EUROPEAN MEDICINES AGENCY

SCIENCE MEDICINES HEALTH

EMA/577381/2023
EMEA/H/C/005763

Casgevy (exagamglogen autotemcel)
Pfehled pro pripravek Casgevy a proC byl pripravek registrovan v EU

Co je pripravek Casgevy a k cemu se pouziva?

Casgevy je lécCivy pripravek, ktery se pouziva k IéCbé poruch krve nazyvanych B-talasemie a srpkovita
anemie u pacientd ve véku 12 let a starsich.

V pfipadé B-talasemie se pripravek Casgevy pouziva u pacientl, ktefi potfebuji pravidelné krevni
transfuze. U pacientd s timto onemocné&nim se nevytvari dostatek hemoglobinu, coz je bilkovina, kterd
se nachazi v ¢ervenych krvinkach a kterd prendsi v téle kyslik. V dlsledku toho maji tito pacienti nizké
hladiny cervenych krvinek a potfebuji ¢asté krevni transfuze.

V pfipadé srpkovité anemie se pripravek Casgevy pouziva u pacientd s t&Zkou formou tohoto
onemocnéni a opakujicimi se bolestivymi krizemi. Pacienti s timto onemocnénim maji abnormalni
formu hemoglobinu, v disledku &ehoz &ervené krvinky ztraci pruznost a stavaji se pfilnavymi a jejich
tvar se méni z diskovitého na pllmé&sicity (pripomina srp). Takové krvinky mohou blokovat krevni
cévy, coz zplsobuje bolestivé krize postihujici hrudnik, bficho a jiné &asti téla.

B-talasemie a srpkovitd anemie jsou vzacna onemocnéni a pripravek Casgevy byl oznacen jako ,léCivy
pripravek pro vzacna onemocnéni*. Dalsi informace o téchto vzacnych onemocnénich naleznete na
internetovych strankach Evropské agentury pro |écivé pripravky (B-talasemie: 17. Fijna 2019;
srpkovitd anemie: 9. ledna 2020).

PFipravek Casgevy obsahuje jako léCivou latku geneticky modifikované kmenové bunky (burky, z nichz
se mohou vyvinout krvinky) odebrané z krve pacienta. Pouziva se tehdy, pokud je |écba kmenovymi
burikami vhodna a nejsou k dispozici vhodni darci kmenovych bunék.

Jak se pripravek Casgevy pouziva?

Vydej pripravku Casgevy je vazan na lékarsky predpis. Pripravek musi byt podavan ve kvalifikovaném
zarizeni Iékafem, ktery je vySkolen v podavani tohoto pfipravku a ma zkusenosti s transplantaci
kmenovych bunék a s IéCbou poruch krve souvisejicich s hemoglobinem.

Pripravek Casgevy se pfipravuje pro kazdého pacienta zvlast, a to z kmenovych bunék odebranych
z jeho krve. Smi se podat pouze pacientovi, pro kterého byl pfipraven. Podava se formou jednorazové
infuze (kapani do zily), pficemz davka zavisi na télesné hmotnosti pacienta.
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PFed podanim pripravku Casgevy pacient podstoupi pfipravnou chemoterapii za Ucelem ocisténi kostni
dfené od abnormalnich bunék.

Vice informaci o pouzivani pfipravku Casgevy naleznete v pfibalové informaci nebo se obratte na svého
poskytovatele zdravotni péce.

Jak pripravek Casgevy plisobi?

PFi pripravé pripravku Casgevy jsou kmenové bunky upraveny (pomoci technologie CRISPR/Cas9) tak,
aby vytvarely vice fetdlniho hemoglobinu, coz je typ hemoglobinu, ktery se nachazi zejména u déti

v déloze, ale v malém mnozstvi také u dospélych. Vzhledem k tomu, Ze fetaIni hemoglobin mdze
kompenzovat nedostatek bézného hemoglobinu dospélého ¢lovéka, mohou modifikované kmenové
bufiky po injekénim podani zvysit hladiny &ervenych krvinek u pacientl s B-talasemii a zabranit
bolestivym krizim u pacientl se srpkovitou anemii.

Jaké prinosy pfFipravku Casgevy byly prokazany v priibéhu studii?

Ucinky pripravku Casgevy byly stanoveny na zékladé predbéznych vysledkl dvou studii, které stale
probihaji. Studie neporovnavaly pripravek Casgevy s jinym lécivym pFipravkem ani s placebem.

V jedné studii u pacient s B-talasemii ve v&ku od 12 do 35 let, kterym byl pFipravek Casgevy podavan
po pfipravné chemoterapii, setrvavaly hladiny hemoglobinu na Urovni vyssi nez 9 g/dl po dobu
nejméné 12 po sobé jdoucich mésicd, aniz by byly nutné krevni transfuze, u 39 ze 42 pacientd.

Bylo rovnéz prokazano, ze pripravek Casgevy je ucinny pfi zabranovani bolestivym krizim spojenym se
srpkovitou anémii. Ve studii u pacientl s téZkou srpkovitou anemii ve véku od 12 do 35 let, ktefi byl
I&éCeni pfipravkem Casgevy po pfipravné chemoterapii, nebyly po dobu nejméné 12 po sobé jdoucich
mésicl zaznamenany 7adné bolestivé krize u 28 z 29 pacient(. Po dobu nejméné 12 po sobé jdoucich
mésict nebylo nutné z dlvodu bolestivych krizi hospitalizovat zddného z (téchto 29) pacientd.

Jaka rizika jsou spojena s pripravkem Casgevy?

Uplny seznam neZadoucich G&ink( a omezeni pFipravku Casgevy je uveden v pfibalové informaci.

Nejcastéjsimi nezadoucimi Gcinky pripravku Casgevy (které mohou postihnout vice nez 1 osobu z 10)
jsou bolest hlavy, nauzea (pocit na zvraceni) a bolest svald a kosti.

Lékari by méli zvazit, zda pacienti mohou podstoupit pozadovanou pfipravnou terapii, ktera je
zapotrebi pfed podanim pripravku Casgevy.

Na zakladé ceho byl pripravek Casgevy registrovan v EU?

B-talasemie vyzadujici transfuze a srpkovita anemie jsou zavaznymi onemocnénimi, u nichz jsou
moznosti |éCby omezené. Ackoli studie pripravku Casgevy byly mensiho rozsahu a panovaly urcité
nejasnosti ohledné& jejich koncepce, prokézaly, Ze jednorazova Ié¢ba mize u pacientl s B-talasemii
snizit potfebu transfuzi ¢ervenych krvinek a u pacientl se srpkovitou anemii snizit pocet bolestivych
krizi.

Pokud jde o bezpec&nost, 1é¢ba byla obecné dobfe sndsena a nezddouci G¢inky byly zplsobeny
predevsim pripravnou chemoterapii. Teoreticky miZe existovat riziko nddorového onemocnéni

v disledku nezamys$lenych zmé&n v genetickém materialu, 2adny takovy p¥ipad véak nebyl dosud
zaznamenan. Existuje rovnéz potencialni riziko krvéceni, protoze pFipravek mlze zpUlsobit snizeni
poctu krevnich desticek (slozek, které napomahaji srazeni krve). Za Gcelem sledovani téchto pfihod
byla pfijata opatreni, a to v ramci patnactileté studie zaloZzené na registru.
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Evropska agentura pro |éCivé pFipravky rozhodla, Ze pfinosy pfipravku Casgevy prevysuji jeho rizika,
a miZe tak byt registrovén k pouZiti v EU. Piipravku Casgevy byla udélena ,podminéné registrace".
Znamena to, Ze spolec¢nost bude muset po udéleni registrace predlozit dalsi poznatky.

Podminéna registrace se udéluje na zakladé méné komplexnich Gdajl, neZ je obvykle poZadovano.
Udéluje se lé¢ivym pripravkim, které splfiuji nenaplné&nou lé¢ebnou potiebu u zavaznych onemocnéni,
a pokud prinosy toho, Ze jsou k dispozici dfive, pfevysuji veskera rizika spojena s jejich pouzivanim,
zatimco se ocekavaji dalSi poznatky. Agentura kazdorocné vyhodnoti jakékoli nové informace, dokud
Udaje nebudou komplexni, a tento prehled bude podle potfeby aktualizovan.

Jaka opatFeni jsou uplatiovana k zajisténi bezpecného a ucinného
pouzivani pripravku Casgevy?

Spolecnost, ktera pripravek Casgevy dodava na trh, predlozi vysledky probihajicich studii, aby bylo
mozné podrobné&ji vyhodnotit jeho UCinnost a bezpecnost. Spole¢nost také poskytne zdravotnickym
pracovnikiim, u nichz se oéekava, Ze budou tento pfipravek pouzivat, eduka&ni materialy

s informacemi o bezpecnosti pfipravku, vcéetné informaci o potencionalnim riziku nadorového
onemocnéni, nutnosti sledovat hladinu krevnich destic¢ek pacienta a o tom, jak ma byt pripravek
podavan. Pacienti rovnéz obdrzi pfirucku a kartu, kterou by méli mit neustdle u sebe.

Do souhrnu Udajl o piipravku a pribalové informace byla rovnéz zahrnuta doporuceni a opatieni pro
bezpecné a Gcinné pouzivani pripravku Casgevy, ktera by méla byt dodrZzovana zdravotnickymi
pracovniky i pacienty.

Jako u véech lé¢ivych piipravkd jsou Udaje o pouzivani pripravku Casgevy pribézné sledovany.
Podezieni na nezadouci Ucinky nahldSena v souvislosti s pripravkem Casgevy jsou peclivé hodnocena
a jsou ucin&na vedkerd nezbytnda opatieni, aby bylo chrané&no zdravi pacientd.

Dalsi informace o pripravku Casgevy

Dalsi informace o pripravku Casgevy jsou k dispozici na internetovych strankach agentury na adrese
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/casgevy.
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