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Casgevy (exagamglogenautotemcel)
En oversigt over Casgevy, og hvorfor det er godkendt i EU

Hvad er Casgevy, og hvad anvendes det til?

Casgevy er et laegemiddel, der anvendes til behandling af blodsygdomme kaldet beta-talassesemi og
seglcellesygdom hos patienter & over 12 ar.

Ved beta-talassaeemi anvendes Casgevy hos patienter, der skal have regelmaessige blodtransfusioner.
Patienter med denne sygdom danner ikke tilstraekkeligt haemoglobin, som er det protein i de rgde
blodlegemer, der transporterer ilt rundt i kroppen. Patienterne har derfor for fa rgde blodlegemer og
har brug for hyppige blodtransfusioner.

Ved seglcellesygdom anvendes Casgevy hos patienter med svaer sygdom og tilbagevendende
smertefulde episoder. Patienter med denne sygdom har en unormal form af haemoglobin, der ggr de
rgde blodlegemer stive og kleebrige, og som andrer dem fra at vaere skiveformede til at veere
halvmaneformede (som et segl). Blodlegemerne kan blokere blodkarrene og fordrsage smertefulde
kriser, der pavirker brystet, maven og andre dele af kroppen.

Beta-talassaeemi og seglcellesygdom er sjeeldne, og Casgevy blev udpeget som "laegemiddel til sjeeldne
sygdomme". Yderligere oplysninger om laegemidler til sjeeldne sygdomme findes pa Det Europaeiske
Leegemiddelagenturs websted: (beta-talasseemi: 17. oktober 2019, seglcellesygdom: 9. januar 2020)

Det aktive stof i Casgevy er genetisk modificerede stamceller (celler, der kan udvikle sig til
blodlegemer), som er taget fra patientens eget blod. Det anvendes, ndr stamcellebehandling er
tilstraekkelig, og der ikke findes egnede stamcelledonorer.

Hvordan anvendes Casgevy?

Casgevy fas kun pd recept og skal gives pa en godkendt klinik af en laage med erfaring i at give dette
laegemiddel, og som har erfaring inden for stamcelletransplantation og behandling af blodsygdomme,
der pavirker haemoglobinet.

Casgevy fremstilles individuelt til hver patient af stamceller fra deres blod, og ma kun gives til den
patient, som det er fremstillet til. Det gives som en enkeltdosisinfusion (drop) i en vene, og dosen
afhaenger af patientens kropsveegt.
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Inden Casgevy gives, vil patienten fa konditionerende kemoterapibehandling for at rense
knoglemarven for celler.

Hvis du gnsker mere information om anvendelsen af Casgevy, kan du laese indlaegssedlen eller
kontakte laegen eller apotekspersonalet.

Hvordan virker Casgevy?

For at fremstille Casgevy redigeres stamceller (ved hjzelp af CRISPR/Cas9-teknologi), sa de producerer
mere fgtalt haemoglobin, en form for haemoglobin, der primaert findes hos ufgdte spaedbgrn, men som
ogsa forekommer i sm& maengder hos voksne. Da fgtalt haemoglobin kan kompensere for manglen pa
normalt haamoglobin hos voksne, kan injektionen af modificerede stamceller gge antallet af rgde
blodlegemer hos patienter med beta-talassaeemi og forebygge smertefulde episoder hos patienter med
seglcellesygdom.

Hvilke fordele viser studierne, at der er ved Casgevy?

Virkningerne af Casgevy er baseret pa forelgbige resultater af to studier, som stadig er i gang.
Studierne sammenlignede ikke Casgevy med et andet laagemiddel eller placebo.

I et studie hos patienter med talasseemi i alderen 12-35 ar, hvor laegemidlet blev givet efter
konditionerende kemoterapibehandling, forblev haemoglobinniveauet pa over 9 g/dl uden behov for
blodtransfusioner i mindst 12 pa hinanden fglgende maneder hos 39 patienter ud af 42.

Casgevy viste sig ogsa at vaere effektivt til at forebygge smertefulde seglcelleepisoder. I et studie hos
patienter med svaer seglcellesygdom i alderen 12-35 ar oplevede 28 ud af 29 patienter ingen
smertefulde episoder i mindst 12 pd hinanden falgende maneder, nar de blev behandlet med Casgevy
efter konditionerende kemoterapi. Ingen af patienterne (29 ud af 29) havde behov for
hospitalsindlaeggelse pa grund af smertefulde episoder i mindst 12 pd hinanden fglgende maneder.

Hvilke risici er der forbundet med Casgevy?

Den fuldstaendige liste over bivirkninger og begraensninger ved Casgevy fremgar af indlagssedlen.

De mest almindelige bivirkninger ved Casgevy (som kan forekomme hos mere end 1 ud af 10
personer) er hovedpine, kvalme og muskel- og knoglesmerter.

Laegen bgr tage stilling til, om patienten kan fa de behandlinger, som er ngdvendige inden Casgevy.

Hvorfor er Casgevy godkendt i EU?

Transfusionskraevende beta-talasseemi og seglcellesygdom er alvorlige sygdomme med begransede
behandlingsmuligheder. Selv om studierne med Casgevy var sma, og der var usikkerhed forbundet
med deres udformning, viste de, at engangsbehandling kan reducere behovet for transfusion af rgde
blodlegemer hos patienter med beta-talassaeemi og reducere antallet af smertefulde episoder hos
patienter med seglcellesygdom.

Hvad sikkerheden angar, taltes behandlingen generelt godt, og bivirkningerne skyldtes primaert den
konditionerende kemoterapi. Der kan vaere en teoretisk risiko for kraeft som fglge af utilsigtede
andringer i det genetiske materiale, men der er endnu ikke konstateret sddanne tilfeelde. Der er ogsa
en potentiel risiko for blgdning, da laegemidlet kan mindske antallet af blodplader (bestanddele, der
hjeelper blodet med at stgrkne). Der er truffet foranstaltninger til at overvdge sddanne tilfaelde gennem
et 15-3rig registerbaseret studie.
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Det Europzeiske Laegemiddelagentur konkluderede, at fordelene ved Casgevy opvejer risiciene, og at
det kan godkendes til anvendelse i EU. Casgevy har faet en "betinget godkendelse". Det betyder, at
virksomheden skal fremlaegge yderligere dokumentation efter godkendelsen.

En betinget godkendelse gives p& grundlag af mindre omfattende data, end der normalt kraeves. Den
gives til lzegemidler, der opfylder et udaekket medicinsk behov for at behandle alvorlige sygdomme, og
hvor fordelene ved at ggre dem tilgeengelige pa et tidligere tidspunkt opvejer eventuelle risici, der er
forbundet med at anvende laegemidlerne, mens der afventes yderligere dokumentation. Hvert ar
gennemgar agenturet alle nye oplysninger, der bliver tilgeengelige, indtil dataene bliver mere
omfattende, og ajourfgrer om ngdvendigt denne oversigt.

Hvilke foranstaltninger traeffes der for at sikre, at Casgevy anvendes
sikkert og effektivt?

Den virksomhed, der markedsfgrer Casgevy, vil fremlaegge resultater af igangvarende studier for
yderligere at vurdere lzegemidlets virkning og sikkerhed. Virksomheden skal desuden udlevere
oplysningsmateriale til sundhedspersoner, der forventes at anvende laegemidlet, med oplysninger om
dets sikkerhed, herunder den potentielle risiko for kraeft, behovet for at overvdge patientens
blodpladetal, og hvordan laegemidlet skal gives. Patienterne vil ogs@ modtage en vejledning og et kort,
som de bgr baere pd sig.

Der er desuden anfgrt anbefalinger og forholdsregler i produktresuméet og indlaegssedlen, som
patienter og sundhedspersonale skal fglge for at sikre, at Casgevy anvendes sikkert og effektivt.

Som for alle laegemidler bliver data vedrgrende anvendelsen af Casgevy Igbende overvdget. De
formodede bivirkninger ved Casgevy vurderes omhyggeligt, og der traeffes de ngdvendige
forholdsregler for at beskytte patienterne.

@vrig information om Casgevy

Yderligere information om Casgevy findes pd agenturets websted:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/casgevy
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