LE TERAPIE AVANZATE IN EUROPA E IN ITALIA

OSSERVATORIO

A APIA GENICA

SOMMINISTRAZIONE APPROVAZIONE
* *
COMMERCIALE INDICAZIONE E VETTORE AZIENDA EUROPEA AIC* IN EUROPA AIC* IN ITALIA

melanoma inoperabile con in vivo X
. talimogene metastasi regionali o a q .
Imlygic® 9 - 0 virus herpes Amgen dicembre 2015 Classe Cinn)*
laherparepvec distanza (Stadio llIB, llIC e . Europe
IVM1a) simplex richiesta di rimborso

non sottomessa
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. in vi Novartis
voretigene distrofia retinica invivo novembre 2018 J J l/

o i = Europharm
neparvovec ereditaria ik ac!eno Lim?te q farmaco orfano Classe H*
associato dicembre 2020

Luxturna™

tabella aggiornata a settembre 2022


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/imlygic
https://www.gazzettaufficiale.it/eli/id/2017/02/10/17A00534/sg
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/documents/public-statement/public-statement-glybera-expiry-marketing-authorisation-european-union_en.pdf
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/strimvelis
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/847382/2-Elenco_farmaci_innovativi_L1892012_06.06.2019.pdf
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
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/zynteglo
https://www.ema.europa.eu/en/documents/public-statement/public-statement-zynteglo-withdrawal-marketing-authorisation-european-union_en.pdf
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atrofia muscolare spinale

(SMA) di tipo 1; oppure di in vivo
Zolgensma® ongsemnogene pazienti con SMA che hanno virus adeno-
apeparvovec i i .
P fino a tre copie del I

gene SMN2

(]
Novartis Gene - J ./
Therapies EU 99 J
Limited farmaco orfano Classe H*
imite marzo 2021

adrenoleucodistrofia

elivaldogene :
Skysona™ autoterncel cerebrale  precoce exvivo
con una mutazione nel lentivirus
(Lenti-D™) gene ABCD1

bluebird
bio

X

da novembre 2021

luglio 2021

X

in vivo
BN valoctocogene emofilia A grave (carenza e
octavian roxaparvovec congenita di Fattore VIII) .
associato
2

BioMarin
International
Limited

agosto 2022
farmaco orfano

X

tabella aggiornata a settembre 2022


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/zolgensma
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.aifa.gov.it/documents/20142/1635560/Farmaci_innovativi_2022-29.04.2022.ods
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/libmeldy
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/libmeldy
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/961234/Determina_246-2022_Libmeldy.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/skysona
https://www.ema.europa.eu/en/documents/public-statement/public-statement-skysona-withdrawal-marketing-authorisation-european-union_.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/upstaza
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/upstaza
https://investors.biomarin.com/2022-08-24-First-Gene-Therapy-for-Adults-with-Severe-Hemophilia-A,-BioMarins-ROCTAVIAN-TM-valoctocogene-roxaparvovec-,-Approved-by-European-Commission-EC
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Kymriah® tisagenlecleucel
Yescarta® axm;abtagene
ciloleucel
Tecartus™ brexucabtagene
autoleucel
Abecma® |de§abtagene
vicleucel

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

linfoma a cellule mantellari
recidivante o refrattario

mieloma multiplo
recidivante o refrattario

. Novartis
ex vivo
lentivirus Europharm
Limited
ex vivo Kite Pharma
retrovirus EU
ex vivo Kite Pharma
retrovirus EU
ex vivo Bristol-Myers
lentivirus Squibb / Celgene
3

agosto 2018
farmaco orfano

maggio 2022

agosto 2018
farmaco orfano

giugno 2022

dicembre 2020
farmaco orfano

agosto 2021

tabella aggiornata a settembre 2022

v

Classe H*
agosto 2019

X

v

Classe H*
novembre 2019

X

v

Classe H*
marzo 2022

X


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/medicines/human/EPAR/kymriah
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.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/yescarta
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/1635560/Farmaci_innovativi_2022-29.04.2022.ods
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/yescarta
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/tecartus
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/tecartus
https://www.aifa.gov.it/documents/20142/961234/Determina_196-2022_Tecartus.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/abecma
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/abecma
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linfoma diffuso a grandi
cellule B, linfoma primitivo

Breyanzi® leezibiegeie del mediastino a grandi ex YIYO BTIStOL_ Myers aprile 2022 X
maraleucel cellule B e linfoma lentivirus Squibb / Celgene
follicolare
c KEi™ ciltacabtagene mieloma multiplo ex vivo Janssen-Cilag maggio 2022
SNy autoleucel recidivante o refrattario lentivirus International farmaco orfano
4

tabella aggiornata a settembre 2022


https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/breyanzi
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/breyanzi
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/EPAR/carvykti
https://www.ema.europa.eu/en/medicines/human/summaries-opinion/carvykti

COMMERCIALE

Provenge®

OSSERVATORIO

INDICAZIONE

carcinoma della prostata

sipuleucel—T asintomatico o lievemente

viscerale)

Dendreon
sintomatico metastatico (non

CELLULARE

APPROVAZIONE

AEENEE EUROPEA

AIC* IN EUROPA AIC* IN ITALIA

X

da maggio 2015

X

da maggio 2015

UK settembre 2013

Alofisel®

darvadstrocel

fistole perianali complesse
(preparato di cellule staminali in  pazienti adulti con
mesenchimali adulte umane malattia di Crohn luminale
allogeniche espanse, estratte non attiva/lievemente attiva
da tessuto adiposo)

Takeda marzo 2018 J J
Pharma farmaco orfano Classe C’
settembre 2018

tabella aggiornata a settembre 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
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COMMERCIALE

I Cellule epiteliali corneali umane

"Holoclar® autologhe espanse ex vivo e
contenenti cellule staminali

INDICAZIONE

deficit di cellule
staminali Llimbari da
moderato a  grave,
causato da  ustioni
oculari da agenti fisici o
chimici

A TESSUTALE

APPROVAZIONE
* *
AZIENDA EUROPEA AIC* IN EUROPA AIC* IN ITALIA

Holostem febbraio 2015 \/ \/

Terapie
P farmaco orfano Classe H*
Avanzate febbraio 2017

LEGENDA

INN: international non-proprietary name
AIC: autorizzazione allimmissione in commercio

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

(cliccare sul nome del farmaco e sui simboli per visionare i documenti EMA e AIFA e i comunicati stampa)

X : farmaco non in commercio
. farmaco in commercio
/" richiesta di rimborso in valutazione AIFA

-
-

. strategia terapeutica ideata in Italia

. farmaco con innovativita AIFA
. farmaco con innovativita AIFA scaduta

o @me

tabella aggiornata a settembre 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/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.gazzettaufficiale.it/eli/id/2021/11/26/21A06893/sg
https://www.ema.europa.eu/en/documents/public-statement/public-statement-maci-expiry-marketing-authorisation-european-union_en.pdf
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.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

