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Terapie avanzate: un nuovo modello di gestione per arrivare velocemente al letto
del paziente, continua I'alleanza tra ISS e ASSOBIOTEC-Federchimica

Le 14 Terapie Avanzate approvate da EMA

Fonte IV Report ATMP Forum (aggiornamento 31/08/2021)

Riparazione di singole lesioni sintomatiche a carico della cartilagine

ChondroCelect 05/102009 "GP del condilo femorale del ginocchio (grado Iil o IV,
International Cartilage Repair Society [ICRS]) negli adult.
uniQure Defict famiiare di lipasi lipoproteica (Lipoprotein lipase
Glybera 25/10/2012  biopharma deficiency, LPLD) & con gravi o ripetuti attacchi di pancreatite
BV nonostante |a dieta a ridotto contenuto di grassi.
Vericel Riparazione di difetti sintomatici a tutto spessore della cartlagine
Maci 27/06/2013 Denmark del ginocchio (grado il e IV della scala Outerbridge modificata)
ApS di 3-20 oy’ in pazient aduki con scheletro maturo.
- Trattamento del carcinoma asintomatico o lievemente
06/09 detl SiNtomMatico metastatico (non viscerale) della prostata resistente
Provengs Ll g alla castrazione in uomini aduli nei qual la chemioterapia
non & ancora clinicamente indicata.
Deficit di cellule staminali limbari da moderato a grave
Hol - (definito dalla presenza di neovascolarizzazione superficiale della
Taia cornea in almeno due quadranti, con coinvolgimento della parte
Holoclar 17/02/2015 A iy centrale della cornea e grave compromissione dell acuita visiva)
V:r'z'l . unilaterale o bilaterale, causato da ustioni oculari da agenti
=" fisici o chimici. Per la biopsia sono necessari aimeno
1 - 2 mn¥ di tessuto limbare non danneggiato.
Trattamento di pazientl aduki affetti da melanoma inoperabile
: ENT con metastas regionall o a distanza (Stadio 1B, IIC e WVM1a)
Imlygic et 2o E";?/pe senza coinvolgimento dell'osso, del cervelio, del polmone
s 0 akro coinvolgimento viscerale.
Orchard Trattamento di pazient con Immunodeficienza Grave
- = Therapeutics Combinata da Deficit di Adenosina Deaminasi (ADA-SCID), per
smv.l 6/05[7
- 2 2016 (Netherlands) i quali non sia disponibile un idoneo donatore consanguineo di
BV cellule staminali HLA (antigene leucocitario umano)-compatibili.
MoiMed Trattamento aggiuntivo nel trapianto aploidentico di celiule
Zalmoxis 18/08/2016 SpA staminali emopoietche (HSCT) in pazienti adulti con neoplasie
maligne ematologiche ad alto rischio.
Riparazione di difetti sintomatici della cartlagine articolare
CO.DON del condilo femorale e della rotula del ginocchio (grado lllo IV,
Spherox 10/07/2017 AG Societa Internazionale per la Rigenerazione della Cartlagine

e la Conservazione delle Articolazioni [ICRS]) con dimensioni
dei difetti fino a 10 cm¥’ neghi adulti.




ATMP m AZIENDA INDICAZIONE

Trattamento delle fistole penanali complesse in pazient
adulti con Malatoa di Crohn luminale non attiva/lievemente
Alofisel Takeda attiva, nei casi in cui le fistole hanno mostrato una risposta
23/03/2018 Pharma A/S inadeguata ad almeno una terapia convenzionale o
biologica. Alofisel deve essere wtilizzato solo al termine
dellintervento di condizionamento delle fistole.

Kymriah @ indicato per il trattamento di:
- pazienti pediatric e giovani adulti fino a 25 anni di eta inclusi,
Novartis con Leucemia Linfoblastica Acuta (ALL) a cellule B, refrattaria,
Kymriah 22/08/2018 Europharm in recidiva post-trapianto o in seconda o ulteriore recidiva;
Limited - pazienti adult con Linfoma Diffuso a Grandi Cellule B (DLBCL)
in recidiva o refrattario dopo due o pil linee di terapia

: :
Trattamento di pazienti aduiti con Linfomna Diffuso
Kite Pharma a Grandi Cellule B (DLBCL) e Linfoma Primitivo del
Nancarta by |2ORIZO10 8 VB ke Mediastino a Grandi Cellule B (PMBCL) refrattari o
recidivanti, dopo due o piu linee di terapia sistemica.
N s Trattamento di pazienti adult e pediatrici con perdita

della vista dovuta a distrofia retinica ereditaria causata da
mutazioni bislleliche confermate di RPESS e che abbiano
sufficienti cellule retiniche vitali.

Traamento di pazienti di eta pari o superiore a 12 anni
biuebird bio affert da B-Talassemia Trasfusione-Dipendente (TOT)
che non hanno un genctipo 30 /20, per i quali il trapianto
Zynteglo 20/05/2019 W) di Cellule Staminali Ematopoietiche (H5C) sia appropriato
s ma non sia disponibile un donatore consanguineo di HSC

Antigene Leucocitario Umano (HLA)}compatibile.

Trattamento dic
Novartis Gene - pazienti con Atrofia Muscolare Spinale (SMA) Sq con una
Zolgensma 18/05/2020 Theropies EU mutazione biallelica nel gene SMN1 e una diagnosi clinica di
Uimized SMA tipo 1, oppure - pazienti con SMA Sg con una mutazione
biallelica nel gene SMIN1 e fino a 3 copie del gene SMN2.

Luxturna 22/11/2018 Europharm
Limited

Trattamento di pazienti adulti con Linfoma a Cellule

Kite Pharma Mantellari (MCL) recidivante o refrattario dopo due
I 2220 EU BV./Gilead o piu linee di terapia sistemica che includano un
inibitore della Tirosin Chinasi di Bruton (BTK).
Trattamento della Leucodistrofia Metacromatica
(MLD) caratterizzata da mutazioni bialleliche del gene
Arilsulfatasi A (ARSA) che comportano una
Orchard nduzione dell'awivita enzimatica di ARSA:
ek 2/202 Therapeutics - nei bambini con forme infantili tardive o giovanili precoci,
- LE g (Netherlands)  senza manifestazioni cliniche della malattia:
BV - nei bambini con la forma giovanile precoce, con manifestazioni
cliniche precoci della malattia, che consenvano la capacita di
camminare autonomamente & prima dellinizio del declino
Trattamento dellAdrenocleucodistrofia Cerebrale (CALD)
bluebird bio precoce in pazienti <18 anni di eta, con una mutazione
Skysona 16/07/2021 (Netheriands) genetica ABCD] & per i quali non & disponibile un donatore
BV. consanguineo di Cellule Staminali Ematopoietche (HSC)
compatibile per l'Antigene Leucocitario Umano (HLA)
Pazienti adulti con Mieloma Multiplo recidivante refrattario
c precedentements trattati con almeno altre 3 terapie,
Abecma 18/08/2021 eigene tra cui un agente immunomodulatorio,un inibitore del

Earope BV proteasoma e un anticorpo anti-CD38, che hanno dimostrato




