LE TERAPIE AVANZATE IN EUROPA E IN ITALIA

IN ITALIA

Glybera®

Imlygic®
1 1
 Strimvelis®

Kymriah®

Yescarta®

alipogene
fiparvovec

talimogene

laherparepvec

Frazione cellulare amicchita di
celluls autcloghe Chig4+

contenents la sequenza di cDNA
che codifica per LADA umana

tisagenlecleucel

axicabtagene
ciloleucel

voretigene
neparvovec

uniQure
biopharma
BV

Amgen

Europe
BV.

Orchard
Therapeutics
BV

Nowvartis
Europharm
Limited

Kite Pharma
EUBV.

Movartis
Europharm
Limited

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

melanoma inoperabile
con metastasi regionali
o a distanza (Stadio B,
c e Vial

ADA-SCID nei casi di
assenza di  donatore
consanguineo

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

linfoma diffuso a grandi
cellule B = Llinfoma
primitive del
mediastine a grandi
cellule B refrattari o
recidivanti

distrofia retinica
ereditaria

ottobre 2012
farmaco orfano

dicembre 2015

maggio 2016

agosto 2018
farmaco orfano

agosto 2018
farmaco orfano

novembre 2018
farmaco orfano

X

da ottobre 2017

IR NN

X

da ottobre 2017

X

Classe Cinn

v

Classe H”

v

Classe H”

v

Classe H”

4

Classe H”



AZIENDA

INDICAZIONE

IN ITALIA

Zynteglo®

Zolgensma®

Tecartus™

Cellule autocloghe CD3a+
codificanti per il gene
della BA-TETO globina

onasemnogens

abeparvovec

brexucabtagene
autoleucel

cellule autologhe
CD34+ che
codificanc il
gene ARSA

bluebird
bio BV.

AveXis

Kite Pharma
EUBV.

Orchard
Therapeutics
BV

beta talassemia
trasfusione dipendente
senza genotipo Bo/Bo
(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 refrattaric

leucodistrofia

marzo 2019
CMA®
farmaco orfano

maggio 2020
farmaco orfano

dicembrezozo
farmaco orfano

dicembre 2020
farmaco orfano

v
v
v

X

in valutazione CTS"

in valutazione CTS"
accesso anticipato
con legge 648./96

X
X



NOME AZIENDA INDICAZIONE IN ITALIA

COMMERCIALE

Cellule cartilaginee

e singole lesioni
Chondre  Grmieime o TGNV, S wesoe i oftob X X
Celect® ex vivo ed esprimenti o 2 ne (o} re 2009
proteine marker z?:odcllciisemorule —= da novembre 2016 da novembre 2016
specifiche
. Dendreon prostata asintomatico o
Provenge® sipuleucel-T UK Ltd lisvemente sintomatico settembre 2013
metastatico (non . )
viscerals) da maggio 2015 da maggio 2015
l Linfociti T iﬁca?]l:lggl?iﬂ trattamento  aggiuntive
, vettore retrovi i nei casi di trapiante di agosto 2016 X
ovirale codificante per P o .
| Zalmoxis® Y@ forma troncata del recetiore MolMed staminali per neoplasie CMA
| umana a bassa affinita del fattors maligne ematologiche
di crescita nervoso e la timiding ad alto rischio farmaco orfano da ottobre 201g da ottobre 201g
chinasi del virus herpes simplex |
fistole perianali J
complesse in pazient
Alofisel® darvadstrocel == adulti con malattia ¢i  MArz02018 J
Pharma A/YS  cronn wminale non  farmaco orfano

attiva/lievemente attiva Classe C°



NOME

COMMERCIALE

AFIENDA

INDICAZIONE

IN EUROPA

IN ITALIA

Maci®

jl

| Holoclar®

Spherox
ichondrosphers)

LEGEMDA

Condrociti autologhi— vitali
caratterizzati, espansi ex vivo
esprimenti  genl  marker
specifici per | condrociti,
serminati su uma membrana di
collagene di tipo LI di
origine suina con marchic CE
Cellule epiteliali comeali
umang autologhe
espanse e€x wvivo e
contenenti cellule
staminali

Sferoidi di condrociti
unmari autologhi
associati a matrice per
impianto  sospesi in
soluzione isotonica di
cloruro di sodio

INN: intermational non-proprietary name

AlC: autorizzazione allimmissions in commerciod
CMA: conditional marketing authorisation

Classe Clnn): farmaci non ancora valutati ai fini della imborsabilita
Classe H: medicinali erogabili a carico del S5M solo in ambito ospedaliers
Classe C: farmaci a carico del cittadino

CPR: Comitato Prezzi e Rimborso

CTS: Commissione Tecnico Scientifica

L)

: strateqgia terapeutica ideata in talia

Vericel Denmark
ApS

Holostem
Terapie
Avanzate SrlL

CO.DON AG

difetti sintomatici a tutto

SpEessore della
cartilagine del
ginecchio

deficit di cellule
staminali Llimbari da
moderato a  grawve,
causato da  ustioni

oculari da agenti fisici o
chimici

difetti sintomatici della
cartilagine  articolare
del condilo femorale e
della rotula del
ginocchio

giugno 2013

febbraio 2015
farmaco orfano

luglic 2017

X

da luglic 2018

v
v

X

da luglio 2018

v

Classe H”

X

in valutazione CTS"



