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A treia terapie cu celule CAR-T pentru cancer cu rata de mortalitate ridicata

EMA a recomandat acordarea unei autorizatii conditionate de punere pe piatd in
Uniunea Europeana (UE) pentru medicamentul Aucatzyl (obcabtagene autoleucel),
utilizat in tratamentul pacientilor adulti cu varsta de 26 de ani si peste, cu leucemie
acuta limfoblastica recidivanta sau refractara (LAL) cu precursori de celule B.

Leucemia acuta limfoblasticd (LAL) este un cancer galopant, care poate pune viata
in pericol, afectand sangele si maduva osoasd, cu impact indeosebi asupra celulelor
albe ale sangelui (limfocite). LAL recidivanta revine, dupa tratament, iar cea
refractard nu rispunde la tratamentul initial. In ciuda mai multor optiuni terapeutice
disponibile, aceasta afectiune este asociatd cu o mortalitate semnificativa si o rata
scazuta de supravietuire.

Aucatzyl este o terapie cu celule T autologe, modificate genetic, care contin un
receptor antigen chimeric anti-CD19 (CAR), un tip de imunoterapie personalizata
pentru cancer, care se bazeaza pe colectarea si modificarea propriilor celule imune
ale pacientului pentru a-si trata cancerul. Celulele T modificate se ataseaza la
celulele canceroase, pe care le distrug, contribuind astfel la eradicarea cancerului din
organism.

Aucatzyl a fost sustinut prin schema PRIME (Priority Medicines) - PRIME, care
oferd sprijin stiintific si de reglementare timpuriu si avansat medicamentelor cu
potential particular de a raspunde nevoilor medicale nesatisfacute ale pacientilor.

Recomandarea se bazeaza pe rezultatele unui studiu in regim deschis, cu un singur
brat (studiul FELIX), efectuat pe 113 pacienti. Aproximativ 64% dintre pacienti au
avut un raspuns durabil (o perioadd fara semne sau simptome de boald, dupa
tratament), cu o duratd mediand de 14 luni. Aproximativ 49% au manifestat un
raspuns complet, ceea ce inseamna ca semnele cancerului au disparut.



Cele mai frecvente reactii adverse observate includ sindromul de eliberare a
citokinelor(o afectiune care poate pune viata in pericol, putdnd provoca febra mare,
varsaturi, respiratie sacadatd, durere si hipotensiune arteriald), sindrom de
neurotoxicitate asociat celulelor efectoare imune (o afectiune care include tulburari
de limbaj, convulsii, dureri de cap, halucinatii si confuzie mintald) si infectii.
Strategiile de monitorizare si atenuare ale acestor reactii adverse sunt descrise n
informatiile despre medicament si in planul de gestionare a riscurilor.

in evaluarea generald a datelor disponibile, Comitetul pentru Terapii Avansate
(CAT), comitetul de experti al EMA care se ocupa de medicamentele bazate pe
celule si gene, a constatat cd beneficiile medicamentului Aucatzyl au depasit
riscurile posibile la pacientii cu LAL. CHMP, Comitetul EMA pentru medicamente
de uz uman, a fost de acord cu evaluarea si opinia pozitiva a Comitetului pentru
Terapii Avansate si a recomandat aprobarea acestui medicament.

Medicamentul Aucatzyl este recomandat pentru obtinerea unei autorizatil
conditionate de punere pe piata, unul dintre mecanismele de reglementare ale UE
pentru a facilita accesul timpuriu la medicamente care indeplinesc o nevoie medicala
nesatisfacuta. Acest tip de aprobare permite Agentiei sa recomande un medicament
pentru obtinerea unei autorizatii de punere pe piata cu date mai putin complete decat
medicament pentru pacienti depaseste riscul inerent faptului ca nu toate datele sunt
inca disponibile.

Pentru a confirma siguranta si eficacitatea medicamentului Aucatzyl, companiei i s-
a solicitat sa prezinte rezultate ale urmaririi pe termen lung a studiului FELIX si sa
efectueze un studiu observational non-interventional, bazat pe un registru de
pacienti.

Opinia adoptata de CHMP reprezintd un pas intermediar catre accesul pacientilor la
medicamentul Aucatzyl. Avizul va fi trimis Comisiei Europene pentru adoptarea
unei decizii referitoare la emiterea unei autorizatii de punere pe piata la nivelul
intregii UE. Odata ce o autorizatie de punere pe piatd a fost acordata, deciziile cu
privire la pret si rambursare vor fi luate la nivelul fiecarui stat membru, tinand cont
de rolul sau utilizarea potentiald a acestui medicament, in contextul sistemului
national de sanatate din statul respectiv.



