
Spécialité(s) pharmaceutique(s)

Upstaza, 2.8 x 10¹¹ génomes de vecteur/0,5 mL, solution pour perfusion

Substance active

Eladocagene exuparvovec

Laboratoire

PTC Therapeutics International Ltd

AMM

Documents de référence dans le cadre de l’AMM

Indication(s) dans ce cadre

Documents de référence dans ce cadre

Suivi des patients

Base publique du médicament
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Titulaire (s)

Critères d'octroi

Indications

Code(s) CIP

Documents de référence

Lire aussi

Autres informations

Données d'inclusion

Résumé de rapport de synthèse périodique

Autorisation d'accès compassionnel (AAC)

Upstaza, 2.8 x 10¹¹ génomes de vecteur/0,5 mL, solution pour perfusion

Fin d'AAC le 01/01/2023

Résumés de rapport de synthèse périodiques
 Résumé du rapport de synthése n° 1- ATUn Upstaza, 2.8 x 10¹¹ génomes de vecteur/0,5 mL, solution pour

perfusion - Période du 4 décembre 2020 au 3 juin 2021 (24/03/2022)  Résumé du rapport de synthése n° 2- ATUn
Upstaza, 2.8 x 10¹¹ génomes de vecteur/0,5 mL, solution pour perfusion - Période du 4 juin 2021 au 3 décembre 2021
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file:///uploads/2022/05/04/20220324-atu-upstaza-rapport-de-synthese-1-fr-final.pdf
file:///uploads/2022/05/04/20220324-atu-upstaza-rapport-de-synthese-2-fr-final.pdf


�

(24/03/2022)  Résumé du rapport de synthése n°3- AAC Upstaza, 2.8 x 10¹¹ génomes de vecteur/0,5 mL, solution

pour perfusion - Période du 4 décembre 2021 au 3 juin 2022 (22/09/2022))  Résumé du rapport de synthése n° 4-
AAC Upstaza, 2.8 x 10¹¹ génomes de vecteur/0,5 mL, solution pour perfusion - Période du 4 juin 2022 au 3 décembre
2022 (24/02/2023)

 Résumé du rapport de synthése n° 5 - AAC Upstaza, 2.8 x 10¹¹ génomes de vecteur/0,5 mL, solution pour

perfusion - Période du 4 décembre 2022 au 3 juin 2023 (03/05/2024)  Résumé du rapport de synthése n° 6 - AAC
Upstaza, 2.8 x 10¹¹ génomes de vecteur/0,5 mL, solution pour perfusion - Période du 4 juin 2023 au 3 décembre 2023

(03/05/2024)  Résumé du rapport de synthése n° 7 - AAC Upstaza, 2.8 x 10¹¹ génomes de vecteur/0,5 mL,

solution pour perfusion - Période du 4 décembre 2023 au 3 juin 2024 (28/10/2024)  Résumé du rapport de
synthése n° 8 - AAC Upstaza, 2.8 x 10¹¹ génomes de vecteur/0,5 mL, solution pour perfusion - Période du 4 juin 2024
au 3 décembre 2024 (28/03/2025)

Autorisation d'accès précoce (AAP)

Upstaza, 2.8 x 10¹¹ génomes de vecteur/0,5 mL, solution pour perfusion

Indication de l'AAP octroyée le 15/12/2022, renouvelée le 14/12/2023 et le 24/12/2024
Traitement de patients âgés de 18 mois et plus présentant un diagnostic clinique, moléculaire et génétiquement
confirmé de déficit en décarboxylase d’acide L-aminé aromatique (aro-matic L amino acid decarboxylase, AADC)
associé à un phénotype sévère.

Autorisation de mise sur le marché (AMM) – Oui

Médicament disponible dans le cadre d'un accès précoce post AMM
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file:///uploads/2022/09/22/220220922-aac-upstaza-rapportdesynthese-n3-04dec21-03jun22.pdf
file:///uploads/2023/02/24/20230224-atu-upstaza-rapportdesynthese-n4-04jun22-03dec22-final.pdf
file:///uploads/2024/05/03/20240503-aac-upstaza-franceaadc-resumerapportdesynthese-n5-04dec22-03jun23.pdf
file:///uploads/2024/05/03/20240503-aac-upstaza-franceaadc-resumerapportdesynthese-n6-04jun23-03dec23.pdf
file:///uploads/2024/10/28/20241028-apac-aac-upstaza-resume-rapport-synthese-7-04-12-2023-03-06-2024.pdf
file:///uploads/2025/03/28/20250328-aac-upstaza-resumerapportdesynthese-n8-04jun24-03dec24.pdf
https://www.has-sante.fr/jcms/p_3482626/fr/upstaza-eladocagene-exuparvovec-maladie-rare
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