Medicamentos huérfanos oncolégicos aprobados por la CE
y pendientes de decision de comercializaciéon en Espaia
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Abecma (Idecabtagene vicleucel)

Inrebic (Fedratinib dihidrocloruro
monohidrato)

Elzonris (Tagraxofusprato)

Tecartus (Células T de sangre periférica

autélogas CD4 y CD8 seleccionadas y
CD3y CD28 activadas transducidas)

Qarziba (Dinutuximab beta)

Minjuvi (Tafasitamab)

Pemazyre (Pemigatinib)

Blenrep (Belantamab mafodotin)

Daurismo (Glasdegib maleato)

Ayvakyt (Avapritinib)

Xaluprine (mercaptopurine)
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Tratamiento de pacientes adultos con tumor del estroma gastrointestinal
gastro intestinal avanzado (GIST).

INDICACION (breve descripcion)

Tratamiento de pacientes adultos con mieloma multiple que hayan
recibido al menos tres terapias previas.

Tratamiento de la esplenomegalia o los sintomas relacionados con la
enfermedad en pacientes adultos con mielofibrosis primaria, mielofibrosis
posterior a policitemia vera o mielofibrosis posterior a la trombocitopenia
esencial.

Tratamiento (en monoterapia) de pacientes adultos con neoplasia de
células dendriticas plasmocitoides blasticas.

Tratamiento de pacientes adultos con linfoma de células del manto en
recaida o refractario después de dos o mas lineas de terapia sistémica.

Tratamiento del neuroblastoma de alto riesgo en pacientes a partir de
12 meses de edad que hayan recibido previamente quimioterapia de
induccion y hayan logrado al menos una respuesta parcial, sequida de
terapia mieloablativa y trasplante de células madre.

Tratamiento de pacientes adultos con linfoma difuso de células B grandes
en recaida o refractario que no son elegibles para un trasplante autélogo
de células madre (en combinacion con lenalidomida).

Tratamiento de adultos con colangiocarcinoma localmente avanzado o
metastasico con una fusién o reordenamiento del receptor del factor de
crecimiento de fibroblastos 2 (FGFR2).

Tratamiento (en monoterapia) del mieloma multiple en pacientes adultos,
que hayan recibido al menos cuatro terapias previas.

Tratamiento (en combinacion con citarabina) de la leucemia mieloide
aguda de novo o secundaria recién diagnosticada en pacientes adultos
que no son candidatos a la quimioterapia de induccién estandar.

Tratamiento (en monoterapia) de pacientes adultos con tumores del
estroma gastrointestinal resecables o metastasicos que albergan la
mutacion D842V del receptor del factor de crecimiento derivado de las
plaquetas.

Tratamiento de la leucemia linfoblastica aguda en adultos, adolescentes
y nifios.

Fuente: Informe Horizon Scanning (Diciembre 2021)
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