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TiGani Riparazione di singole lesioni sintormstiche a carica deila cartlagine
ChondroCelect 05/10/2009 N'urf“ dei condiio famorale del ginocchio {grado 1l o IV,
International Cartilage Repair Society [CRS]) negli eduit
uniQure Diefic familiare di ipasi lipoproteics (Lipoprotein lipase
Glybera 25/70v20M2  biopharma deficency, LPLD) e con gravi o ripetuti sttacchi di pancreatte
By nanestante |5 digts s ridotto contenuto di grassl
Vericel Riparazione di difemn sintomatic a tutto spessore della cartilazne
Maci 27062013 Drenmark del ginocchio [grado [l e IV dedla scals Outerbnidze modificata)
ApS di 3-20 cm? in pazient adukl con schelatro maturo.
Den - Trattamente del carcinoma asintomatico o lisvemants
Provenge  DG6/09/2013 UK SRSEARERC Feti RSO (N Lo OF ke phviskfe Byl
Ead slla castrazione in womini-sdult nei gual |3 chemioterapia

nan & ancora clinicamente indicata.

Dieficic di celiule staminali limbar ds modersio 5 grave
(definito dalla presenza di neovascolenizazions superficisle della
T cormea in almeno due guadrant, con colnvolgimento dells pare
Holoclar 1710212015 Erome centrale dalls cormes & zrave compromizsions deffscuits visivs)

A EEE Unilsterais o bilstersie, causato ds wstioni oculsr s ager

Holastem

Ak fisici o chimici. Per |a biopsia sono necessari simeno
1 -2 memy® di tessuto limbare non danregsisto.
Trettamento di pazent adult sfiem da melanoms inopsrabile
o s E‘"‘EE"' con metastas regionah o a distanza (Stadio (18, 1IC & V&)
yEIC = B.'nl'i s=nzs coinvelgimente dellosso, del cenelio, de! pofmone
3 o alcrg coinvolgimento viscerale.

QOrchard Traamento di paziena con Immunodeficenza Grave
= = 2505530 Therspeutics Combinata dz Defiot di Adenosing Deaminasi (ADA-S0ID), per
5 = i o {Matherands) i guali non sis disponibile un idonec donstore consanguineo d
BV celffuie staminali HLA (antgens leucocitario umsno-compatibdi

eIk Trattamento sggiuntvo nel trapianto aploidentico di cellule
Zalmoois 18082016 saminzli emopoistdche (H5CT) in pazient adulti con neoplasie
msligne ematologichs ad aloo rischio.

Riparazone di dfett sintomaticr dells cartilsgine srooolare
. CODON dsl cnnfmn femorale & defla rotuls def ginoocchio (grado Ml o IV,
Spherox 10007207 a6 Socets mernazionsle per = Rigensradone della Cartlagine
ela Conservarione delle Ardcolazioni [ICRS]) con dimensioni
dei difett fino a 10 crm® negl adufd,




Tranamenta delle fistole penansli complesse in pazient
edulti con Malsma di Crohn luminale non svallisvements
Takada atoeE, nei casi in oui e fistole hanno mostrato uns risposE
Alofisel ~HRaiE Pnarmma &5 madegusta ad almeno una terapia convenzionsle o
biologics. Alofisel deve essere utifizzsto solo sl termine
deilinteryento di condizionamenco delle fistole.

fymriah & indicato per il rattamento dic
- pazient pedistrid & giovani adult fino 3 25 anni di w3 incius),

MNouartis con Leucemia Linfoblastica Acuts {ALL) acellulz B refratarnia,
Eymriah 22082018 Eurcpharm In reddiva post-traplanto O in seconds o wienare reckdive;
Limited - paziend aduld con Linforna Diffuso s Grandi Cellule B {BLBCL)
in recidiva o refracario dopo due o piu linee di terapia
Sistemica.
Trattamento i pazient adultl con Linforma Diffuso
270 Kite Phamma & Grandi Cellule B (DLBCL} & Linforma Primitive det
» i 18 EU BV Gilesd Mediasting = Grandi Celiule B (PMBCL) r=frattari o
recidivant, dopo due o pid finee di terapia sistemica.
i Trattamento di pazient adult € pediatna con perdits
—— deila vista dovuts 3 distrofia retinica ereditaria csusste da
Lunturna =STheiE E“Lri””.ha:" mutamion Biallliche confiermate di IPEAS & che abbiana
Hhar sufficienti cellule retiniche viesli,
Tramamento di pazient di €23 pari o superiore 2 12 anni
hliakEd b sffett da B-Talassemia Trasfusione-Tipendents (TOT)

che non hannd un genctpo B0 FE0. peri gual i raplanto
Zynteglo i ‘Eﬁ;u' A &i Cellule Staminali Smatopaistiche (H50) =iz spproprist
! miz rion Sia disponibile Un donatore consanguineo 'di HEC

Antigens Leucocitano Umano [HLA-compatibile.

Tractamento dic
Nowartis Gene - pazient con Atrofis Muscolsre Spinsle (SWMA) 5g con una
Zolgensma 18052020 Theropies ELF mutszions bisflelics nel gene SMN1 e una diagnosi dinica di
Limized SMA tipo 1. oppure - pazient con SMA 50 con una mutsmians
beallefice nel gene SMMNT e fine 3 3 copie del gene SMNZ,

Trattameanoo di pazienti sduld con Linfoms a Cellule
Kite Pharms Marteflari (MCL)] reddivante o reframario dopo dus
EU 8V /Gilead o piu firee di terapia sistemica che includano un
inizitore della Trosin Chinssi di Bruton (BTK).

Tecartus 141242020

Tratramento dells Leucodizorafia Metacramistica
[MLEY) caraterizzsts da mutaziont biaksliche del zens
Arifgulfatssi A [ARSAL che compomano una
Orchard riduzione dell amivits endimatica di ARSA
Therapeutics - nei bambini con forme infantili tardive o giovanill precoc,
[Metherlands)  senza manifestazion cliniche della malsttis
Bv -nai bambini con |a forma giovanile precoce, con manifescazioni
cliniche precoc della maiatms, che consenvans la capacita di
Camminare sutonomament= & prima dellinizio del declino

Libmeldy TH2I2020

COEMIEvOL
Tramamento delfAdrenoleucodizorofia Cerebrale {CALD)
bluehird big precace in paient <12 annl di et con una mutazione
Shysona TEMOF202 [Metherlands) genetica ABCD) e per | quali pon & disponitile un donatore
B\, consanguineo df Cellule Staminali Ematopoiedche [HEC)

compatibile per FAngens Leucocitario Umano (HLA)

Dazieno sdulti con Mieloma Multiplo redidivante refracano
Cetae prﬂBdErTrE’TIEFI‘DBBEEtEI‘D oon alrr&ar:naltre?_berap.le.
Abecma 18/08/2021 = =" tra cui un sgents immunomodulstotoun nibitore dat
Drotessmma e un anticorpo ano-CO3E, che hanno dimosmrato
progressione defla malsttia con Tuloms terapia.
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DATA INIZIO

Deficit di decarbossiiasi degh

19/02/2020
E’\'ﬂ’dﬁﬂx\%&' edpnnoer Tthapeutlm L-aminpacidi aromatici {AADC)
Adulti con s forma recidpivants
Breyanzi refrattaria di linforma diffuso a grandi
fisocobtmgene Bristol Mysrs cellule B {DLECLY, linfoma primitivo
maraisuce] Squibh del mediasting & grandi caliule B i/l
s el [PMECL} & linfomna follicolars
digrada lllo (FL33)
Gliowac
di eeliute outsiggne Researr__h Gliama D7 NDF2020
=0 ceilule aliczeniche Corparstian

del glioma immtivare

Trattamento dells perdits della vista

Lumewvog GenSight in pazientd con Neuropstia Ottics
lenggogens Biolos Ereditaria di Leber {LHON) C2r12/2020
noipanover RIRETE con mutazione del gene

mitocondnals ND4

Mieloma Multiplo
recidivante refrattario
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