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Casgevy (eksagamglogeno autotemcelis)
Casgevy apzvalga ir kodél jis buvo registruotas Europos Sajungoje (ES)

Kas yra Casgevy ir kam jis vartojamas?

Vaistas Casgevy skiriamas pacientams nuo 12 mety kraujo sutrikimams, vadinamiems beta talasemija
ir pjautuvine anemija, gydyti.

Gydant beta talasemija, Casgevy skiriamas pacientams, kuriems reikia reguliariai perpilti krauja. Sia
liga serganciy pacienty organizme gaminama nepakankamai hemoglobino - raudonosiose kraujo
Igstelése esancio baltymo, kuris iSneSioja deguonj po visg organizma. Todél raudonuyjy kraujo lasteliy,
koncentracija Siy pacienty kraujyje yra sumazéjusi, ir jiems reikia daznai perpilti krauja.

Gydant pjautuvine anemijg, Casgevy skiriamas sunkia ligos forma sergantiems pacientams, kuriems
pasireidkia pasikartojancios skausmingos krizés. Sia liga serganciy pacienty kraujyje yra pakitusios
formos hemoglobino; dél to raudonosios kraujo lastelés tampa standzios, lipnios ir biina nebe disko, o
pjautuvo formos. Sios lastelés gali uzkimsti kraujagysles ir sukelti skausmingas kratines, pilvo ir kity
kdno daliy krizes.

Beta talasemija ir pjautuviné anemija laikomos retomis ligomis, todél Casgevy buvo priskirtas ,retujy
vaisty" (retoms ligoms gydyti skirty vaisty) kategorijai. Daugiau informacijos apie priskyrima
retiesiems vaistams galima rasti Europos vaisty agentiros interneto svetainéje: (beta talasemija:
2019 m. spalio 17 d.; pjautuviné anemija: 2020 m. sausio 9 d.)

Casgevy sudétyje yra veikliosios medziagos genetiskai modifikuoty kamieniniy lasteliy (lasteliy, i$
kuriy, gali iSsivystyti kraujo Igstelés), kurios paimtos iS paties paciento kraujo. Vaistas skiriamas, kai
kamieniniy lgsteliy transplantacija yra tinkama pacientui ir kai néra tinkamy kamieniniy lasteliy
donoruy.

Kaip vartoti Casgevy?

Casgevy galima jsigyti tik pateikus receptq; $j vaistinj preparatg patvirtintame gydymo centre turi skirti
gydytojas, turintis kamieniniy lasteliy transplantacijos ir su hemoglobinu susijusiy kraujo sutrikimy,
gydymo patirties.

Casgevy yra atskirai kiekvienam pacientui i$ jo kraujo kamieniniy, lasteliy pagamintas preparatas, kuris
turi bati skiriamas tik konkrec¢iam pacientui. Skiriama viena infuzijos dozé (sulasinama) | veng; vaisto
dozé nustatoma pagal paciento kiino svorij.
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Pries vartojant Casgevy, pacientui taikomas parengiamasis gydymas chemoterapiniais vaistais, siekiant
i$ kauly, Ciulpy pasalinti Iasteles.

Daugiau informacijos apie Casgevy vartojima ieskokite pakuotés lapelyje arba kreipkités | gydytojg
arba vaistininka.

Kaip veikia Casgevy?

Gaminant Casgevy, kamieninés lgstelés redaguojamos (haudojant CRISPR/Cas9 technologijq), kad
gaminty daugiau vaisiaus hemoglobino, t. y. hemoglobino, dazniausiai randamo gimdoje esanciy
kadikiy organizme, taciau taip pat mazais kiekiais - ir suaugusiyjy organizme. Kadangi vaisiaus
hemoglobinas gali padéti kompensuoti suaugusio Zmogaus organizme triikstantj hemoglobing,
pacientams susvirkstus modifikuoty kamieniniy lgsteliy, gali padidéti beta talasemija serganciy,
pacienty raudonuyjy kraujo lgsteliy koncentracija ir pjautuvine anemija sergantiems pacientams
nebepasireiksti skausmingy kriziy.

Kokia Casgevy nauda nustatyta tyrimy metu?

Casgevy poveikis buvo vertinamas remiantis tebevykdomy dviejy tyrimy tarpiniais rezultatais. Siuose
tyrimuose Casgevy nebuvo lyginamas su kitu vaistu ar placebu.

Atliekant vieng tyrima su 12-35 mety talasemija serganciais pacientais, kuriems vaistas buvo
skiriamas po parengiamojo gydymo chemoterapiniais vaistais, 39 iS 42 pacienty hemoglobino
koncentracija kraujyje buvo didesné uz 9 g/dl ir jiems nereikéjo perpilti kraujo bent 12 ménesiy is$
eilés.

Taip pat jrodyta, kad Casgevy yra veiksmingas siekiant iSvengti skausmingy pjautuvinés anemijos
kriziy. Atliekant tyrimg su sunkios formos pjautuvine anemija serganciais 12-35 mety, pacientais, 28 i$
29 pacienty skausmingy kriziy nepasireiSké bent 12 ménesiy, kai jiems Casgevy buvo skiriamas po
parengiamojo gydymo chemoterapiniais vaistais. Né vieno paciento (29 i$ 29) dél skausmingy kriziy
nereikéjo hospitalizuoti maZziausiai 12 ménesiy, is eilés.

Kokia rizika susijusi su Casgevy vartojimu?

ISsamy visy Casgevy sSalutinio poveikio reiskiniy ir apribojimy sarasa galima rasti pakuotés lapelyje.

Dazniausias Casgevy Salutinis poveikis (galintis pasireiksti daugiau kaip 1 Zzmogui i$ 10) yra galvos
skausmas, pykinimas (Sleikstulys) ir raumeny bei kauly skausmas.

Gydytojai turi jvertinti, ar pries pradedant vartoti Casgevy pacientams galima taikyti parengiamajj
gydyma.

Kodél Casgevy buvo registruotas ES?

Beta talasemija, kuria sergant reikia atlikti kraujo perpylimus, ir pjautuviné anemija yra sunkios ligos,
kurioms gydyti tinkamy gydymo bldy néra daug. Nors atlikti mazi Casgevy tyrimai ir kilo neaiSkumy,
dél jy struktlros, rezultatai parode, kad, taikant vienkartinj gydyma, gali sumazéti poreikis
pacientams, sergantiems beta talasemija, perpilti raudongsias kraujo Igsteles ir pjautuvine anemija
sergantiems pacientams pasireiskianciy skausmingy, kriziy skaicius.

Kalbant apie saugumg, gydymas paprastai buvo gerai toleruojamas; salutinj poveikj daugiausia sukélé
parengiamasis gydymas chemoterapiniais vaistais. Dél nenumatyty genetinés medziagos pokyciy,
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teoriSkai pacientams gali kilti vézio rizika, nors iki Siol tokiy atvejy nenustatyta. Taip pat yra
kraujavimo rizika, nes vartojant $j vaistinj preparatg gali sumazéti trombocity (kraujui kreseti
padedanciy komponenty) koncentracija. Igyvendinamos tokiy reiskiniy stebé&jimo priemonés atliekant
15 mety registru grindziama tyrima.

Europos vaisty agentira nusprendeé, kad Casgevy nauda yra didesné uz jo keliama rizika, ir jis gali bati
registruotas vartoti ES. Casgevy registracija yra salyginé. Tai reiskia, kad, jregistravusi vaista,
bendroveé turés pateikti papildomy jrodymu.

Salyginé registracija suteikiama remiantis maziau iSsamiais duomenimis, nei paprastai reikalaujama. Ji
suteikiama vaistams, kurie patenkina nepatenkinta medicininj poreikj gydyti sunkias ligas ir kai
ankstesnio vaisty prieinamumo nauda yra didesné uz rizikg, siejama su Siy vaisty vartojimu, kol bus
gauta daugiau jrodymy. Agentira kasmet perzilirés visg naujai gautg informacijg, kol duomenys taps
iSsamds, ir, prireikus, atnaujins Sig apzvalga.

Kokios priemonés taikomos siekiant uztikrinti saugy ir veiksminga Casgevy
vartojima?

Casgevy prekiaujanti bendrové pateiks Siuo metu vykdomy tyrimy rezultatus, kad baty galima toliau
vertinti vaisto veiksminguma ir sauguma. Bendrové taip pat parengs mokomajg medziagq vaistg
skirsiantiems sveikatos prieziliros specialistams, kurioje bus pateikta informacija apie vaisto sauguma,
iskaitant galimg vézio rizika, poreikj stebéti pacienty trombocity koncentracija kraujyje, ir apie vaisto
skyrimo bidus. Pacientams taip pat bus iSduotos rekomendacijos ir kortelé, kurig jie turi nesiotis su
savimi.

I preparato charakteristiky santraukg ir pakuoteés lapelj taip pat jtrauktos saugaus ir veiksmingo
Casgevy vartojimo rekomendacijos ir atsargumo priemonés, kuriy turi imtis sveikatos priezitiros
specialistai ir pacientai.

Kaip ir visy vaisty, Casgevy vartojimo duomenys nuolatos stebimi. Jtariamas Casgevy Salutinis poveikis
yra kruopsdiai vertinamas ir imamasi visy reikiamy priemoniy pacientams apsaugoti.

Kita informacija apie Casgevy

Daugiau informacijos apie Casgevy rasite Agenturos tinklalapyje adresu:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/casgevy
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