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Lista delle abbreviazioni
2.1 Dati di qualità del medicinale sperimentale 
2.1.S Principio attivo 

2.1.S.1 Informazioni generali 

2.1.S.1.1 Nomenclatura
2.1.S.1.2 Struttura

Per i prodotti di terapia genica o cellulare somatica il termine “struttura” o “strutturale” viene utilizzato nel senso di identità che deve basarsi sulle caratteristiche dell’oggetto fisico o del processo di produzione e/o della funzione designata. Ad es. attraverso la sequenza di acidi nucleici o di aminoacidi e relative modificazioni secondarie; da un complesso di antigeni, da funzioni biologiche misurabili, da un processo di produzione specifico o da una loro combinazione a seconda di quanto necessario dalla applicazione clinica.

2.1.S.1.3 Proprietà generali

2.1.S.2 Produzione  

 2.1.S.2.1 Produttore

2.1.S.2.2 Descrizione dei processi di produzione e dei controlli di processo 

2.1.S.2.3 Controllo dei materiali

2.1.S.2.4 Controllo degli stadi critici e dei prodotti intermedi

2.1.S.2.5 Convalida del processo e/o valutazione

2.1.S.2.6 Sviluppo del processo di produzione

2.1.S.3 Caratterizzazione  

Per i prodotti di terapia genica o cellulare somatica “caratterizzazione” si riferisce all’insieme di caratteristiche “identità” utilizzate per definire il prodotto.
 2.1.S.3.1 Spiegazione della struttura e altre caratteristiche

2.1.S.3.2 Impurezze
2.1.S.4 Controllo del principio attivo  

2.1.S.4.1 Specifiche 

2.1.S.4.2 Procedure analitiche

2.1.S.4.3 Convalida delle procedure analitiche 

2.1.S.4.4 Analisi del lotto

2.1.S.4.5 Giustificazione delle specifiche 

2.1.S.5 Sostanze standard o materiale di riferimento
2.1.S.6 Sistemi di chiusura dei contenitori  

2.1.S.7 Stabilità  

2.1.P Prodotto medicinale 

2.1.P.1 Descrizione e composizione del prodotto medicinale  

2.1.P.2 Sviluppo farmaceutico

2.1.P.2.1 Componenti del prodotto medicinale 

2.1.P.2.1.1 Principio attivo

2.1.P.2.1.2 Eccipienti

2.1.P.2.2 Prodotto medicinale
2.1.P.2.2.1 Sviluppo della formulazione

2.1.P.2.2.2 Sovradosaggi

2.1.P.2.2.3 Proprietà fisico chimiche e biologiche 

2.1.P.2.3 Sviluppo del processo produttivo

2.1.P.2.4 Sistemi di chiusura dei contenitori

2.1.P.2.5 Requisiti microbiologici

2.1.P.2.6 Compatibilità

2.1.P.3 Produzione

2.1.P.3.1 Produttore 

2.1.P.3.2 Lotto standard 

2.1.P.3.3 Descrizione del processo produttivo e dei controlli di processo 

2.1.P.3.4 Controlli degli stadi critici e degli intermedi 

2.1.P.3.5 Convalida di processo e/o valutazione 

2.1.P.4 Controllo degli eccipienti

2.1.P.4.1 Specifiche 

2.1.P.4.2 Procedure analitiche 

2.1.P.4.3 Convalida delle procedure analitiche 

2.1.P.4.4 Giustificazione delle specifiche 

2.1.P.4.5 Eccipienti di origine umana o animale 

2.1.P.4.6 Nuovi eccipienti 

2.1.P.5 Controllo del prodotto medicinale 

2.1.P.5.1 Specifiche 

2.1.P.5.2 Procedure analitiche 

2.1.P.5.3 Convalida delle procedure analitiche 

2.1.P.5.4 Analisi del lotto 

2.1.P.5.5 Caratterizzazione delle impurezze 

2.1.P.5.6 Giustificazione delle specifiche

2.1.P.6 Sostanze standard o materiale di riferimento 

2.1.P.7 Sistemi di chiusura dei contenitori 

2.1.P.8 Stabilità 

2.1.A Supplementi 

2.1.A.1 Impianti e attrezzature

2.1.A.2 Valutazione della sicurezza degli agenti avventizi

2.1.A.3 Nuovi eccipienti

2.1.A.4 Solventi per ricostituzione e diluenti

2.2 Dati non clinici di farmacologia e tossicologia 
2.2.1 Farmacodinamica
2.2.1.1 Breve riassunto 

2.2.1.2 Farmacodinamica primaria
2.2.1.3 Farmacodinamica secondaria

2.2.1.4 Sicurezza farmacologica

2.2.1.5 Interazione farmacodinamica
2.2.1.6 Discussione e conclusioni

2.2.2 Farmacocinetica

2.2.2.1 Breve riassunto 

2.2.2.2 Metodi di analisi

2.2.2.3 Assorbimento

2.2.2.4 Distribuzione

2.2.2.5 Metabolismo

2.2.2.6 Escrezione

2.2.2.7 Interazioni farmacologiche farmacocinetiche

2.2.2.8 Altri studi di farmacocinetica 

2.2.2.9 Discussione e conclusioni comprendenti valutazioni di tossicocinetica

2.2.3 Tossicologia
2.2.3.1 Breve riassunto
2.2.3.2 Tossicità per singola dose

2.2.3.3 Tossicità per dose ripetuta

2.2.3.4 Genotossicità 

Per terapie geniche, mutagenesi inserzionale

2.2.3.4.1 In vitro

2.2.3.4.2 In vivo 

2.2.3.5 Carcinogenicità 

2.2.3.6 Tossicità della riproduzione e dello sviluppo 

2.2.3.7 Tollerabilità locale 

2.2.3.8 Altri studi di tossicità

Per terapie geniche, studi di biodistribuzione, persistenza e integrazione, e valutazione della trasmissione involontaria di vettori alla linea germinale. Studi di immunotossicità, per terapie cellulari somatiche e terapie geniche. 

2.2.3.9 Discussioni e conclusioni 

2.3 Sperimentazioni cliniche e precedenti usi nell’uomo 

2.3.1 Farmacologia clinica
2.3.1.1 Breve riassunto 

2.3.1.2 Meccanismo di azione primaria

2.3.1.3 Effetti farmacologici secondari
2.3.1.4 Interazioni farmacodinamiche
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