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Casgevy (eksagamglogeeniautotemseeli)
Yleistiedot Casgevy-valmisteesta seka siitd, miksi se on hyvaksytty EU:ssa

Mita Casgevy on ja mihin sitd kdaytetaan?

Casgevy on ladke beetatalassemiaksi ja sirppisolutaudiksi kutsuttujen verisairauksien hoitoon
vahintdan 12-vuotiailla potilailla.

Beetatalassemian hoidossa Casgevya annetaan potilaille, jotka tarvitsevat saanndllisia verensiirtoja.
Kyseistd sairautta sairastavien potilaiden elimistd ei tuota riittavasti hemoglobiinia, punaisissa
verisoluissa olevaa proteiinia, joka kuljettaa happea kehon eri osiin. Siksi ndilla potilailla veren
punasolujen maara on alhainen, ja he tarvitsevat usein tehtavia verensiirtoja.

Sirppisolutaudin hoidossa Casgevya kaytetdan potilailla, joiden sairaus on vaikea ja joilla esiintyy
toistuvia kipukohtauksia. Kyseista sairautta sairastavilla potilailla on poikkeava hemoglobiinimuoto,
joka tekee punasoluista jaykkia ja takertuvia, ja niiden muoto muuttuu kiekkomaisesta puolikuun
muotoiseksi (sirppimaiseksi). Nama solut voivat tukkia verisuonia ja aiheuttaa kipukohtauksia
rinnassa, vatsassa ja muissa kehon osissa.

Beetatalassemia ja sirppisolutauti ovat harvinaisia sairauksia. Casgevy nimettiin ns.
harvinaisladkkeeksi (harvinaisten sairauksien hoidossa kaytettdva ladke). Lisdtietoja
harvinaisladkkeeksi nimeamisestd on Euroopan laakeviraston verkkosivustolla (beetatalassemia:
17. lokakuuta 2019; sirppisolutauti: 9. tammikuuta 2020)

Casgevyn vaikuttava aine on geneettisesti muunnetut kantasolut (soluja, jotka voivat kehittya
verisoluiksi), jotka on keratty potilaan omasta veresta. Sita kaytetaan silloin, kun kantasoluhoito
soveltuu potilaalle eika sopivaa kantasolujen luovuttajaa ole saatavilla.

Miten Casgevya kaytetaan?

Casgevyad saa ainoastaan ladkarin madrayksesta, ja sitd saa antaa hyvaksytyssa hoitokeskuksessa
Idakari, joka on koulutettu antamaan kyseista laakevalmistetta ja joka on perehtynyt
kantasolusiirtoihin ja hemoglobiiniin vaikuttavien verisairauksien hoitoon.

Casgevy valmistetaan kullekin potilaalle yksildllisesti potilaan veresta keratyista kantasoluista, ja sita
saa antaa vain potilaalle, jota varten se on valmistettu. Se annetaan kertainfuusiona (tiputuksena)
laskimoon, ja annos maardytyy potilaan painon mukaan.
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Ennen Casgevyn antamista potilas saa valmistavaa solunsalpaajahoitoa, jolla potilaan luuytimen solut
tuhotaan.

Lisdtietoa Casgevyn kaytosta saa pakkausselosteesta tai laakarilta.

Miten Casgevy vaikuttaa?

Casgevyn valmistamiseksi kantasoluja muokataan (CRISPR/Cas9-tekniikalla) siten, etta ne tuottavat
enemman fetaalihemoglobiinia. Fetaalihemoglobiini on hemoglobiinityyppi, jota esiintyy paaasiassa
sikidilla, mutta jota on pienia maaria myds aikuisilla. Fetaalihemoglobiinilla voidaan kompensoida
aikuisten normaalin hemoglobiinin puuttumista. Nain ollen muokatut kantasolut voivat potilaaseen
injektoitaessa lisata veren punasolujen maaraa beetatalassemiaa sairastavilla potilailla ja ehkaista
kipukohtauksia sirppisolutautia sairastavilla potilailla.

Mita hyotya Casgevysta on havaittu tutkimuksissa?

Tiedot Casgevyn vaikutuksista ovat peraisin kahden yha meneillaan olevan tutkimuksen alustavista
tuloksista. Casgevya ei verrattu tutkimuksissa toiseen ladkkeeseen tai lumeladkkeeseen.

Ialtaan 12-35-vuotiailla beetatalassemiaa sairastavilla potilailla tehdyssa tutkimuksessa, jossa ladketta
annettiin valmistavan solunsalpaajahoidon jalkeen, 39 potilaalla 42:sta hemoglobiinipitoisuus pysyi
tasolla yli 9 g/dl vahintaan 12 perakkaisen kuukauden ajan ilman, ettd verensiirtoja tarvittiin.

Casgevyn osoitettiin myds ehkdisevan tehokkaasti kivuliaita sirppisolukriiseja. Idltdan 12-35-vuotiailla
vaikeaa sirppisolutauta sairastavilla potilailla tehdyssa tutkimuksessa 28 potilaalla 29:sta ei ollut
kivuliaita kriiseja vahintaan 12 perakkaisen kuukauden aikana, kun heitd hoidettiin Casgevylla
valmistavan solunsalpaajahoidon jalkeen. Yksikaan potilaista (29 potilasta 29:std) ei tarvinnut
sairaalahoitoa kivuliaisiin kriiseihin vahintaan 12 perdkkaisen kuukauden aikana.

Mita riskeja Casgevyyn liittyy?

Pakkausselosteessa on luettelo kaikista Casgevyn ilmoitetuista haittavaikutuksista ja rajoituksista.

Casgevyn yleisimmat haittavaikutukset (joita saattaa aiheutua useammalle kuin yhdelle potilaalle
kymmenestd) ovat paansarky, pahoinvointi seka lihas- ja luukipu.

Laakarin on harkittava, voiko potilaalle antaa ennen Casgevyn antamista tarvittavia esihoitoja.
Miksi Casgevy on hyvdksytty EU:ssa?

Verensiirtoja edellyttava beetatalassemia ja sirppisolutauti ovat vakavia sairauksia, joiden
hoitovaihtoehdot ovat rajalliset. Vaikka Casgevya koskevat tutkimukset olivat mittakaavaltaan pienia
ja niiden suunnitteluun liittyi epavarmuustekijéitd, ne osoittivat, etta kertahoito voi vahentaa
punasolusiirtojen tarvetta beetatalassemiaa sairastavilla potilailla ja vahentaa kipukohtausten maaraa
sirppisolutautia sairastavilla potilailla.

Turvallisuuden osalta hoitoa siedettiin yleensa hyvin, ja haittavaikutukset johtuivat ldhinna
valmistavasta solunsalpaajahoidosta. Geneettisen materiaalin tahattomien muutosten aiheuttama
teoreettinen sy6pariski voi olla olemassa, vaikka tdllaisia tapauksia ei ole toistaiseksi havaittu. Myds
verenvuodon riski on mahdollinen, koska ladke saattaa aiheuttaa verihiutaleiden (veren hyytymista
edistdvia komponentteja) maaran vahenemista. Naiden tapahtumien seuraamiseksi on toteutettu
toimenpiteita 15 vuoden pituisen rekisteritutkimuksen avulla.
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Euroopan ladkevirasto katsoi, etta Casgevyn hyoty on sen riskeja suurempi ja etta sille voidaan
myontaa myyntilupa EU:ssa. Casgevylle annettiin ns. ehdollinen myyntilupa. Tama tarkoittaa sita, etta
yhtién on toimitettava lisaa nayttéa myyntiluvan mydntamisen jalkeen.

Ehdollinen myyntilupa myénnetaan tavanomaista suppeampien tietojen perusteella. Se mydnnetaan
sellaisia vakavien sairauksien hoitoon tarkoitettuja ladkkeitd varten, joihin on vain vahan
hoitovaihtoehtoja, ja kun varhaisemman markkinoille saattamisen hyoty on suurempi kuin kayttéén
liittyvat riskit sina aikana, kun ladkkeista odotetaan lisanayttéa. Euroopan ladkevirasto arvioi
mahdollisesti saatavat uudet tiedot vuosittain, kunnes tiedot ovat kattavat, ja tata yhteenvetoa
paivitetaan tarvittaessa.

Miten voidaan varmistaa Casgevyn turvallinen ja tehokas kaytto?

Casgevya markkinoiva yhtio toimittaa tulokset meneillaan olevista tutkimuksista, joissa arvioidaan
tarkemmin lddkkeen tehoa ja turvallisuutta. Lisdéksi yhti¢ toimittaa perehdytysmateriaalia
terveydenhuollon ammattilaisille, joiden oletetaan antavan ldaketta potilaille. Aineistossa on tietoa
ldakkeen turvallisuudesta, mahdollisesta sydpariskista, tarpeesta seurata potilaan verihiutaleiden
maaraa ja siitd, miten ladke tulee antaa. Potilaat saavat myds oppaan ja potilaskortin, jota heidan on
pidettdva mukanaan.

Suositukset ja varotoimet, joita terveydenhuollon ammattilaisten ja potilaiden on syyta noudattaa,
jotta Casgevyn kaytto olisi turvallista ja tehokasta, sisdltyvat myos valmisteyhteenvetoon ja
pakkausselosteeseen.

Kuten kaikkien ladkkeiden, myds Casgevyn kayttda koskevia tietoja seurataan jatkuvasti. Casgevy-
valmisteesta ilmoitetut haittavaikutukset arvioidaan huolellisesti ja kaikki tarvittavat toimet suoritetaan
potilaiden suojelemiseksi.

Muita tietoja Casgevysta

Lisatietoja Casgevystéa on viraston verkkosivustolla osoitteessa
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/casgevy
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