Comunicato stampa AstraZeneca

FDA: Breakthrough Therapy Designation e Priority
Review per acalabrutinib di AstraZeneca per i pazienti
con linfoma mantellare

Milano, 01/08/2017 — AstraZeneca e il suo centro di eccellenza di ricerca e sviluppo
in ematologia, Acerta Pharma, hanno annunciato oggi che la Food and Drug
Administration (FDA) ha concesso la Breakthrough Therapy Designation e la Priority
Review per la New Drug Application (NDA) ad acalabrutinib, evidenziandone quindi
le potenzialita come un potente inibitore, altamente selettivo, della tirosin-kinasi di
Bruton (BTK) attualmente in sviluppo per il trattamento di diverse cellule tumorali di
tipo B nei pazienti con linfoma mantellare (MCL)

La Breakthrough Therapy Designation permette di velocizzare lo sviluppo e la
revisione da parte degli enti regolatori di nuovi farmaci studiati per trattare patologie
importanti con risultati clinici incoraggianti, o che hanno dimostrato un miglioramento
importante in termini di endpoint clinicamente rilevanti rispetto ai farmaci disponibili
laddove esiste un bisogno clinico insoddisfatto.

A seguito della Breakthrough Therapy Designation, 'FDA ha concesso anche la
Priority Review solitamente accettata per farmaci che, se approvati, potrebbero
offrire cambiamenti importanti dal punto di vista della sicurezza e dell’efficacia del
trattamento, della diagnosi o della prevenzione di patologie gravi.

Il prof. Armando Santoro, Direttore del Cancer Center di Humanitas e docente
di Humanitas University ha dichiarato I pazienti con linfoma mantellare recidivato
0 che non rispondono ai trattamenti hanno urgentemente bisogno di nuove terapie.
La Breakthrough Therapy Designation e la Priority Review per acalabrutinib é la
prova di quanto possono essere promettenti gli inibitori di BTK di nuova generazione
maggiormente selettivi rispetto lo standard attuale. Mi auguro che questo farmaco
possa dunque essere presto disponibile per i pazienti che ne hanno bisogno.”

Questa approvazione rappresenta la quinta Breakthrough Therapy Designation che
AstraZeneca ha ricevuto dalla FDA per un farmaco oncologico dal 2014 e la prima
per I'Azienda in ematologia. Il programma di sviluppo di acalabrutinib include sia la
monoterapia che la terapia in combinazione in una vasta gamma di tumori del
sangue e tumori solidi. Il programma include anche il trial clinico di Fase Ill ACE-LY-
308 che ha preso in esame acalabrutinib come trattamento di prima linea per i
pazienti con linfoma mantellare.’
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Il linfoma mantellare (MCL)

Il infoma mantellare € un linfoma aggressivo non Hodgkin delle cellule di tipo B con
prognosi infausta. .[i]@im L’'MCL ha un’incidenza di circa il 3-6% di nuovi casi nei
paesi occidentali ogni anno, con un’incidenza annuale dello 0,5 ogni 100.000
persone e una prevalenza stimata del 3.5/100,000.2 L’eta media della diagnosi € di
68 anni, con una prevalenza maschile di 3:1.

Acalabrutinib

Acalabrutinib e un inibitore della tirosin-kinasi di Bruton BTK, altamente selettivo,
covalente che ha mostrato una bassa attivita off-target nei trial pre-

clinici.[vi] Vil Questo potenziale nuovo farmaco € attualmente in sviluppo per il
trattamento di diverse cellule di tipo B e altri tipi di tumori. Il programma di
sviluppo di acalabrutinib include sia la monoterapia che la terapia in
combinazione per la leucemia linfatica cronica (LLC), il linfoma mantellare, la
macroglobulinemia di Waldenstrom (WM), il linfoma follicolare, il linfoma diffuso
a grandi cellule B, e diversi tipi di mieloma, e anche nei trial clinici che hanno
preso in esame la mono e la combo nei tumori solidi. In totale, piu di 25 studi
clinici su acalabrutinib che hanno arruolato piu di 2000 pazienti sono in corso o
sono stati completati. La FDA ha concesso la Designazione di Farmaco Orfano
ad acalabrutinib a settembre 2015 per i pazienti con MCL, e la Commissione
Europea a marzo 2016 per il trattamento dei pazienti con LLC, MCL, WM.
Acalabrutinib € un nuovo potenziale farmaco non ancora approvato per nessuno
degli usi attuali.

Acerta Pharma

Acerta Pharma, membro del gruppo AstraZeneca, sta sviluppando terapia
innovative, specifiche per il trattamento del cancro e delle patologie autoimmuni.
AstraZeneca ha acquisito la maggioranza delle azioni in Acerta Pharma, che opera
come centro di eccellenza nella ricerca e nello sviluppo in campo ematologico per
conto di AstraZeneca. Per ulteriori informazioni visitate www.acerta-pharma.com.

Informazioni su AstraZeneca in Oncologia

AstraZeneca ha una tradizione ben radicata nel campo dell'oncologia e offre un
portafoglio in rapida crescita di nuovi medicinali che hanno il potenziale di
trasformare le vite dei pazienti e il futuro dell'azienda. Con almeno 6 nuovi
farmaci in fase di lancio tra il 2014 e il 2020 ed un'ampia pipeline di piccole
molecole e biologici in sviluppo, il nostro obiettivo consiste nel trasformare la
New Oncology in una delle sei piattaforme di crescita di AstraZeneca incentrata
su tumore di polmoni, ovaie, seno e sangue. Oltre alle nostre risorse primarie,
coltiviamo collaborazioni e investimenti innovativi che possono accelerare la
realizzazione della nostra strategia, come abbiamo dimostrato con l'investimento
effettuato in Acerta Pharma (ematologia).

Sfruttando le risorse di quattro piattaforme scientifiche (Immuno-Oncologia,
Driver Tumorali e Resistenza, Risposta al Danno del DNA e Coniugati farmaco-
anticorpo) e sostenendo lo sviluppo di combinazioni personalizzate, la vision di
AstraZeneca mira a ridefinire il trattamento oncologico e a eliminare in futuro il
cancro come causa di morte
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AstraZeneca

AstraZeneca €& un’azienda biofarmaceutica globale orientata all’innovazione e
focalizzata su scala internazionale nella ricerca scientifica, nello sviluppo e nella
commercializzazione di farmaci con obbligo di prescrizione medica per patologie
cardiovascolari, metaboliche, respiratorie, inflammatorie, autoimmuni,
oncologiche, infezioni e disturbi del sistema nervoso centrale. AstraZeneca
opera in oltre 100 Paesi e i suoi farmaci innovativi sono utilizzati da milioni di
pazienti nel mondo. Nel 2015 ha investito in R&S 5,6 miliardi di dollari pari a
circa il 23% del proprio fatturato globale. In Italia AZ ha in corso 91 studi clinici
che coinvolgono oltre 800 centri di ricerca e oltre 19 mila pazienti (dato a dic
2016). Maggiori informazioni su: http://www.astrazeneca.it
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