
mediastino a grandi
cellule B refrattari o
recidivanti

linfoma follicolare
recidivante o refrattario

APPROVAZIONE

EUROPEA

ottobre 2012
farmaco orfano

dicembre 2015

maggio 2016
farmaco orfano

agosto 2018
farmaco orfano

maggio 2022

agosto 2018
farmaco orfano

giugno 2022

X

da ottobre 2017

AIC* IN ITALIA

X

da ottobre 2017

Classe C(nn)*
richiesta di rimborso
non sottomessa

Classe H*
luglio 2016

v

Classe H*
agosto 2019

X

v

Classe H*
novembre 2019

X

tabella aggiornata a giugno 2022


https://www.ema.europa.eu/en/documents/public-statement/public-statement-glybera-expiry-marketing-authorisation-european-union_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/imlygic
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/kymriah
https://www.gazzettaufficiale.it/eli/id/2019/08/12/19A05147/SG
https://www.ema.europa.eu/en/documents/public-statement/public-statement-glybera-expiry-marketing-authorisation-european-union_en.pdf
https://www.gazzettaufficiale.it/eli/id/2017/02/10/17A00534/sg
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/yescarta
https://www.gazzettaufficiale.it/atto/serie_generale/caricaDettaglioAtto/originario?atto.dataPubblicazioneGazzetta=2019-11-11&atto.codiceRedazionale=19A06932&elenco30giorni=false
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/strimvelis
http://95.110.157.84/gazzettaufficiale.biz/atti/2016/20160178/16A05546.htm
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/glybera
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/imlygic
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/kymriah
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/yescarta
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/strimvelis
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/1635560/Farmaci_innovativi_2022-29.04.2022.ods
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/847382/2-Elenco_farmaci_innovativi_L1892012_06.06.2019.pdf
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/1635560/Farmaci_innovativi_2022-29.04.2022.ods
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/kymriah
https://www.gilead.com/news-and-press/press-room/press-releases/2022/6/kites-car-t-cell-therapy-yescarta-granted-european-marketing-authorization-for-the-treatment-of-relapsed-or-refractory-follicular-lymphoma

NOME

COMMERCIALE

Luxturna™

Zynteglo®

Zolgensma®

Tecartus™

‘I

\

Libmeldy™

Skysona™

Abecma®

voretigene
neparvovec

Cellule autologhe CD34+
codificanti per il gene
della BA-T87Q globina

ohasemnogene
abeparvovec

brexucabtagene
autoleucel

cellule autologhe
CD34+ che
codificano il
gene ARSA

elivaldogene
autotemcel
(Lenti-D™)

idecabtagene
vicleucel

AZIENDA

Novartis
Europharm
Limited

bluebird
bio B.V.

Novartis Gene
Therapies EU
Limited

Kite Pharma
EU B.V.

Orchard
Therapeutics
BV

bluebird
bio, Inc.

Bristol-Myers

Squibb 7/ Celgene

INDICAZIONE

distrofia retinica
ereditaria

beta talassemia
trasfusione dipendente
senza genotipo (0/p0O
(sopra ai 12 anni)

atrofia muscolare
spinale (SMA) di tipo 1;
oppure di pazienti con
SMA che hanno fino a tre
copie del gene SMN2

linfoma a cellule
mantellari (MCL)
recidivante o refrattario

leucodistrofia
metacromatica

adrenoleucodistrofia
cerebrale precoce con
una mutazione genetica
ABCD1

mieloma multiplo
recidivante o
refrattario

APPROVAZIONE
EUROPEA

novembre 2018
farmaco orfano

maggio 2019
CMA®
farmaco orfano

maggio 2020
CMA®
farmaco orfano

dicembre 2020
CMA®
farmaco orfano

dicembre 2020

farmaco orfano

luglio 2021

agosto 2021

AIC* IN EUROPA

v
v
v
v
v

v

AIC* IN ITALIA

Vv

Classe H*
dicembre 2020

Classe C(nn)
ottobre 2020

Vv

Classe H*
marzo 2021

VU

Classe H*
marzo 2022

VU

Classe H*
marzo 2022

X
X

tabella aggiornata a giugno 2022


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/zolgensma
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/zynteglo
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/tecartus
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/libmeldy
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/libmeldy
https://www.gazzettaufficiale.it/atto/serie_generale/caricaDettaglioAtto/originario?atto.dataPubblicazioneGazzetta=2021-03-13&atto.codiceRedazionale=21A01554&elenco30giorni=false
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/zolgensma
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/zynteglo
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/tecartus
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/1635560/Farmaci_innovativi_2022-29.04.2022.ods
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/961234/Determina_246-2022_Libmeldy.pdf
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/961234/Determina_196-2022_Tecartus.pdf
https://www.gazzettaufficiale.it/atto/serie_generale/caricaDettaglioAtto/originario?atto.dataPubblicazioneGazzetta=2020-10-14&atto.codiceRedazionale=20A05459&elenco30giorni=false
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/skysona
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/abecma
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/abecma
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/skysona
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/1635560/Farmaci_innovativi_2022-29.04.2022.ods
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/1635560/Farmaci_innovativi_2022-29.04.2022.ods
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/luxturna
https://www.gazzettaufficiale.it/atto/serie_generale/caricaDettaglioAtto/originario?atto.dataPubblicazioneGazzetta=2021-01-09&atto.codiceRedazionale=20A07274&elenco30giorni=false
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/luxturna
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/1635560/Farmaci_innovativi_2022-29.04.2022.ods

linfoma diffuso a grandi

l bt . cellule B, linfoma
SO Isocabtagene Bl.'|stol-Myers primitivo del aprile 2022 J X
Yy maraleucel Squibb / Celgene mediastino a grandi
cellule B e linfoma
follicolare
Carvykti™ ciltacabtagene Janssen-Cilag m're(:zi’;‘;::t‘:fb maggio 2022 X
autoleucel International NV refrattario farmaco orfano

[\ [o]\Y] 3 APPROVAZIONE
AZIENDA AIC* IN EUROPA *
COMMERCIALE INDICAZIONE EUROPEA AIC* IN ITALIA
Cellule cartilaginee ) o
autologhe vitali s!ngole ; Le5|9n|
Chondro- caratterizzate espanse TiGenix NV smtomatlch_e a carico X X
Celect® ex vivo ed esprimenti 1GeniX N.V. della cartilagine del ottobre 2009
proteine marker condilo femorale del da novembre 2016 da novembre 2016
specifiche ginocchio
carcinoma della
Dendreon prostata asintomatico o
Provenge® sipuleucel-T UK Ltd lievemente sintomatico ~settembre 2013
metastatico (non ) )
N — da maggio 2015 da maggio 2015
Linfociti T allogenici -
i I geneticamente modificati con un tra.ttam.ent,o ag_gluntwc?
vettore retrovirale codificante per sl @B F{' trapianto ‘_j' agosto 2016
Zalmoxis® una forma troncata del recettore MolMed staminali per neoplasie )
| umano a bassa affinita del fattore maligne ematologiche CMA
‘ di crescita nervoso e la timidina ad alto rischio da ottobre 2019 da ottobre 2019
chinasi del virus herpes simplex |
fistole perianali
. Tak complesse in pazienti marzo 2018
Alofisel® darvadstrocel aiees adulti con malattia di
Pharma A/S Crohn luminale non  farmaco orfano Classe C’
attiva/lievemente attiva settembre 2018

3 tabella aggiornata a giugno 2022


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/alofisel
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/chondrocelect
https://cartilage.org/content/uploads/2016/07/ChondroCelect-termination-letter-HQ.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/alofisel
https://www.gazzettaufficiale.it/eli/id/2018/10/08/18A06269/SG
https://cartilage.org/content/uploads/2016/07/ChondroCelect-termination-letter-HQ.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/provenge
https://www.ema.europa.eu/en/documents/public-statement/public-statement-provenge-withdrawal-marketing-authorisation-european-union_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/public-statement/public-statement-provenge-withdrawal-marketing-authorisation-european-union_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/zalmoxis
https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/h1121.htm
https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/h1121.htm
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/breyanzi
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/breyanzi
https://www.jnj.com/european-commission-grants-conditional-approval-of-carvykti-ciltacabtagene-autoleucel-janssens-first-cell-therapy-for-the-treatment-of-patients-with-relapsed-and-refractory-multiple-myeloma
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/summaries-opinion/carvykti

NOME APPROVAZIONE
s@ COMMERCIALE m INDICAZIONE CUROPEA AIC* IN EUROPA AIC* IN ITALIA

Condrociti  autologhi  vitali

caratterizzati, espansi ex vivo difetti sintomatici a tutto
esprimenti  geni  marker ; dell .
Maci® specifici per i condrocil Vence}lADgnmark ithsif:;?ne pEcO e
seminati su una membrana di
collagene di tipo /Il di P ginocchio da luglio 2018 da luglio 2018
origine suina con marchio CE
R ) deficit di cellule
. I Cellule epiteliali corneali Holost staminali limbari da .
‘ umane autp e 0108 ?m moderato a  grave (BT 2 J
Holoclarg  Zhee e v e TeRPe  iio” g o COMA Ciasso 11
| e vanzate Sr.l. gﬁ.ﬁ; da agenti fisici o farmaco orfano febbraio 2017
Sterodi - dl-condrocit difetti sintomatici della
umant ti ?u oegh cartilagine  articolare
Spherox 'ass<'30|at i @ matrice per CO.DON AG del condilo femorale e luglio 2017 J
(chondrosphere®) impianto  sospesi i della rotula del Classe C(nn)*
solumong |sgton|ca di ginocchio febbraio 2021
cloruro di sodio
LEGENDA
INN: international non-proprietary name
AIC: autorizzazione allimmissione in commercio
CMA: conditional marketing authorisation
Classe C(nn): farmaci non ancora valutati ai fini della rimborsabilita
Classe H: medicinali erogabili a carico del SSN solo in ambito ospedaliero
Classe C: farmaci a carico del cittadino
CPR: Comitato Prezzi e Rimborso
CTS: Commissione Tecnico Scientifica
X : farmaco non in commercio
v/ farmaco in commercio
. richiesta di rimborso in valutazione AIFA
" strategia terapeutica ideata in Italia
.
VU :farmaco con innovativita AIFA
. farmaco con innovativita AIFA scaduta o SSERVATORIO
ERAPIE
(cliccare sul nome del farmaco e sui simboli per visionare i documenti EMA e AIFA) s‘ VANZATE

tabella aggiornata a giugno 2022


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/spherox
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/holoclar
https://www.gazzettaufficiale.it/eli/id/2017/02/24/17A01287/sg
https://www.ema.europa.eu/en/documents/public-statement/public-statement-maci-expiry-marketing-authorisation-european-union_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/public-statement/public-statement-maci-expiry-marketing-authorisation-european-union_en.pdf
https://www.osservatorioterapieavanzate.it/
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/holoclar
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/spherox
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/maci
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/1218894/Esiti_CTS_16-17-18_e_23_settembre_2020_HTA.pdf/a91dae84-fbf6-38bf-5233-4c9e223fc235
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/holoclar
https://www.gazzettaufficiale.it/eli/id/2021/02/22/21A00989/sg
https://www.aifa.gov.it/-/aifa-approva-rimborsabilita-zolgensma-terapia-genica-per-i-bambini-con-sma1
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/holoclar
https://www.aifa.gov.it/-/aifa-approva-rimborsabilita-zolgensma-terapia-genica-per-i-bambini-con-sma1
https://www.aifa.gov.it/farmaci-innovativi

