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Casgevy (exagamglogén autotemcel)
A Casgevy-re vonatkozé attekintés és az EU-ban vald engedélyezésének
indoklasa

Milyen tipusi gydgyszer a Casgevy és milyen betegségek esetén
alkalmazhato?

A Casgevy egy olyan gyogyszer, amelyet 12 éves és id6sebb betegeknél a béta-talasszémia és a
sarlésejtes betegség néven ismert vérképzbszervi rendellenességek kezelésére alkalmaznak.

Béta-talasszémia esetén a Casgevy-t olyan betegeknél alkalmazzak, akiknek rendszeres
vératomlesztésre van sziikségik. Az ilyen betegségben szenvedd betegek szervezete nem termel elég
hemoglobint, azaz a vordsvérsejtekben talalhatd fehérjét, amely az oxigént szallitja a szervezetben.
Emiatt ezeknek a betegeknek alacsony a vorosvérsejtszama, és gyakori vératdmlesztésre van
szlikséguk.

Sarlésejtes vérszegénység esetén a Casgevy-t sulyos betegségben és visszatérd fajdalmas krizisekben
szenveds betegeknél alkalmazzak. Az ebben a betegségben szenved6 betegeknél a hemoglobin kéros
formaja alakul ki, amelyben a vorosvérsejtek rugalmatlanna és ragadéssa valnak, és formajuk korong
alakurdl sarlé alakura valtozik. Ezek a sejtek képesek gatolni a véraramlast, fajdalmas kriziseket
okozva a mellkasban, a hasban és a test mas részein.

Mivel a béta-thalasszémia és a sarldsejtes betegség ,ritkanak” mindsll, ezért a Casgevy-t ,ritka
betegségek elleni gydgyszerré” (orphan drug) mindsitették. Tovabbi informacid a ritka betegség elleni
(orphan) statusszal rendelkez6 gyogyszerekrdl az Eurdpai Gydgyszerigynokség honlapjan talalhato
(béta-talasszémia: 2019. oktdber 17.; sarldsejtes betegség: 2020. januar 9.)

A Casgevy hatdéanyagat a beteg sajat vérébdl vett, genetikailag mddositott 6ssejtek (olyan sejtek,
amelyek vérsejtekké képesek fejlodni) alkotjak. A gydgyszert akkor alkalmazzak, amikor az Gssejt
kezelések megfeleléek és nem all rendelkezésre megfelelé Gssejt-donor.

Hogyan kell alkalmazni a Casgevy-t?

A Casgevy csak receptre kaphatd, és a gydgyszer beadasaban képzett, az 0ssejt-transzplantacioban,
valamint a hemoglobint érinté vérproblémak kezelésében jartas orvosnak kell beadnia egy
engedélyezett kézpontban.
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A Casgevy-t minden egyes beteg esetében egyedileg allitjak el6 a beteg sajat vérébol szarmazo
Ossejtek felhasznalasaval, és kizardlag annak a betegnek adhato, akinek késztilt. A gydgyszert egyszeri
vénas inflzidban kell beadni, és az adag a beteg testtomegétdl fligg.

A Casgevy alkalmazasa el6tt a beteg kondicionalé kemoterapidban részeslil annak érdekében, hogy
csontvel6jét megtisztitsak a sejtektdl.

A Casgevy alkalmazasaval kapcsolatban tovabbi informacidért olvassa el a betegtajékoztatdt, illetve
kérdezze meg kezelGorvosat vagy gydgyszerészét.

Hogyan fejti ki hatasat a Casgevy?

A Casgevy elballitdsahoz az 6ssejteket edzik (a CRISPR/Cas9 technoldgia segitségével), hogy tébb
magzati hemoglobint allitsanak eld, egy olyan tipusi hemoglobint, amely féként a méhben |évo
magzatokban talalhatd, de kis mennyiségben felnétteknél is jelen van. Mivel a magzati hemoglobin
ellensulyozhatja a normal felnétt hemoglobin hidnyat, a modositott 6ssejtek a betegekbe vald
injekcidézaskor novelhetik a vorosvérsejtek szintjét a béta-thalasszémiaban szenved6 betegeknél, és
megeldzhetik a sarldsejtes betegségben szenved6 betegeknél a fajdalmas kriziseket.

Milyen elonyei voltak a Casgevy alkalmazasanak a vizsgalatok soran?

A Casgevy hatdsai két, még folyamatban Iévé vizsgalat id6kézi eredményein alapulnak. A vizsgalatok
nem hasonlitottak 6ssze a Casgevy-t masik gydgyszerrel vagy placeboval.

Az egyik, 12 és 35 év kozotti, thalasszémiaban szenvedd betegekkel végzett vizsgalatban, amelyben a
gydgyszert kondicionalé kemoterapias kezelést kévetden alkalmaztak, 42 beteg kézll 39-nél a
hemoglobinszint legaldbb 9 g/dl felett maradt anélkil, hogy legaldbb 12 egymast koveté hdnapon
keresztll vératomlesztésre lett volna szlikség.

A Casgevy hatdsosnak bizonyult a fajdalmas sarldsejtes krizisek megel6zésében is. Egy sulyos
sarlosejtes betegségben szenvedd, 12 és 35 év kozotti betegekkel végzett vizsgalatban 29 beteg kozil
28-nal legaldbb 12 egymast kéveté honapban nem jelentkezett fajdalmas krizis, ha a kondicionald
kemoterapiat kovetden Casgevy-val kezelték. Egyik beteg (29-bdl 29) sem igényelt kérhazi kezelést
fajdalmas krizisek esetén legalabb 12 egymast kéveté honapban.

Milyen kockazatokkal jar a Casgevy alkalmazasa?

A Casgevy alkalmazasaval kapcsolatban jelentett 6sszes mellékhatds és a korlatozasok teljes
felsorolasa a betegtajékoztatdban talalhato.

A Casgevy leggyakoribb mellékhatasai (10 beteg kozil tobb mint 1-nél jelentkezhet) a fejfajas, a
hanyinger, valamint az izom- és csontfajdalom.

A kezel6orvosoknak mérlegelnitik kell, hogy a betegek megkaphatjak-e a Casgevy alkalmazasahoz
szliikséges el6zetes kezeléseket.

Miért engedélyezték a Casgevy forgalomba hozatalat az EU-ban?

A transzfuziot igényld béta-talasszémia és a sarldsejt-betegség olyan sulyos betegségek, amelyek
esetében a kezelési lehet0ségek korlatozottak. Bar a Casgevy-val végzett vizsgalatok kisméretlek
voltak, és a tervezéslikkel kapcsolatban bizonytalansagok meritltek fel, azt mutattak, hogy az egyszeri
kezelés csokkentheti a vorosvérsejt-transzflizio szikségességét béta-thalasszémiaban szenvedd
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betegeknél, valamint csékkentheti a sarlosejtes betegségben szenvedd betegeknél felléps fajdalmas
krizisek szamat.

A biztonsagossagot illetéen a kezelés altalaban jol toleralhatd volt, és a mellékhatasok foként a
kondicionalé kemoterédpia miatt jelentkeztek. EIméletileg fennallhat a genetikai anyag nem szandékos
valtozasai altal okozott rakos megbetegedések kockazata, bar eddig nem tapasztaltak ilyen eseteket. A
vérzés potencidlis kockazata is fennall, mivel a gyogyszer a vérlemezkék (a véralvadast elsegit6
Osszetevok) szamanak csokkenését okozhatja. Intézkedéseket hoztak az ilyen események nyomon
kovetésére egy 15 éves nyilvantartas-alapu vizsgalat révén.

Az Eurdpai Gydgyszerligynckség megallapitotta, hogy a Casgevy alkalmazasanak el6nyei meghaladjak
a kockazatokat, ezért a gydgyszer alkalmazasa az EU-ban engedélyezhets. A Casgevy-t ,feltételes
forgalombahozatali engedéllyel” engedélyezték. Ez azt jelenti, hogy a vallalatnak az engedélyezést
kévetben tovabbi bizonyitékokat kell benyujtania.

A feltételes forgalombahozatali engedélyt a szokdsosan eldirtaknal kevésbé atfogd adatok alapjan
adjak ki olyan készitmények esetében, amelyek egyes sulyos betegségek kezelésére vonatkozdan
kielégitetlen gyogyszerigényt elégitenek ki, és amennyiben a rendelkezésre allas el6nyei meghaladjak
a gyogyszer alkalmazasaval jardé kockazatokat addig is, amig tovabbi bizonyitékokra kell varni. Az
Eurdpai Gydgyszerligynokség évente fellilvizsgal minden Gjonnan hozzaférhet6 informaciét mindaddig,
amig az adatok atfogova nem valnak, és sziikség esetén aktualizalja ezt az attekintést.

Milyen intézkedések vannak folyamatban a Casgevy biztonsagos és
hatékony alkalmazasanak biztositasa céljabal?

A Casgevy-t forgalmazo vallalat be fogja nyUjtani a gyogyszer hatasossaganak és biztonsagossaganak
tovabbi értékelésére iranyuld, folyamatban lévd vizsgalatok eredményeit. A vallalat oktatéanyagokat
fog biztositani a gydgyszert varhatdéan alkalmazd egészségligyi szakemberek szamara a
biztonsdgossagrdl, beleértve a rak potencidlis kockazatara és a beteg vérlemezkeszama ellenérzésének
szlikségességére, valamint a gyogyszer alkalmazasanak mddjara vonatkozod informaciokat. A betegek
is kapnak egy Uutmutatot és egy kartyat, amelyet maguknal kell tartaniuk.

A Casgevy biztonsagos és hatékony alkalmazasa érdekében az egészségiigyi szakemberek és a
betegek altal kovetendd ajanlasok és ovintézkedések szintén feltlintetésre kertiltek az alkalmazasi
elGirasban és a betegtajékoztatdban.

A Casgevy alkalmazasaval kapcsolatban felmeril6 informacidkat - hasonléan minden mas
gyogyszerhez - folyamatosan figyelemmel kisérik. A Casgevy alkalmazasaval 0sszefiiggésben jelentett
feltételezett mellékhatédsokat gondosan értékelik, és a biztonsagos és hatékony alkalmazas érdekében
a szlukséges intézkedéseket meghozzak.

A Casgevy-vel kapcsolatos egyéb informacio

A Casgevy-vel kapcsolatban tovabbi informacié az Eurdpai Gyogyszerligynokség honlapjan talalhato:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/casgevy
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