Principaux types de produits ayant obtenu un statut d’orphelin
en Europe et/ou aux Etats-Unis en 2015

Anticorps chimériques et anticorps monoclonaux (36)
* Adalimumab (Humira®) Abbvie (USA) -
Hidradénite suppurée (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1948)
* Anticorps antirabiques humanisés - Synermore Biologics (Taiwan) —
Prophylaxie post-exposition contre I’infection par le virus de la rage
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2313)
* Anticorps anti-eTau humanisé - BMS (USA) -
Paralysie supranucléaire progressive (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1958)
* Anticorps anti-tau humanisé C2N-8E12 - C2N Diagnostics (USA) —
Paralysie supranucléaire progressive (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2131)
* Anticorps bivalent anti-myostatine - BMS (USA) —
Dystrophie musculaire de Duchenne (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1867)
* Anticorps chimérique anti CD37 - Boehringer Ingelheim (Allemagne) —
Leucémie lymphocytaire chronique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1979)
* Anticorps dirigé contre la métalloprotéine MMP9 (GS-5745) - Gilead Sciences (USA) —
Cancer de I’estomac — (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2120)
* Anticorps monoclonal chimérique contre I’antigéne O-acetyl-GD2 (ATL-301/2) - Atlab Pharma
(France) —
Neuroblastome - http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1600
* Anticorps monoclonal ciblant I’eotaxine-2 - ChemomAb (Israel)
Sclérodermie systémique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1663) et
Fibrose pulmonaire idiopathique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2296)
* Anticorps monoclonal dirigé contre I’intégrine anti-Beta 1 - Oncosynergy (USA - CA) —
Cancer des ovaires (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1666)
* Anticorps monoclonal humanisé ciblant la sous-unité a du récepteur de I’IL-3 (antigéne
CD123) (JNJ-56022473) - J&J (USA) —
Leucemie myeloide aigué (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1969)
* Anticorps monoclonal humanisé dirigé contre le CD19 (MOR208) — Morphosys (Allemagne) -
Lymphome B diffus a grandes cellules (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1593)
* Anticorps monoclonal humanisé ciblant le CD47 (Hu5F9) — Université d’Oxford (RU) et
Université de Stanford (USA) —
Leucémie myeloide aigué (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2244)
* Anticorps monoclonal humain se liant a la protéine d’adhésion vasculaire (BTT1023)
- Biotie Therapies (Finlande) —
Cholangite sclérosante primitive (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1801)
* Anticorps monoclonal inhibant la kallikréine plasmatique (DX-2930) - Dyax (USA) -
Angiodéme héréditaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=998)
* Anticorps monoclonal liant les récepteurs de I’insuline (XOMA 358) - Xoma (USA) -
Hyperinsulinisme congénital (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2076)
* Anticorps monoclonal 1gG1 recombinant contre la réponse immunitaire T - Nekonal
(Luxembourg) - Prévention du rejet de greffe aprés une greffe d’organe solide
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1896)
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* Anticorps monoclonal recombinant dirigé contre la composante amyloide sérique P - GSK
(RU) Amylose AL ou amylose primaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1218)
* Anticorps monoclonaux chimeres homme/souris dirigés contre la glyprotéine de surface du
virus Ebola (Zaire) - Dr Stefan Blesse (Allemagne) —

Fiévre Ebola (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2263)

* Avelumab - anticorps dirigé contre PD-L1 (Programmed Death-Ligand 1) — Merck KgaA
(Allemagne) —

Carcinome a cellules de Merkel (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2290)

* Daratumumab - J&J (USA) -

Lymphome a cellules du manteau (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2187)
Lymphome B diffus a grandes cellules (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2435)
Lymphome folliculaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2188)

* Golimumab (Simponi®Aria) - J&J (USA) - Arthrite juvénile idiopathique pédiatrique
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1965)

* ldarucizumab (Praxbind®) - Boehringer Ingelheim (Allemagne) - Réversion de I’effet
anticoagulant du dabigatran (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1236)

* Lebrikizumab - Roche (Suisse) —

Fibrose pulmonaire idiopathique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2427)

* Necitumumab (Portrazza®) - Eli Lilly (USA) - Cancer des poumons non a petites cellules avec
une histologie squameuse (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2160)

* Nimotuzumab - InnoCIMab (Singapour) —

Cancer du pancréas (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2292)

* Nivolumab (Opdivo®) — BMS (USA)

Cancer des poumons a petites cellules (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2279)
Carcinome hépatocellulaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2180)
Glioblastome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2182)

* Obinutuzumab (Gazyva®) — Roche (Suisse)

Lymphome folliculaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1980)

Lymphome de la zone marginale (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2015)

* Olaratumab - Eli Lilly (USA) —

Sarcome des tissus mous (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1686)

* Pembrolizumab - Merck&Co (USA)

Cancer de I’estomac (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2088)

Lymphome de Hodgkin (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1053)

* Rituximab (Mabthera®/Rituxan®) — Roche (Suisse) —

Pemphigus vulgaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2455)

* Simtuzumab - Gilead Sciences (USA) —

Cholangite sclérosante primitive — (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1659)

* Tarextumab - OncoMed Pharmaceuticals (USA)

Cancer du pancréas (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2441)

Cancer des poumons a petites cellules (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2496)
* Tremelimumab - AstraZeneca (RU) —

Meésothéliome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1903)

* Ulocuplumab — BMS (USA) —

Leucémie myeloide aigué - (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1664)

* Veltuzumab - Immunomedics (USA)
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Purpura thrombopénique immunologique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-
produit/?id_dnp=2198)

Anticorps conjugués (5)
* Anticorps antinucléaire conjugué a la doxorubicine - NanoSmart Pharmaceuticals (USA) — US
2015 - Sarcome d’Ewing (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1744)
* IMGN529 (anticorps anti-CD37 conjugué a la maytansinoide DM1)— ImmunoGen (USA) - UE
2015 - Lymphome B diffus a grandes cellules
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1920)
* IMGN853 (mirvetuximab soravtansine) - Immunogen (USA) - UE 2015 et US 2014
Cancer des ovaires - (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1798)
* Rova-T (rovalpituzumab tesirine) - Stemcentrx (USA) — US 2015 - Cancer des poumons a petites
cellules (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2506)
* SGN-CD33A (vadastuximab talirine) Seattle Genetics, filiale de Takeda (Japon) - US 2015 et UE
2015 — Leucémie myeloide aigué (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2065)

ARN interferents (4)
*ARC-AAT - Arrowhead Research (USA - CA)
Déficit en alpha-1-antitrypsine (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2078)
* ARN double brin spécifique du géne de I’oxydase hydroxyacide 1 (DCR-PH1)
Dicerna Pharmaceuticals (USA)
Hyperoxalurie primitive type 1 (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1999)
* Revusiran - Alnylam Therapeutics (USA)
Amylose a transthyrétine (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1982)
*5iG12D-LODER - Silenseed (Israel)
Cancer du pancréas (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1734)

Dérivés de taxanes (4)
* [a-N-(2'succinyl-paclitaxel) Thr]-Phe-Phe-Tyr-Gly-Gly-Ser-Arg-Gly- [epsilon-N-(2'succinyl-
paclitaxel)Lys]-Arg-Asn-Asn-Phe-[epsilon-N -(2'succinyl-paclitaxel) Lys]-Thr-Glu-Glu-Tyr
(ANG1005) - Angiochem (Canada) -
Cancer du sein associé a des métastases cérébrales
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1925)
* Paclitaxel encapsulé dans des liposomes - Insys Therapeutics (USA)
Cancer des ovaires (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1738)
* Paclitaxel (nanoparticules Nanotax®) - NanOlogy (USA)
Cancer des ovaires (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2291)
* Triolimus (combinaison de paclitaxel, de rapamycine et de tanespimycine) - Co-D Therapeutics
(USA) — Angiosarcome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2048)

Enzymes et proteines (34)
* Andexanet alfa (Inhibiteur du facteur Xa) - Portola Pharmaceuticals (USA)
Réversion de I’effet anticoagulant des inhibiteurs directs ou indirects du facteur X
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1807)
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* Arginase | recombinante pégylée - Enzyme AERase (USA) —

Argininémie (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1983)

* Arginine deiminase pegylée recombinante - Designerx Europe Limited (RU)

Meésothéliome — (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1612)

* Aspartylglucosaminidase humaine recombinante - ACE Biosciences, Zymenex group
(Danemark) — Aspartylglucosaminurie (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1604)
* Carboxyhémoglobine bovine pegylée (Sanguinate®) - Prolong Pharmaceuticals (USA) —
Drépanocytose (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2422)

* Céramidase humaine recombinante — Plexcera Therapeutics EU (Irlande)

Mucoviscidose (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2070)

* Cystathionine beta-synthase humaine pegylée - Orphan Technologies (lles Vierges)
Homocystinurie (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1988)

* Enzyme de Streptococcus pyogenes dégradant les IgG - Hansa Medical (Suede)

Prevention du rejet de greffe apres une greffe d’organe solide (http://biopharmanalyses.fr/detail-
du-produit/?id_dnp=2316)

* Facteur de croissance des nerfs humain recombinant - Dompé (ltalie) —

Keératopathie neurotrophique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1250)

* Facteur neurotrophique dérivé des astrocytes mésencéphaliques (MANF) —Amarantus
BioScience (USA) — Occlusion de I’artére rétinienne
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2298)

* Facteur neurotrophigue mésencéphalique humain dérivé des astrocytes - Clinipace (Allemagne)
Rétinite pigmentaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1900)

* Filgrastim - Neurovision Pharma (Allemagne)

Sclérose latérale amyotrophique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1742)

* Fragments d’immunoglobuline équine anti-H5N1 (FBF-001) - Fab’entech (France)
Grippe aviaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2027)

* Fragments d’immunoglobuline ovine dirigés contre le venin de Vipera berus - MicroPharm (RU)
Empoisonnement par morsure de vipére
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2251)

* Fucosyltransferase VI humaine recombinante [ FTVI ] et GDP-fucose) (TZ101) - TargaZyme
(USA) - Prévention de la réaction du greffon contre I’héte (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-
produit/?id_dnp=1725)

* Glutamate oxaloacetate transaminase 1 humaine recombinante - Impasara (RU)

Gliome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1687)

* Histidyl-tRNA synthétase humaine recombinante (Resolaris®) - Atyr Pharma (USA)
Dystrophie facio-scapulo-humérale (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1981)
* Insuline humaine - Sirius Regulatory Consulting (RU)

Syndrome de P’intestin court (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2058)

* Insuline humaine recombinante (NTRA-9620) - Nutrinia (Israel)

Syndrome de P’intestin court (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1966)

* Interferon alfa-n3 (Alferon N Injection®) - Hemipsherx Biopharma (USA)

Syndrome respiratoire du Moyen-Orient
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2236)

* Lactoferrine bovine - Metrodora Therapeutics (USA)
Entérocolite nécrosante (prévention)

http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1869
* Monomethoxypolyethylene glycol adénosine déaminase recombinante (EZN-2279) -
Sigma-Tau Pharmaceuticals (USA)
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Déficit immunitaire combiné sévére par déficit en adénosine désaminase
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1886)

* Phosphatase alcaline humaine recombinante (recAP) — AM-Pharma (Pays-Bas)
Hypophosphatasie (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1613)

* Protéine humaine recombinante club cell 10 KDa - RLM Consulting (Belgique)
Dysplasie broncho-pulmonaire (prévention)
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1786)

* Plasminogéne humain - ProMetic BioTherapeutics (Canada)

Déficit congénital en plasminogene
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2029)

* Protéine A de Staphylococcus aureus (formulation hautement purifiée) - Coté Orphan Consulting
UK (RU) - Purpura thrombopénique immunologique
http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2429

* Protéine A de Staphylococcus aureus (PRTX-100) - Protalex (USA)

Purpura thrombopénique immunologique
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2083)

* Protéine de capside du papillomavirus humain modifiée et conjuguée a un colorant dans le
proche infrarouge - Aura Biosciences (USA) —

Meélanome uveéal (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1978)

* Protéine humaine recombinante club cell 10 KDa - RLM Consulting (Belgique)
Dysplasie broncho-pulmonaire (prévention)
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1786)

* Région Fc de I’IgG1 recombinante multimérisée - Pfizer (USA)
Polyradiculonévrite inflammatoire démyélinisante chronique
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2121)

* Saposine C (BXQ-350) - Bexion Pharmaceuticals (USA)

Glioblastome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2504)

* Sphéres d’albumine revétues de fibrinogéne - Fibreu Limited (RU)

Fievre Ebola (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1672)

* Variant du facteur X recombinant - Pfizer (USA)

Hémorragie intracérébrale (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2499)
* Variant du facteur de croissance des fibroblastes 19 - Diamond BioPharm (RU)
Cholangite sclérosante primitive

Inhibiteurs de kinase (35)
* 1-(4-(N-glycylamido)phenyl)-3-trifluoromethyl-5-(phenanthren-2-yl)-pyrazole (AR-12)
Inhibiteur de la protéine PDK-1 (Phosphoinositide-dependent kinase-1) - Arno Therapeutics (USA)
Cryptococcose (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1888)
* (LOR)-7-amino-12-fluoro-2,10,16-trimethyl-15 oxo0-10,15,16,17-tetrahydro-2H-8,4-
(metheno)pyrazolo[4,3-h][2,5,11]benzoxadiazacyclotetradecine-3-carbonitrile - (PF-06463922)
Inhibiteur de tyrosine kinase ALK - Pfizer (USA)
Cancer des poumons non a petites cellules ALK+ ou ROS1+
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2106)
* 2-(2-phenylvinyl)-4-[4-methylpiperazin-1-yl)]-6-(5-methyl-2H-pyrazol-3-yl-amino)-pyrimidine
L(+) tartrate — Inhibiteur d’ Aurora kinase - Dr Ulrich Granzer (Allemagne)
Carcinome hépatocellulaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2060)
* 2-(3-(4-(7H-pyrrolo[2,3-d]pyrimidin-4-yl)-1H-pyrazol-I-yl)-1-(1-(3-fluoro-2-(trifluoromethyl)
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isonicotinoyl)piperidin-4-yl)azetidin-3-yl) acetonitrile adipate - Inhibiteur de tyrosine kinase JAK -
- Incyte (USA) Cancer du pancréas (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1729)

* (3S,4R)-3-ethyl-4-(3H-imidazo[1,2-a]pyrrolo[2,3-e]pyrazin-8-yI)-N-(2,2,2-trifluoroethyl)
pyrrolidine-1-carboxamide (2R,3R)-2,3-dihydroxybutanedioate (LOXO- 101) - Inhibiteur de
tyrosine kinase JAK1 - Loxo Oncology (USA)

Sarcome des tissus mous (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2179)

* [5-(5-chloro-1H-pyrrolo[2,3-b]pyridin-3-ylmethyl)-pyridin-2-yl]-(6-trifluoromethyl-pyridin-3-
ylmethyl)-amine hydrochloride — Inhibiteur du récepteur CSF1R - Daiichi Sankyo (Japon)
Plexxikon (USA) - Synovite villonodulaire pigmentée/Tumeur a cellules géantes ténosynoviales
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1788)

* (5-[8-methyl-9-(1-methylethyl)-2-(4-morpholinyl)-9H-purin-6-yl]-2-pyrimidinamine (VS-5584)
Inhibiteur de kinase - inhibiteur multikinase (PI3K, mTORC1 et mMTORC2) - Verastem (USA)
Meésothéliome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1542)

* 8-(1-Hydroxy-ethyl)-2-methoxy-3-(4-methoxy-benzyloxy)-benzo[c]chromen-6-one - RES-529 -
Inhibiteur de la voie PI3K/Akt/mTOR - RestorGenex (USA)

Glioblastome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1731)

* N-methyl-4-({4-[({3-methyl(methylsulfonyl)aminopyrazin-2-yl}methyl)amino]-5-
(trifluoromethyl)pyrimidin-2-yl}amino)benzamide hydrochloride — inhibiteur de la kinase
d’adhésion focale - TMC Pharma Services (RU)

Cancer des ovaires (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1611)

* (R)-6-(2-fluorophenyl)-N-(3-(2-((2-methoxyethyl)amino)ethyl)phenyl)-5,6-dihydrobenzo[h]
guinazolin-2-amine dihydrochloride (ARQ 087) - Inhibiteur multikinase
Cholangiocarcinome/cancer des voies biliaires
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2353)

* (S)-2-(1-((6-amino-5-cyanopyrimidin-4-yl)amino)ethyl)-4-oxo-3-phenyl-3,4- dihydropyrrolo
[2,1-f][1,2,4]triazine-5-carbonitrile — Inhibiteur de kinase PI3K-delta — Almirall (Espagne)
Pemphigus vulgaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1380)

* Sodium 3-[(4aR,6R,7R,7aS)-7-hydroxy-2-oxido-2-sulfanylidene-4a,6,7,7a-tetrahydro-4H-furo
[3,2-d][1,3,2] dioxaphosphinin-6-yl]-2-bromo-6-phenyl-5H-imidazo[1,2-a]purin-9-one —
Universitatsklinikum Tibingen (Allemagne) - Inhibiteur de la protéine kinase G -

Rétinite pigmentaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1803)

* S-7-(1-(9H-purin-6-ylamino)ethyl)-6-(3-fluorophenyl)-3-methyl-5H-thiazolo[3,2-a] pyrimidin-5-
one - Inhibiteur de kinase PIK3 - Incyte (USA)

Lymphome de Hodgkin (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1937)

* (S)-N-(5-((R)-2-(2,5-difluorophenyl)pyrrolidin-1-yl)pyrazolo[1,5-a]pyrimidin-3-yl)-3-
hydroxypyrrolidine-1-carboxamide hydrogen sulfate (LOXO- 101) - Inhibiteur de kinase TRK
Sarcome des tissus mous (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2179)

* Acalabrutinib — (S)-4-(8-amino-3-(1-but-2-ynoylpyrrolidin-2-yl)-imidazo[1,5-a]pyrazine-1-yl)-N-
(pyridine-2-yl)-benzamide - Inhibiteur de la tyrosine kinase de Bruton - Acerta Pharma (Pays-Bas)
Lymphome a cellules du manteau (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2275)
Macroglobulinemie de Waldenstrom (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2273)
* Afatinib — Inhibiteur de tyrosine kinase - Boehringer Ingelheim (Allemagne)

Cancer des poumons non a petites cellules avec une histologie squameuse
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2468)

* Alectinib — Inhibiteur de tyrosine kinase ALK - Roche (Suisse)

Cancer des poumons non a petites cellules ALK+
(_http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=954)
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* Alvocidib — Inhibiteur de kinases cycline-dépendantes - Theorem Clinical Research (USA) Tolero
Pharmaceuticals (USA)

Leucémie myeloide aigué (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1681)

* Anlotinib - Inhibiteur de tyrosine kinase - Advenchen Laboratories (USA)

Cancer des ovaires (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2416)

* Copanlisib (BAY 80-6946) - Inhibiteur de kinase PIK3- Bayer Healthcare (Allemagne)
Lymphome folliculaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1740)

* Dabrafenib et trametinib - Inhibiteur de kinase RAF et de kinase MEK - Novartis (Suisse)
Cancer des poumons non a petites cellules BRAF+
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2319)

* Dacomitinib - Inhibiteur de ’EGFR - Pfizer (USA)

Cancer des poumons non a petites cellules avec des mutations EGFR, HER2, HER4, ou DDR2
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1809)

* Defactinib - Inhibiteur de la kinase FAK (focal adhesion kinase)/PTK2 (Protein tyrosine kinase 2)
- Verastem (USA)

Cancer des ovaires (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2414)

* Entrectinib - N-[5-(3,5-difluorobenzyl)-1H-indazol-3-yl]-4-(4-methylpiperazin-1yl)-2-(tetrahydro-
2H-pyran-4-ylamino) — Inhibiteur de tyrosine kinase - Ignyta (USA)

Cancer colorectal TrkA+ TrkB+ TrkC+ ROS1+ ou ALK+
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2467)

Cancer des poumons non a petites cellules ALK+ TrkA+ TrkB+ TrkC+ ROS1+
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1746)

Neuroblastome

(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2245)

* Fostamatinib disodium - Inhibiteur de spleen tyrosine kinase (Syk) - Rigel Pharmaceuticals (USA)
Purpura thrombopénique immunologique
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2185)

* lbrutinib - Inhibiteur de tyrosine kinase de Bruton - Abbvie et J&J (USA)

Lymphome de la zone marginale (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1732)

* Inhibiteur de la tyrosine kinase de Bruton - Acerta Pharma (Pays-Bas)

Leucémie lymphocytaire chronique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1961)
* Lenvatinib - Inhibiteur de tyrosine kinase - Eisai (Japon)

Carcinome hépatocellulaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1799)

* Masitinib - Inhibiteur de tyrosine kinase - AB Science (France)

Cancer de I’estomac (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2215)

Sclérose latérale amyotrophique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1849)

* Ponatinib - Inhibiteur de tyrosine kinase - Ariad Pharmaceuticals (USA)

Tumeurs stromales gastrointestinales (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1614)
* Regorafenib - Inhibiteur multikinase (VEGFR1, 2, 3, TIE2, KIT, RET, RAF-1, BRAF,
BRAFV600E, PDGFR, FGFR) - Bayer (Allemagne)

Carcinome hépatocellulaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2180)

* Selumetinib - Inhibiteur de kinase MEK - AstraZeneca (RU)

Meélanome uvéal (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1904=

* Sodium 2-hydroxylinoleate (ABTL0812) - Inhibiteur mtTOR - Ability Pharmaceuticals (Espagne)
Neuroblastome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1901)

* Tideglusib - Inhibiteur de GSK 3 - QRC Consultants (UK)

Syndrome de I’X fragile (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1787)
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* Varlitinib (ASLANO01/ARRY-543) - Inhibiteur de tyrosine kinase - Aslan Pharmaceuticals
(Singapour) Cholangiocarcinome/cancer des voies biliaires
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2176)

Oligonucléotides et microARN (8)
* 2°-deoxyguanosylyl-(3’,5’-phosphoryl)-2’-deoxythymidylyl-(3°,5’-phosphoryl)- 2’-
deoxyguanosylyl-(3°,5’-phosphoryl)-2’-deoxycytidylyl-(3”,5’-phosphoryl)-2’- deoxycytidylyl -(3°,5°-
phosphoryl)-2’-deoxycytidylyl-(3’,5’-phosphoryl)-2°- deoxyguanosylyl-(3°,5’-phosphoryl)-2’-
deoxycytidilyl-(3°,5’-phosphoryl)-2’- deoxycytidylyl-(3°,5’-phosphoryl)-2’-deoxycytidylyl-(3°,5’-
phosphoryl)-2’-deoxycytidylyl-(3’,5’-phosphoryl)-2°-deoxythymidylyl-(3”,5’-phosphoryl)-2°-
deoxyadenosyl-(3’,5’-phosphoryl)-2’-deoxycytidylyl-(3”,5’-phosphoryl)-2’- deoxyguanosylyl-(3°,5’-
phosphoryl)-2’-deoxycytidylyl-(3’,5’-phosphoryl)-2’- deoxyguanosylyl-(3°,5’-phosphoryl)-2’-
deoxycytidylyl-(3°,5’-phosphoryl)-2’- deoxyadenosyl-(3°,5’-phosphoryl)-2’-deoxycytidylyl-(3°,5°-
phosphoryl)-2’- deoxyguanosylyl-2’-deoxycytidylyl-(3°,5-phosphoryl)-2°-deoxyadenosyl-(3°,5’-
phosphoryl)-2’-deoxycytidine — oligonucléotide interférant avec le géne Bcl2 - Phara (Belgique)
Lymphome B diffus a grandes cellules
* 2'-O-methyl phosphorothioate RNA oligonucleotide, 5’'m5CUGmM5CUGM5CUGM5CUGmM
5CUGM5CUGM5CUG-3' - oligonucléotide antisens - Prosensa (Pays-Bas) maintenant Biomarin
Maladie de Huntington (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1675)
*5'-CTATCTGUC- GITTCTCTGU-3'.17 Na+ - Idera Pharmaceuticals (USA)
Lymphome B diffus a grandes cellules (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1962)
*5"-ASCSASTSCSASGSTSCSTSGSASUSASASGSCSTSA-3" (RG-012) — CTI Clinical Trial and
Consulting Services Europe GmbH (Allemagne)/Regulus Therapeutics (USA)
Syndrome d’Alport (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1783)
* Mongersen (GED-0301) - oligonucléotide antisens - Celgene (USA)
Maladie de Crohn pédiatrique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2103)
* Oligonucléotide antisens Grb-2 - Bio-Path Holdings (USA)
Leucémie myeloide aigué (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1990)
* Oligonuclétoide chimérique ciblant ’ARN de la hutingtine (IONIS-HTTRX) - oligonucléotide
antisens - lonis Pharmaceuticals (USA)
Maladie de Huntington (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1792)
* Oligonucléotide antisens dirigé contre I’ARN messager du TGF-32 (ISTH0036) - Isarna
Therapeutics (Allemagne)
Prevention des cicatrices apres une chirurgie du glaucome
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2014)

Peptides et analogues de peptides (18)
* 177-LU-DOTA-GIlyGlyNle-CycMSHhex (SRX-1177) - SolaranRx (USA)
Meélanome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1938)
* [4-aminobutanoic acid-glycyl-L-glutaminyl-L-arginyl-L-.alpha.-glutamyl-L-threonyl-L-prolyl-
L- .alpha.-glutamylglycyl-L-alanyl-L-.alpha.-glutamyl-L-alanyl-L-lysyl-L-prolyl-L-tryptophyI-
L-tyrosylL-aspartyl](cyclo 1-Dgammal?7) - Apeptico (Autriche)
Pseudohypoaldostéronisme de type 1 B
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2382)
* AASSGVSTPGSAGHDIITEQPRS (P42) - CNRS (France)
Maladie de Huntington (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1912)
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* Acetyl-D-arginyl-D-arginyl-D-arginyl-D-arginyl-D-arginyl-D-arginyl-D-arginyl-D-arginyl-D-
arginyl-D-arginyl-D-cysteinyl-D-glutaminyl-D-cystenyl-D-arginyl-D-arginyl-D-lysyl-D-
asparaginylmaide disulfide - Genus Oncology (USA)

Leucémie myeloide aigué (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2355)

* Combinaison de H-Lys-Lys-Gly-Pro-Arg-Cys(SH)-Leu-Thr-Arg-Tyr-Tyr-Ser-Ser-Phe-Val-
Asn-Met-Glu-Gly-Lys-Lys-OH et H-Lys-Lys-Gly-Asp-Asn-lle-Met-Val-Thr-Phe-Arg-Asn-GIn-
Ala-Ser-Arg-Pro-Tyr-Gly-Lys-Lys-OH (ATX-F8-117) - Apitope International (RU)

Hémophilie A (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1446)

* Echinomycine — Oncolmmune (USA)

Leucemie myeloide aigué http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2354

* Gallium Ga 68-edotreotide - Advanced Accelerator Applications (France)

Tumeurs neuroendocrines gastro-entéro-pancréatiques
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1797)

* Hepcidine - Emas Pharma (RU)

Beta thalassémie (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2252)

* Lanreotide - Prof. Dr R.T.Gansevoort (Pays-Bas)

Polykystose rénale autosomique dominante
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2030)

* Lipopeptide dérivé de la région preS region du virus de I’hépatite B - MYR GmbH (Allemagne)
Hépatite Delta (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2016)

* Lutetium (177Lu) edotreotide - ITG Isotope Technologies Garching GmbH (Allemagne)
Tumeurs neuroendocrines gastro-entéro-pancréatiques
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1147)

* Mecasermine (Increlex®) - Keck Graduate Institute of Applied Life Sciences (USA)

Syndrome de Rett (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2299)

* Pentapeptide de séquence Ac-VSRRR-NH2 - CereNOva (USA)

Hémorragie intracérébrale (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1657)

* Peptide SL-701 (peptides HLA-A2) - Stemline Therapeutics (USA)

Gliome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1741)

* Peptides de la protéine de la tumeur de Wilms - SELLAS Life Sciences Group (Suisse)
Leucémie myeloide aigué (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2356)

* Peptide signal de la mucine humaine (acides aminés 1-21) — (mMucin) - Richardson Associates
Regulatory Affairs Ltd (RU)/Vaxil Biotherapeutics (Israel)

Myeélome mutiple (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1616)

* Solnatide AP301 (L-cysteine, L-cysteinylglycyl-L-glutaminyl-L-arginyl-L-.alpha.-glutamyl-
Lthreonyl-L-prolyl-L-.alpha.-glutamylglycyl-L-alanyl-L-.alpha.-glutamyl-L-alanyl-L-lysyl-L-prolyl-
Ltryptophyl-L-tyrosyl-,cyclic (1.fwdarw.17)-disulfide) - Apeptico Forschung und Entwicklung GmbH
(Autriche) - Dysfonctionnement du greffon apres une transplantation pulmonaire
Pseudohypoaldostéronisme de type 1 B (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2253)
* Theranost 68Ga RGD - Advanced Imaging Projects (USA)

Suivi clinique de la tuberculose active (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1745)

Produits d’immunothérapie (7)
* Antigene peptidique multi-épitope du récepteur alpha du folate avec un GM-CSF adjuvant -
Tapimmune (USA)
Cancer des ovaires (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2418)
* Antigenes peptidiques basés sur la survivine formulés dans une plateforme adjuvante
DepoVax™ (DPX-Survivac) - Immunovaccine Technologies (Canada)
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Cancer des ovaires http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2105

* Enadenotucirev (ColoAd1) —PsiOxus Therapeutics (UK) —

Cancer des ovaires (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1671)

* Pelareorep (souche Dearing du réovirus de type 3) - Oncolytics Biotech (Canada)
Cancer péritonéal primaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2488)
Cancer du pancréas (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1890)
Cancer des ovaires (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1727)

Cancer des trompes de Fallope (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2491)
Gliome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1891)

* Vecteur lentiviral pseudotypé par le sérotype Indiana - Theravectys (France) -
Leucémie a cellules T adulte

* Vecteur lentiviral pseudotypé par le sérotype New Jersey - Theravectys (France)
Leucémie a cellules T adulte

* Virus oncolytique Myb34.5 - Karcinolys (France)

Cancer du pancréas (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1602 )

Produits de therapie cellulaire (25)
* Cellules allogéniques dérivées de la cardiosphere (CAP-1002) - Capricor Therapeutics (USA)
Dystrophie musculaire de Duchenne (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1928)
* Cellules allogéniques de sang du cordon traitées ex vivo par la 16,16-diméthyl prostaglandine
E2 - Fate Therapeutics (USA)
Leucemie lymphoblastique aigué (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2063)
* Cellules endothéliales hémogéniques adultes - HemoGenyx (USA)
Anemie aplasique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2082)
* Cellules hématopoiétiques CD33+ allogéniques, dérivées de sang de cordon et multipliées ex vivo
et cellules hématopoiétiques CD33+ allogéniques, dérivées de sang de cordon non multipliées
Leucemie myeloide aigué (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1599)
* Cellules mésenchymateuses stromales dérivées de la moelle osseuse et mutlipliées ex-vivo
Regulatory Resources Group Ltd (RU) - Maladie de Buerger (thromboangéite oblitérante)
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1917)
* Cellules mononucléaires allogéniques du sang périphérique induites a un état apoptotique
précoce - Richardson Associates Regulatory Affairs Ltd (RU)
Prévention de la réaction du greffon contre I’hote
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1605)
* Cellules ostéoblastiques allogéniques humaines issues de cellules souches de la moelle osseuse
(ALLOB®) - Bone Therapeutics (Belgique)
Ostéogenese imparfaite (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2057)
* Cellules placentaires allogéniques multipliées ex vivo (cellules PLX-PAD) - Pluristem Therapeutics
(Israel) Prééclampsie severe (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2352)
* Cellules souches allogéniques adultes isolées du muscle squelettique et mutlipliées ex vivo
Karl Rouger (France) Dystrophie musculaire de Duchenne
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2034)
* Cellules souches autologues CD34+ dérivées de la moelle osseuse transduites avec un vecteur
gammaretroviral codant pour ’IL2RG (yc) - Boston Children's Hospital Div. of
Hematology/Oncology (USA)
Déficit combiné sévere lié a I’X (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1667)
* Cellules souches mésenchymateuses allogéniques (Stemchymal®) - Steminent Biotherapeutics
(Taiwan - Canada)
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Ataxie spinocérébelleuse autosomique dominante due a une anomalie de la polyglutamine
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2449)

* Cellules souches mésenchymateuses allogéniques dérivées du sang de cordon et multipliées ex
vivo - PSR Group (Pays-Bas) - Dysplasie broncho-pulmonaire (prévention)
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2013)

* Cellules mésenchymateuses autologues dérivées du tissu adipeux - Mayo Clinic (USA)
Sclérose latérale amyotrophique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1859)

* Cellules stromales vasculaires autologues dérivées du tissu adipeux - Assistance Publique
Hopitaux de Marseille - AP-HM (France)

Sclérodermie systémique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2413)

* Cellules T autologues spécifiques du virus d’Epstein-Barr (CMD-003) - Cell Medica (USA)
Lymphome non-Hodgkinien EBV+ (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1829)
* Cellules tumorales autologues fusionnées avec une lignée de cellules tumorales transfectées
Sebastiano Gattoni-Celli (USA)

Glioblastome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1968)

* Col-Treg - TxCell (France)

Uveéite non infectieuse (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1190)

* Fibroblastes et kératinocytes autologues inclus dans une couche dermique basée sur du
collagéne -Voisin Consulting (France) - Brilures du derme partielles et profondes
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2387)

* Fraction mononucléaire enrichie de sang de cordon (U-Cord-Cell®) - Saneron CCEL
Therapeutics (USA)

Sclérose latérale amyotrophique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2312)

* KTE-C19 (Cellules T autologues transformées avec un vecteur rétroviral codant pour le récepteur
antigénique chimérique anti-CD19 CD28/CD3 zeta - Kite Pharma (USA)

Lymphome a cellules du manteau (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2248)
Lymphome B médiastinal primitif a grandes cellules
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2249)

Leucémie lymphoblastique aigué

(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2231)

Leucémie lymphocytaire chronique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2232)
Lymphome folliculaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2243)

* Lymphocytes infiltrant les tumeurs LN-144 - Lion Biotechnologies (USA)

Meélanome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2087)

* Lymphocytes T activés in vitro par une cytokine et cellules du sang périphériques Vdeltal
Lymphact - Lymphocyte Activation Technologies (Portugal)

Leucemie lymphocytaire chronique (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2264)
* Lymphocytes T CD4+ et CD8+ allogéniques incubées ex vivo avec des peptides synthétiques
des antigénes de cytomégalovirus, d’adénovirus et de virus d’Epstein-Barr - Miltenyi Biotec
(Allemagne)

Infection par les adénovirus apreés une greffe de cellules souches hématopoiétiques
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1679)

Infection par les cytomégalovirus aprés une greffe de cellules souches hématopoiétiques
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1678)

Infection par le virus d’Epstein-Barr apres une greffe de cellules souches hématopoiétiques
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1680)

* Spores encapsulées de microbiote fécal (SER-109) - Seres Therapeutics (USA)
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Infection récurrente par Clostridium difficile
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2195)

* Tisagenlecleucel-T (CTLO019) — Novartis (Suisse)

Lymphome B diffus a grandes cellules (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2434)

Produits de thérapie géenique (32)
* ARN messager du gene codant pour la protéine CFTR (cystic fibrosis transmembrane
conductance regulator) complexé avec du polyéthylénéimine ramifié - Shire (UK - USA)
Mucoviscidose - (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2329)
* Kératinocytes autologues multipliés ex vivo et contenant des cellules souches de I’épiderme
transformées avec un vecteur rétroviral codant pour COL7AL — Chiesi Farmaceutici (Italie) —
Epidermolyse bulleuse (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1794)
* Kératinocytes autologues multipliés ex vivo et contenant des cellules souches de I’épiderme
transformées avec un vecteur rétroviral codant pour COL17A1 - Chiesi Farmaceutici (Italie) -
Epidermolyse bulleuse (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1795)
* Kératinocytes autologues multipliés ex vivo et contenant des cellules souches de I’épiderme
transformées avec un vecteur rétroviral codant pour LAMB-3 - Chiesi Farmaceutici (Italie)
Epidermolyse bulleuse (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1796)
* LOAd703 - Lokon Pharma (Sweden)
Cancer du pancréas (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2041)
* Vecteur adéno-associé contenant une cassette d’expression codant pour un variant du facteur
IX — Spark Therapeutics (USA)
Hémophilie B (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2460)
* Vecteur adéno-associé exprimant le géne exprimant le géne du VEGF — Integene International
(USA) Prévention de la réaction du greffon contre 1’hote
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2447)
* Vecteur adéno-associé de sérotype 5 contenant le gene humain CHM - Horama (France)
Choroidérémie (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1897)
* Vecteur adéno-associé de sérotype 5 contenant le gene humain RPE65 — Athena Vision (RU)
Amaurose congénitale de Leber (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2241)
* Vecteur adéno-associé de sérotype 5 contenant I’isoforme D du facteur de croissance
vasculaire endothélial - Magnus Invention Management Ltd (RU)
Insuffisance placentaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1598)
* Vecteur adéno-associé de sérotype 8 codant pour le géne humain ATP7B placé sous le controle
du promoteur de I’alpha-1 antitrypsine humaine - Aligen Therapeutics (Espagne)
Maladie de Wilson (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2240)
* Vecteur adéno —associé de sérotype 8 contenant le géne humain CNGB3 - TMC Pharma
Services (RU) - Applied Genetic Technologies (USA) Achromatopsie causée par des mutations
dans le gene CNGB3 (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2260)
* Vecteur adéno-associé de sérotype 8 contenant le gene humain CNGB3 - Applied Genetic
Technologies (USA) Achromatopsie causée par des mutations dans le ggne CNGA3
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2242)
* Vecteur adéno-associé de sérotype 8 contenant le géne humain codant pour le facteur VII - Pr
Edward G. Tuddenham - Déficit congénital en facteur V11
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1610)
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* Vecteur adéno-associé de sérotype 8 contenant le géne humain MTM1 (AT001) — Audentes
Therapeutics (USA) Myopathie centronucléaire liée a I'X/myopathie myotubulaire
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2061)

* Vecteur adéno-associé de sérotype 8 codant pour I’ornithine transcarbamylase humaine —
Dimension Therapeutics (USA - MA)

Déficit en ornithine transcarbamylase (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2501)
* Vecteur adéno-associé de type 8 contenant le promoteur de la rétinoschisine et ’ADN de la
rétinoschisine humaine - Paul A. Sievig - National Eye Institute (USA)

Rétinoschisis lié a I'X (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2463)

* Vecteur adéno-associé contenant un gene variant codant pour un facteur IX — Baxter/Baxalta
(USA) Hémophilie B (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1854)

* Vecteur adéno-associé de sérotype 9 contenant le géne humain de la glucocérébrosidase —
Gauchers Association (RU)

Maladie de Gaucher (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1789)

* Vecteur adéno —associé de sérotype 9 contenant le géne humain HGSNAT — Cochamo Systems
(RU) Mucopolysaccharidose de type I11C—syndrome de Sanfilippo C
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1913)

* Vecteur adénoviral de sérotype 9 contenant le gétne UBE3A codant pour I’ubiquitine protéine
ligase E3A/EB-AP — Agilis Biotherapeutics (USA)

Syndrome d'Angelman (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2295)

* Vecteur adéno-associé de sérotype 9 exprimant la L-iduronidase humaine (RGX-111) —
RegenXBio (USA)

Mucopolysaccharidose de type | (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2209)

* Vecteur adéno —associé de sérotype 9 exprimant I’iduronate-2-sulfatase humaine —
RegenXBio (USA)

Mucopolysaccharidose de type 11 (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2436)

* Vecteur adéno —associé de sérotype 9 exprimant I’iduronate-2-sulfatase humaine — Laboratorios
del Dr. Esteve (Espagne) - Mucopolysaccharidose de type 1B — syndrome de Hunter
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2062)

* Vecteur adéno —associé de sérotype 9 exprimant le géne SMN humain (Survival Motor Neuron)
Char- iSMA™ - AveXis (USA)

Amyotrophie spinale (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1718)

* Vecteur adéno —associé de sérotype 10 exprimant I’ADNc¢ de la N-sulfoglucosamine
sulfohydrolase - Lysogene (France)

Mucopolysaccharidose de type 1A (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1024)

* Vecteur adéno-associé de sérotype rh10 exprimant le géne du facteur 1X humain — Dimension
Therapeutics (USA) - Pharma Gateway (RU)

Hémophilie B (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2184)
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2386)

* Vecteur adénoviral Ad-RTS-hIL-12 + veledimex - Ziopharm Oncology (USA)

Gliome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2108)

* Vecteur adénoviral codant pour la protéine REIC (Reduced Expression in Immortalized Cells
protein) (MTG-201) — MTG Biotherapeutics (USA)

Meésothéliome (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2094)

* Vecteur adénoviral exprimant le géne d’E.coli codant pour la purine nucléoside (Gedeptin) —
PNP Therapeutics (USA) - Cancers oraux accessibles (Iévres, langue, glandes salivaires...)
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2081)
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*Virus adéno-associé rh74 exprimant le géne de la GalNac transferase (GALGT2) humaine
sous le contréle du promoteur de la créatine kinase musculaire (MCK) — Nationwide Children's
Hospital (USA)

Dystrophie musculaire de Duchenne (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2125)
*Virus adéno-associé de type 2 exprimant le géne codant pour la protéine RPE65 - (SPK-RPEG5)
- Spark Therapeutics (USA)/Alan Boyd (RU)

Rétinite pigmentaire (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1875)
http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2033

Protéines de fusion (7)
* Protéine chimérique fusionnant 1’alpha-N-acetylglucosaminidase humaine recombinante et
I’IGF2 humain - BioMarin (USA)
Mucopolysaccharidose de type 111B — syndrome de Sanfilippo B
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1606)
* Protéine de fusion ciblant ’activine A humaine - Atara Biotherapeutics (USA)
Cancer des ovaires (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2318)
* Protéine de fusion humanisée associant le domaine extracellulaire du CD24 lié au domaine Fc
de I’'IgG1 - Enpharma (RU)/Oncolmmune (USA)
Prévention de la réaction du greffon contre ’hote
(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2235)
* Protéine de fusion combinant interleukine-3 et toxine diphtérique tronquée - Spector Consulting

(France) - Stemline Therapeutics (USA)
Hématodermie CD4+/CD56+/Tumeur a cellules plasmacytoides dendritiques blastiques

(http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2238)

Leucémie myeloide aigué http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2261

* Protéine de fusion recombinante contenant I’exenatide et XTEN (NB1001) - NAIA
Pharmaceuticals (USA)

Syndrome de I’intestin court (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2293)
*Tolerogen (protéine de fusion associant la sous-unité Al de la toxine du choléra génétiquement
modifiée, peptides de la chaine alpha du réceptuer de 1’acétylcholine et fragment D de la protéine A de
Staphylococcus aureus) - Toleranzia (Suéde)

Myasthénie auto-immune (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=1914)

* Vasomera® (PB1046) - PhaseBio Pharmaceuticals (USA)

Dystrophie musculaire de Duchenne (http://biopharmanalyses.fr/detail-du-produit/?id_dnp=2430)
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