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Casgevy (eksagamglogéna autotemcels)
Casgevy parskats un kapéc tas ir registrétas ES

Kas ir Casgevy un kapec tas lieto?

Casgevy ir zales, ko lieto, lai arstétu asins traucéjumus, ko sauc par beta talasémiju un sirpjveida stnu
anémiju, pacientiem no 12 gadu vecuma.

Beta talasémijas gadijuma Casgevy lieto pacientiem, kuriem nepiecieSama regulara asins parlieSana.
Pacientiem ar So genétisko slimibu netiek pietiekama daudzuma sintezéts hemoglobins, t. i., sarkano
asins Stnu olbaltumviela, kas apgada organismu ar skabekli. Ta rezultata Siem pacientiem ir zems
sarkano asins snu limenis un nepiecieSama bieza asins parliesana.

Sirpjveida slinu anémijas gadijuma Casgevy lieto pacientiem ar smagu slimibas gaitu un atkartotam
sapigam Iekmém. Pacientiem ar So slimibu ir patologiska hemoglobina forma, kad sarkanas asins
slinas zaude elastibu, k|Ust lipigas un maina formu no diskveida uz pusloka (ka sirpis). Sis §lnas var
aizsprostot asinsvadus, izraisot sapigas lekmes, kas skar kriaskurvi, véderu un citas kermena dalas.

Beta talasémija un sirpjveida Stnu anémija ir reta slimiba, un Casgevy tika pieskirts reti sastopamu
slimibu arstésanai paredzétu zalu statuss. Sikaka informacija par reti sastopamu slimibu arstésanai
paredzéto zalu statusa pieskirSanu ir atrodama Eiropas Zalu agentiiras timekla vietné (beta talasémija:
2019. gada 17. oktobris; sirpjveida Stnu anémija: 2020. gada 9. janvaris)

Casgevy ka aktivo vielu satur denétiski modificétas cilmes Siinas (Stnas, kas var attistities par asins
gtnam), kas nemtas no pasa pacienta asinim. Sis zales lieto, ja arstéana ar cilmes $tnam ir
piemérota un nav pieejami pieméroti cilmes Stinu donori.

Ka lieto Casgevy?

Casgevy var iegadaties tikai pret recepti, un tas jaievada apstiprinata medicinas centra arstam, kurs ir
apmacits So zalu lietoSana un kuram ir pieredze cilmes Stinu transplantacija un hemoglobina izraisitu
asins traucéjumu arstésana.

Casgevy katram pacientam tiek gatavotas individuali no cilmes stinam, kas savaktas no vina asinim,
un tas ir jaievada tikai tam pacientam, kuram tas ir gatavotas. Sis zales tiek ievaditas véna ka vienas
devas infuzija (pa pilienam), un deva ir atkariga no pacienta kermena masas.
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Pirms Casgevy ievadiSanas pacients sanem kondicion&josu kimijterapiju kaulu smadzenu atbrivosanai
no stinam.

Papildu informaciju par Casgevy lietosanu skatit zalu lietoSanas instrukcija vai jautat arstam vai
farmaceitam.

Ka Casgevy darbojas?

Lai izgatavotu Casgevy, cilmes Sinas tiek redigétas (ar CRISPR/Cas9 tehnologijas palidzibu), lai tas
razotu vairak fetala hemoglobina, t.i. hemoglobina veida, kas galvenokart atrodams zidainiem mates
dzemdg, bet nelield daudzuma ari pieaugusajiem. Ta ka fetalais hemoglobins var kompensét normala
hemoglobina triikumu pieaugusajiem, modificétas cilmes Sinas, injic€jot tas pacientiem, var
paaugstinat sarkano asins sinu limeni pacientiem ar beta-talasémiju un novérst sapigas Iekmes
pacientiem ar sirpjveida SGnu anémiju.

Kadi Casgevy ieguvumi atklati petijumos?

Casgevy iedarbibu nosaka, pamatojoties uz divu vél notiekosSu pétijumu starpposma rezultatiem.
Petijumos Casgevy nesalidzinaja ar citam zalém vai placebo.

Viena pétijuma ar pacientiem ar talasémiju vecuma no 12 lidz 35 gadiem, kuriem zales tika ievaditas
péc sagatavojosas kimijterapijas, 39 pacientiem no 42 saglabajas hemoglobina limenis virs 9 g/dl bez
asins parlieSanas vismaz 12 ménesus péc kartas.

Tika ari pieradits, ka Casgevy efektivi novérs sapigas sirpjveida sinu IEkmes. PEtijuma ar pacientiem
vecuma no 12 lidz 35 gadiem ar smagu sirpjveida stinu slimibu 28 no 29 pacientiem vismaz

12 ménesus péc kartas, arstéjot ar Casgevy, nenovéroja nekadas sapigas |IEkmes vismaz 12 ménesus
péc sagatavojosas kimijterapijas. Nevienam no pacientiem (29 no 29) nebija nepiecieSama
hospitalizacija sapigu Iekmju dé|] vismaz 12 ménesSus péc kartas.

Kads risks pastav, lietojot Casgevy?

Pilnu visu zinoto blakusparadibu un ierobezojumu sarakstu, lietojot Casgevy, skatit zalu lietoSanas
instrukcija.

Visbiezakas Casgevy blakusparadibas (kas var rasties vairak neka 1 no 10 cilvékiem) ir galvassapes,
slikta ddsa (nelabums) un muskulu un kaulu sapes.

Pirms Casgevy lietoSanas arstiem ir jaapsver, vai pacienti var lietot nepiecieSamas iepriekséjas
arstésanas metodes.

Kapéc Casgevy ir registrétas ES?

Beta talasémija, kam nepiecieSama asins parlieSana, un sirpjveida Sinu anémija ir nopietnas slimibas,
kuru arstésanas iespéjas ir ierobezotas. Lai gan pétijumi ar Casgevy bija nelieli un ar to izstradi bija
saistitas neskaidribas, tie pieradija, ka vienreizéja arstéSana var samazinat vajadzibu péc sarkano
asins Stinu parlieSanas pacientiem ar beta-talasémiju un samazinat sapigu Iekmju skaitu pacientiem ar
sirpjveida $inu anémiju.

DroSuma zina arstésana kopuma bija labi panesama, un blakusparadibas galvenokart bija saistitas ar
sagatavojosu kimijterapiju. Varétu bt teorétisks risks saslimt ar vézi, ko izraisa neparedzétas
izmainas genétiskaja materiala, lai gan lidz Sim Sadi gadijumi nav konstatéti. Pastav ari potencials
asinosanas risks, jo zales var izraisit trombocitu (asins sastavdalu, kas palidz asinim sarecét) skaita
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samazinasanos. Ir ieviesti pasakumi, lai uzraudzitu $sadus gadijumus, veicot 15 gadus ilgu uz registru
balstitu pétijumu.

Eiropas Zalu adentira noléma, ka ieguvums, lietojot Casgevy, parsniedz So zalu radito risku un zales
var redistrét lietoSanai ES. Casgevy ir redistrétas “ar nosacijumiem”. Tas nozimé&, ka uzpnémumam péc
registracijas bls jaiesniedz papildu pieradijumi.

Registracija ar nosacijumiem tiek pieskirta, pamatojoties uz mazak visaptverosiem datiem, neka
parasti tiek prasits. Ta tiek pieskirta zalém, kas atbilst neapmierinatam mediciniskam vajadzibam
arstét nopietnas slimibas, un, gaidot papildu pieradijumus, ieguvumi no to pieejamibas ir lielaki par
riskiem, kas saistiti ar zalu lietoSanu. Adentdra ik gadu parbaudis visu pieejamo jauno informaciju, lidz
dati k|Gst visaptverosi, un vajadzibas gadijuma atjauninas So kopsavilkumu.

Kas tiek darits, lai garantétu drosu un efektivu Casgevy lietosanu?

Uznémums, kas piedava tirgli Casgevy, iesniegs notiekoso pétijumu rezultatus, lai sikak novértétu zaju
efektivitati un droSumu. Uznémums nodrosinas ari izglitojoSus materialus veselibas apripes
specialistiem, kuri varétu lietot zales, ar informaciju par to droSumu, tostarp par potencialo véza risku
un nepiecieSamibu uzraudzit pacienta trombocitu limeni, ka ari par to, ka Sis zales ir jaievada. Pacienti
ari sanems norades un kartiti, kas janésa lidzi.

Zalu apraksta un lietoSanas instrukcija tika ietverti ari ieteikumi un piesardzibas pasakumi, kas
jaievéro veselibas apriipes specialistiem un pacientiem, lai garantétu drosu un efektivu Casgevy
lietoSanu.

Tapat ka par visam zalém, dati par Casgevy lietoSanu tiek pastavigi uzraudziti. Zinotas ar Casgevy
lietosanu saistitas iespéjamas blakusparadibas tiek rlpigi izvértétas, un tiek veikti visi pacientu
aizsardzibai nepiecieSamie pasakumi.

Cita informacija par Casgevy

Sikaka informacija par Casgevy ir atrodama adentiras timekla vietné:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/casgevy
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