AREA TERAPEUTICA: Cancro / Oncologia

Nome INN/Denominazione comune e .. Classificazione ATC /
. . . L. Indicazioni i
commerciale /Sintesi caratteristiche (vedi Note)
nogapendekin alfa inbakicept
Agonista del recettore Trattamento degli adulti con | LO3ACO03

dell'interleuchina-15 (IL-15).

cancro della vescica non

Opinione positiva

Anktiva Potenzia le risposte invasivo muscolare, ad alto CHMP
immunitarie stimolando le rischio di crescita e Approvazione
cellule T CD4+ e CD8+, cosi diffusione. (1) condizionata
come le cellule NK.
obecabtagene autoleucel
Imm.un'oterapla autologa S LOAXL12.
costituita dalle cellule T del Trattamento di pazienti .

. . RN . . Autorizzato EMA
paziente geneticamente adulti di eta pari o superiore .
T ) . . ) (approvazione
modificate per esprimere il a 26 anni con leucemia condizionata)
Aucatzyl recettore chimerico linfoblastica acuta da
L . PRIME
dell’antigene (CAR) che precursori delle cellule B
. . . . .. ATMP
riconosce in maniera mirata le | (LLA-B), recidivante o
cellule che esprimono CD19 refrattaria (r/r). (2)
tramite il dominio di legame
dell’ibridoma murino
CAT13.1E10 (CAT)
In monoterapia:
° trattamento di
prima linea per pazienti
adulti con cancro
polmonare non a piccole
L cellule avanzato i cui
aumolertinib .
tumori presentano
. . LO1EB11
Inibi della tirosi hinasi delezioni dell'esone 19 P .
. En(;F:olrEe 'de a :ogma ihmaa EGFR o mutazioni di CHp;\r;llsne positiva
Aumseqa Fact (Rpl er:na) row sostituzione dell'esone 21
actor Receptor (L858R)
° trattamento di
pazienti adulti con
carcinoma polmonare non
a piccole cellule avanzato,
positivo alla mutazione
EGFR T790M
LO1FX35
Trattamento di pazienti Autorizzato EMA
adulti con cancro della Autorizzato AIFA
datopotamab deruxtecan mammella positivo al
recettore ormonale, HER2- Regime di fornitura:
Datrowa Anticorpo IgG1 umanizzato negativo non resecabile o Medicinale soggetto a

anti-TROP2 legato a
deruxtecan, un inibitore della
topoisomerasi | (DXd)

metastatico, che hanno
ricevuto una terapia
endocrina e almeno una
linea di chemioterapia nella
malattia avanzata.

prescrizione medica
limitativa, utilizzabile
esclusivamente in
ambiente ospedaliero
o in strutture ad esso
assimilabili (OSP).



https://www.ema.europa.eu/en/documents/smop-initial/chmp-summary-positive-opinion-anktiva_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/aucatzyl-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/aumseqa-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/datroway-epar-product-information_it.pdf

mirdametinib

Inibitore selettivo, non

Trattamento di neurofibromi
plessiformi sintomatici non
operabili in pazienti adulti e

LO1EEOS
Autorizzato EMA
(approvazione
condizionata)
Orphan drug
Autorizzato AIFA

Regime di fornitura:
Medicinale soggetto a
prescrizione medica

Ezmekly competitivo delle protein ediatrici di eta pari o o .
. P . P . . P . p_ limitativa, da rinnovare
chinasi attivate da mitogeni, 1 | superiore a 2 anni, con volta per volta
e 2 (MEK1/2) neurofibromatosi di tipo 1 P "
vendibile al pubblico
(NF1). L :
su prescrizione di
centri ospedalieri o di
specialisti -
neuropsichiatra
infantile e oncologo
(RNRL).
Trattamento di pazienti
adulti con carcinoma
. mammario positivo al
imlunestrant . .
recettore degli estrogeni,
. HER2-negativo, localmente ATC: NA
. Antagonista e degradatore . .
Inluriyo . avanzato o metastatico con Autorizzato EMA
della forma wild-type e . . .
s una mutazione attivante di
mutata della subunita -a del . . .
recettore degli estrogeni (ERa) ESR1, in progressione di
& & malattia dopo precedente
trattamento con un regime
di terapia endocrina.
In associazione a palbociclib | ATC: NA
. .. e fulvestrant: trattamento di | Autorizzato EMA
inavolisib . . . .
pazienti adulti affetti da Autorizzato AIFA
. . cancro della mammella con
Inibitore della isoforma alfa . . . . .
s L mutazione di PIK3CA, Regime di fornitura:
della subunita catalitica della o . .
e positivo al recettore degli Medicinale soggetto a
fosfatidilinositolo-4,5 estrogeni (ER), HER2- rescrizione medica
Itovebi bisfosfato 3-chinasi (PI3K) g ! prescrt .
. negativo, localmente limitativa, da rinnovare
(p110a; codificata dal gene L
. avanzato o metastatico, in volta per volta,
PIK3CA). Induce inoltre la . . o .
. seguito a recidiva durante o | vendibile al pubblico
degradazione della p110a . . .
entro 12 mesi dal su prescrizione di
mutata (degradatore del . L
mutante) completamento del centri ospedalieri o di
trattamento endocrino specialisti - oncologo
adiuvante (RNRL).
in monoterapia: trattamento
di pazienti adulti affetti da
mieloma multiplo recidivato
e refrattario, che abbiano
linvoseltamab ricevuto almeno 3 terapie
recedenti, tra cui un ’ ATC: NA
. , . o prec ’ Autorizzato EMA
Lynozyfic anticorpo bispecifico basato inibitore del proteasoma, un

su immunoglobuline (Ig)G4
umane ricombinanti

agente immunomodulante e
un anticorpo monoclonale
anti-CD38, e che abbiano
dimostrato progressione
della malattia durante
I'ultima terapia.

(approvazione
condizionata)



https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/ezmekly-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/inluriyo-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/itovebi-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/lynozyfic-epar-product-information_it.pdf

nirogacestat

Inibitore reversibile e non

In monoterapia: trattamento
di pazienti adulti con tumori

LO1XX81

Ogsiveo competitivo della gamma desmoidi in progressione Autorizzato EMA
secretasi che blocca che richiedono un Orphan drug
|'attivazione proteolitica del trattamento sistemico.
recettore Notch.

Trattamento di pazienti
adulti con tumore
Vimseltinib tenosinoviale a cellule
giganti sintomatico
Inibitore selettivo della tirosin- | associato a un LO1EX29

Romvimza chinasi, diretto contro il deterioramento Autorizzato EMA

- recettore del fattore clinicamente rilevante della | Orphan drug
stimolante le colonie 1 (colony | funzionalita fisica, nei quali
stimulating factor 1 receptor, le opzioni chirurgiche sono
CSF1R) state esaurite o

porterebbero a morbilita o
disabilita inaccettabile.
LO1FX23
tisotumab vedotin Autorizzato EMA
. . Autorizzato AIFA
in monoterapia: trattamento
anticorpo 1gG1-kappa di pazienti adulti affetti da

Tivdak o8 bp P . Regime di fornitura:
completamente umano cancro della cervice .

. . . . Medicinale soggetto a
coniugato alla monometil recidivato o metastatico con rescrizione medica
auristatina E (MMAE) tramite progressione della malattia p L s .

. . . . limitativa, utilizzabile
un legante vc (valina-citrullina) | durante o dopo la terapia . .
e . . ) esclusivamente in
scindibile con proteasi. sistemica . .
ambiente ospedaliero
o in strutture ad esso
assimilabili (OSP).
. LO1XMO04
In monoterapia: trattamento .
. . Autorizzato EMA
dell'astrocitoma o
. . . Orphan drug
dell'oligodendroglioma di .
Autorizzato AIFA
Grado 2 prevalentemente
non captante con mutazione . . .
. Regime di fornitura:
. . IDH1 R132 0 IDH2 R172 in e ..
vorasidenib S . . | Medicinale soggetto a
pazienti adulti e adolescenti rescrizione medica

Voranigo . . - . di eta pari o superiore a 12 p . .

inibitore degli enzimi mutanti L . limitativa, da rinnovare
anni e di peso pari o
IDH1 e IDH2. A . volta per volta,
superiore a 40 kg trattati o .
. vendibile al pubblico
solo con intervento . .
. . su prescrizione di
chirurgico e che non . L
. ). . centri ospedalieri o di
necessitano nell'immediato e
L . specialisti - oncologo,
di radioterapia o . .
chemioterapia neurologo, internista
P (RNRL).
BO5AX04
dorocubicel / unexpanded .
. / P Autorizzato EMA
umbilical (approvazione
cord cells Trattamento di pazienti con pp. .
. . condizionata)
neoplasie ematologiche (che PRIME

Zemceloro cellule progenitrici richiedono un trapianto di Orphan dru

£emce’pro ematopoietiche allogeniche cellule staminali ematiche e ATpMP &

espanse con UM171

crioconservate, derivata da
una singola unita di sangue
cordonale e utilizzata come

non abbiamo un donatore
adatto. (3)

Autorizzato AIFA

Regime di fornitura:
Medicinale soggetto a



https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/ogsiveo-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/romvimza-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/tivdak-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/voranigo-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/zemcelpro-epar-product-information_it.pdf

fonte donatrice di cellule
staminali allogeniche.

prescrizione medica
limitativa, utilizzabile
esclusivamente in
ambiente ospedaliero
o in struttura ad esso
assimilabile (OSP).

Ziihera

zanidatamab

anticorpo bispecifico
umanizzato (IgG1)

In monoterapia: trattamento
di adulti con cancro delle vie
biliari HER2 positivo (IHC 3+)
non resecabile localmente
avanzato o metastatico,
precedentemente trattato
con almeno una linea di
terapia sistemica

LO1FDO7
Autorizzato EMA
Orphan drug
Autorizzato AIFA

Regime di fornitura:
Medicinale soggetto a
prescrizione medica
limitativa, utilizzabile
esclusivamente in
ambiente ospedaliero
o in struttura ad esso
assimilabile (OSP).

AREA TERAPEUTICA: Cardiovascolare

Myqorzo

aficamten

un inibitore reversibile della
miosina cardiaca

Trattamento della
cardiomiopatia ipertrofica
ostruttiva sintomatica
(NYHA, classe lI-lll) in
pazienti adulti.

ATC: NA
Opinione positiva
CHMP

AREA TERAPEUTICA: Dermatologia

beremagene geperpavec

vettore di terapia genica

Trattamento delle ferite nei
pazienti con epidermolisi
bollosa distrofica con

D03AX16
Autorizzato EMA
PRIME

Vyjuvek i i nel Il h
yiuve basato sul virus Herpes mutazione/i nel gene della Orphan drug
simplex di tipo 1 (HSV 1) con catena alfa 1 del collagene ATMP
pex artipo ! di tipo VIl (COL7A1) dalla
deficit di replicazione .
nascita.
Trattamento dell’acne
clascoterone vulgaris nell’adulto e
D10AX
Winlevi dell’acne vulgaris del viso OAX06

inibitore del recettore degli
androgeni

nella fascia di eta 12-<18
anni

Autorizzato EMA

AREA TERAPEUTICA: Endocrinologia

Trattamento dei sintomi

elinzanetant vasomotori da moderati a
severi: associati alla
Lvnkuet antagonista selettivo non menopausa ; G02CX07
synxuet ormonale dei recettori della causati dalla terapia Autorizzato EMA
neurochinina 1 (NK-1) e 3 (NK- | endocrina adiuvante
3) correlata al cancro della
mammella
Teplizumab
Anticorpo monoclonale Ritardante l'insorgenza del
. . diabete di tipo 1 di stadio 3 A10XX01
Teizeild umanizzato IgG1 che silega in pazienti adulti e pediatrici | Autorizzato EMA

alla catena CD3¢ del
complesso recettore delle
cellule T (TCR) sui linfociti T
umani.

di 8 anni e oltre con T1D di
stadio 2.(4)

PRIME



https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/ziihera-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/myqorzo-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/vyjuvek-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/winlevi-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/lynkuet-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/teizeild-epar-product-information_it.pdf

Tepezza

teprotumumab

Anticorpo monoclonale IgG1
completamente umano che si
lega all'lGF-1R e ne blocca
I'attivazione e la segnalazione.

Trattamento della malattia
oculare tiroidea da
moderata a severa negli
adulti

LO4AG13
Autorizzato EMA
Autorizzato AIFA

Regime di fornitura:
Medicinale soggetto a
prescrizione medica
limitativa, utilizzabile
esclusivamente in
ambiente ospedaliero
o in struttura ad esso
assimilabile (OSP).

AREA TERAPEUTICA: Ematologia / Emostaseologia

Wayrilz

rilzabrutinib

Inibitore selettivo, covalente e
reversibile della tirosina
chinasi di Bruton (BTK).

Trattamento della
trombocitopenia
immunitaria in pazienti
adulti che sono refrattari ad
altri trattamenti

ATC: NA
Autorizzato EMA
Orphan drug

AREA TERAPEUTICA: Immunologia / Reumatologia

/ Trapianto

donidalorsen

oligonucleotide antisenso

Prevenzione di routine degli
attacchi ricorrenti di

ATC: BO6AC

Dawnzera coniugato a una parte anglqedema eredltfarl.o |n\ Autorizzato EMA
triantennaria N- adu'ltl e ado!escen‘u di eta.|
acetilgalactosamina (GalNAc3) pari o superiore a 12 anni.
BO6ACOS.
Autorizzato EMA
Orphan drug
sebetralstat Trattamento sintomatico Autorizzato AIFA
degli attacchi acuti di Medicinale soggetto a
s - angioedema ereditario negli | prescrizione medica
Ekterly |n|b|tor§ rever5|b|Ie e. . adulti e negli adolescenti di (RR)
competitivo della callicreina R . .
. eta pari e superiore a 12
plasmatica (PKa) . . . .
anni. Regime di fornitura:
Medicinale soggetto a
prescrizione medica
(RR).
etuvetidigene autotemcel
popolazione autologa CD34+
geneticamente modificata e B0O6
Waskvra arricchita di cellule staminali Trattamento della Sindrome | Autorizzato EMA
Faskyra ematopoietiche trasdotta ex di Wiskott-Aldrich (WAS). (6) | Orphan drug
vivo con un vettore lentivirale ATMP
che codifica per il gene umano
WAS
AREA TERAPEUTICA: Infezioni
clesrovimab
Prevenzione del virus
Anticorpo monoclonale respiratorio sinciziale delle Jo6BD10

Enflonsia

neutralizzante completamente
umano IgG1 kappa (IgG1k) con
una tripla sostituzione
amminoacidica nella regione
Fc

malattie delle vie
respiratorie inferiori in
neonati e neonati durante la
loro prima stagione di RSV.

Opinione positiva
CHMP

AREA TERAPEUTICA: Metabolismo



https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/tepezza-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/wayrilz-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/dawnzera-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/ekterly-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/waskyra-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/smop-initial/chmp-summary-positive-opinion-enflonsia_en.pdf

resmetirom

agonista parziale del recettore

In associazione a dieta ed
esercizio fisico per il
trattamento di adulti affetti
da steatoepatite associata a

AO5BA11
Autorizzato EMA
(approvazione
condizionata)
Autorizzato AIFA

Regime di fornitura:
Medicinale soggetto a
prescrizione medica

Rezdiffra . e disfunzione metabolica non o .
degli ormoni tiroidei beta . . . . . limitativa, vendibile al
. . cirrotica con fibrosi epatica .
(THR-B) con azione diretta al pubblico su
fegato da moderata ad avanzata prescrizione di centri
(stadi della fibrosi da F2 a S
F3) (5) ospedalieri o di
specialisti -
endocrinologo,
epatologo,
gastroenterologo,
internista (RRL).
sepiapterina
Tratt t
ratamento | A16AX28
Sephience Precursore naturale del co- dell’iperfenilalanin-emia in Autorizato EMA
sephience fattore enzimatico BH4, un co- | pazienti adulti e pediatrici Orohan dru
fattore critico per la affetti da fenilchetonuria. P &
fenilalanina idrossilasi (PAH).
ATC: NA
Autorizzato EMA
Orphan drug
Autorizzato AIFA
I | iunta alla dieta i . . .
olezarsen " a.gglu.n as .a |e. am Regime di fornitura:
pazienti adulti per il .
. . . . Medicinale soggetto a
coniugato oligonucleotide trattamento della sindrome .. .
Tryngolza prescrizione medica

antisenso-N-
acetilgalattosammina
triantennaria (GalNAc3),

da chilomicronemia
familiare confermata
geneticamente.

limitativa, vendibile al
pubblico su
prescrizione di centri
ospedalieri identificati
dalle regioni o di
specialisti — internista,
endocrinologo (RRL).

AREA TERAPEUTICA: Neurologia

Duvyzat

givinostat

inibitore dell'istone deacetilasi
(HDAC) di classe | e Il che
modula l'attivita incontrollata
dell'HDAC nei muscoli
distrofici

Trattamento della distrofia
muscolare di Duchenne in
pazienti di eta pari o
superiore a 6 anni
deambulanti e in
trattamento concomitante
con corticosteroidi. (9,10)

MO9AX14
Autorizzato EMA
(approvazione
condizionata)
Orphan Drug
Autorizzazione
condizionata AIFA

Regime di fornitura:
Medicinale soggetto a
prescrizione medica
limitativa, da rinnovare
volta per volta,
vendibile al pubblico
su prescrizione di
centri ospedalieri o di
specialisti - centri



https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/rezdiffra-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/orphan-maintenance-report/sephience-orphan-maintenance-assessment-report-initial-authorisation_en.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/tryngolza-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/duvyzat-epar-product-information_it.pdf

individuati dalle
Regioni (RNRL)

nipocalimab

anticorpo monoclonale

Trattamento della miastenia
gravis generalizzata in
pazienti adulti e adolescenti
di eta pari o superiore a 12

LO4ALO3

Imaavy completamgnte umano de!la ann.| positivi agli anticorpi Autorizato EMA
classe delle immunoglobuline | anti-recettore
Gl dell’acetilcolina, o anti-
tirosin-chinasi muscolo-
specifica.
Trattamento di pazienti
adulti con una diagnosi
donanemab clinica di disturbo cognitivo
lieve e demenza lieve dovuti
anticorpo monoclonale IgG1 alla malattia di Alzheimer NO6DX05
Kisunla umanizzato ricombinante con sintomatica in fase iniziale, Autorizzato EMA

elevata affinita per una forma
tronca N-terminale modificata
della beta-amiloide (N3pE AB)

che sono eterozigoti per
I'apolipoproteina E €4 (ApoE
€4) o non portatori, con
patologia amiloide
confermata. (11)

Autorizzato AIFA

AREA TERAPEUTICA: Pneumologia

deutivacaftor, tezacaftor e
calcio vanzacaftor

Trattamento della fibrosi
cistica, in pazienti di eta pari
o superiore a 6 anni che
hanno almeno una

RO7AX33
Autorizzato EMA
Orphan Drug
Autorizzato EMA

Regime di fornitura:
Medicinale soggetto a

Alyftrek mutazione non di Classe | prescrizione medica
del gene regolatore di limitativa, vendibile al
conduttanza pubblico su
transmembrana della fibrosi | prescrizione di centri
cistica. ospedalieri o di

specialisti - centri di
cura fibrosi cistica
(RRL).
Trattamento delle
b ] hi i I
rensocatib bronF |ec.ta.5|e. no.n corr.e at.e ATC: NA
alla fibrosi cistica in pazienti .
. . s . LS . . . Autorizzato EMA
Brinsupri inibitore competitivo e di eta pari o superiore ai 12 PRIME
reversibile della dipeptidil- anni con due o piu Valutazione accelerata
peptidasi 1 (DPP1). esacerbazioni nei 12 mesi
precedenti. (12)
Trattamento di
mantenimento aggiuntivo
per I'asma grave con
. inflammazione di tipo 2,
depemokimab . P . RO3DX12
. caratterizzata dal conteggio L .
Anticorpo monoclonale che . e h Opinione positiva
Exdensur di eosinofili nel sangue in

mira all'interleuchina 5 (IL-5).

adulti e adolescenti di 12
anni e oltre, che sono
inadeguatamente controllati
nonostante |'alta dose di
corticosteroidi inalati (ICS)

CHMP



https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/imaavy-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/kisunla-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/alyftrek-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/brinsupri-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/exdensur-epar-product-information_it.pdf

pil un altro controllore
dell'asma.

Rinosinusite cronica con
polipi nasali (CRSWNP).

Terapia aggiuntiva con
corticosteroidi intranasali
per il trattamento di
pazienti adulti con CRSWNP
grave, per i quali la terapia
con corticosteroidi sistemici
e/o la chirurgia non
garantiscono un adeguato
controllo della malattia.

AREA TERAPEUTICA: Psichiatria

zuranolone
Zurzuvae
steroide neuroattivo di sintesi

Trattamento della
depressione postpartum
negli adulti dopo il parto

NO6AX31
Autorizzato EMA
Autorizzato AIFA

Regime di fornitura:
Medicinale soggetto a
prescrizione medica da
rinnovare volta per
volta (RNR).

AREA TERAPEUTICA: Vaccini

Vaccino pneumococcico
polisaccaridico coniugato (21-

Immunizzazione attiva nella
prevenzione della malattia
invasiva e dell’infezione

JO7AL02
Autorizzato EMA
Autorizzato AIFA

pvaxi I I

Capvaxive valente) polmonare causate da . Regime di fornitura:
Streptococcus pneumoniae .

e . Medicinale soggetto a
negli individui di eta pari o . .
superiore a 18 anni prescrizione medica
(RR).

Immunizzazione attiva per
prevenire il COVID-19 JO7BNO1

mNexspike RNA-based COVID-19 vaccine. | causato dal SARS-CoV-2 in Opinione positiva

individui di eta pari o
superiore a 12 anni.

CHMP

Vaccino contro la chikungunya

Vimkunva (ricombinante, adsorbito)

Immunizzazione attiva per la
prevenzione della malattia
causata dal virus
chikungunya in soggetti di
eta pari o superiore a 12
anni. (13)

ATC: NA

Autorizzato EMA
PRIME

Valutazione accelerata
Autorizzato AIFA

Regima di fornitura:
Medicinale soggetto a
prescrizione medica
(RR).



https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/zurzuvae-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/capvaxive-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/mnexspike-epar-product-information_it.pdf
https://www.ema.europa.eu/it/documents/product-information/vimkunya-epar-product-information_it.pdf

NOTE

Autorizzazione condizionata: viene concessa a un prodotto medicinale che soddisfa un bisogno medico non soddisfatto quando il
beneficio per la salute pubblica della disponibilita immediata supera il rischio insito nel fatto che siano ancora necessari ulteriori
dati. Il titolare dell'autorizzazione alla messa in commercio dovrebbe fornire dati clinici completi in una fase successiva.

Orphan Drug: Un medicinale & designato “orfano” se destinato alla diagnosi, prevenzione o trattamento di una malattia che e
potenzialmente letale o gravemente debilitante, e soddisfa uno dei seguenti criteri:

e colpisce non piu di 5 persone su 10.000 nell’Unione Europea, oppure

e eimprobabile che, senza incentivi, la commercializzazione generi un ritorno sufficiente a giustificare I'investimento,
e inoltre:

e non esiste un metodo soddisfacente autorizzato per la diagnosi, prevenzione o trattamento della condizione, oppure

e se esiste, il nuovo medicinale apporta un beneficio significativo rispetto alle alternative disponibili.

Valutazione Accelerata: € una procedura che consente al CHMP di ridurre il tempo di valutazione di una domanda di autorizzazione
centralizzata:

Da 210 giorni a 150 giorni (escludendo clock-stops),

Applicabile a medicinali di grande interesse per la salute pubblica, in particolare dal punto di vista dell’innovazione terapeutica.

PRIME ¢ uno schema che fornisce interazione precoce e rafforzata tra sviluppatore ed EMA, assegna un rapporteur del CHMP in
fase precoce di sviluppo, facilita la pianificazione degli studi clinici, mira a ottimizzare la generazione delle evidenze per una
valutazione piu rapida.

Il medicinale deve affrontare un unmet medical need, mostrare evidenze preliminari solide di potenziale beneficio terapeutico.

PRIME non & un’autorizzazione accelerata in sé, ma puo facilitare I'accesso a strumenti come Accelerated Assessment, Conditional
Marketing Authorisation.

ATMP (Advanced Therapy Medicinal Products): medicinale per uso umano che rientra in una delle seguenti categorie:
e  Medicinale di terapia genica
e  Medicinale di terapia cellulare somatica
e  Prodotto di ingegneria tissutale
e  Medicinale combinato per terapie avanzate (ATMP + dispositivo medico)

Bibliografia

1. Keam SJ. Nogapendekin alfa Inbakicept: First Approval Drugs 2024;84:867-874. doi: 10.1007/s40265-024-02060-1. Epub
2024 Jul 5.

2. Roddie C. et al., Obecabtagene Autoleucel in Adults with B-Cell Acute Lymphoblastic Leukemia, N Engl J Med. 2024 Nov
27;391(23):2219-2230. doi: 10.1056/NEJM0a2406526

3.  LeeA, Dorocubicel: First Approval , Mol Diagn Ther, 2026; 30:173-176. doi: 10.1007/s40291-025-00824-3.

4. Herold KC, Bundy BN, Long SA, et al. An Anti-CD3 Antibody, Teplizumab, in Relatives at Risk for Type 1 Diabetes. New
England Journal of Medicine. 2019;381:603-613. doi:10.1056/NEJM0a1902226

5. Harrison SA, Bedossa P, Guy CD, A Phase 3, Randomized, Controlled Trial of Resmetirom in NASH with Liver Fibrosis
N EnglJ Med 2024;390:497-509 DOI: 10.1056/NEJM0a2309000

6. Riassunto delle caratteristiche del prodotto Waskyra (etuvetidigene autotemcel)

7. Bekker LG, Das M, Abdool Karim Q et al., Twice-Yearly Lenacapavir or Daily F/TAF for HIV Prevention in Cisgender
Women., N EnglJ Med., 2024;391:1179-1192. doi: 10.1056/NEJM0a2407001.

8. Kelley CF, Acevedo-Quifiones M, Agwu AL, Avihingsanon A Twice-Yearly Lenacapavir for HIV Prevention in Men and
Gender-Diverse Persons. N Engl J Med. 2025 Apr 3;392(13):1261-1276. doi: 10.1056/NEJMo0a2411858.

9. LeoniF, Fossati G, Lewis EC, The Histone Deacetylase Inhibitor ITF2357 Reduces Production of Pro-Inflammatory

Cytokines In Vitro and Systemic Inflammation In Vivo, Mol Med, 2005;11(:1-15. doi: 10.2119/2006-00005.Dinarello

10. McDonald CM, Guglieri M, Vucini¢ D Long-Term Evaluation of Givinostat in Duchenne Muscular Dystrophy, and Natural
History Comparisons Ann Clin Transl Neurol . 2025 Aug 19;12(11):2335-2348. doi: 10.1002/acn3.70165


https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/?term=Keam+SJ&cauthor_id=38967714
https://doi.org/10.1056/NEJMoa2406526
https://doi.org/10.2119/2006-00005.Dinarello
https://doi.org/10.1002/acn3.70165

11. Cantisani TA, Ricci S, Cantisani TA, Ricci S., Nuovi farmaci per la malattia di Alzheimer: ci siamo davvero? Dubbi e

incertezze di due “anziani” clinici, IsFT, n. 3, 2025.

12. Chalmers D.J et al., Phase 3 Trial of the DPP-1 Inhibitor Brensocatib in Bronchiectasis, N Engl J
Med 2025;392:1569-1581 DOI: 10.1056/NEJM0a2411664

13. Richardson JS, Chikungunya virus virus-like particle vaccine safety and immunogenicity in adolescents and adults in the
USA: a phase 3, randomised, double-blind, placebo-controlled trial, Lancet 2025; 405:1343-1352. doi: 10.1016/50140-
6736(25)00345-9.


https://farmaciterapie.info/2025/09/29/nuovi-farmaci-per-la-malattia-di-alzheimer-ci-siamo-davverodubbi-e-incertezze-di-due-anziani-clinici/
https://farmaciterapie.info/2025/09/29/nuovi-farmaci-per-la-malattia-di-alzheimer-ci-siamo-davverodubbi-e-incertezze-di-due-anziani-clinici/

