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Casgevy (exagamglogene autotemcel)
Harsa generali lejn Casgevy u ghalfejn huwa awtorizzat fl-UE

X'inhu Casgevy u ghal xiex jintuza?

Casgevy huwa medicina li tintuza biex tittratta disturbi fid-demm maghrufa bhala beta talassemija u
marda tac-c¢elluli tad-demm sura ta’ mingel f'pazjenti minn 12 snin ‘il fug.

Ghall-beta talassemija, Casgevy jintuza f'pazjenti li jehtiegu trasfuzjonijiet tad-demm regolari. II-
pazjenti b’din il-kundizzjoni ma jipproducux bizzejjed emoglobina, il-proteina fi¢-celluli homor tad-
demm li ggorr l-ossignu mal-gisem. B'rizultat ta’ dan, dawn il-pazjenti jkollhom livelli baxxi ta’ ¢elluli
homor tad-demm u jehtiegu trasfuzjonijiet tad-demm regolari.

Ghall-marda tac-¢elluli tad-demm sura ta’ mingel, Casgevy jintuza f'pazjenti b’‘marda severa u krizijiet
rikorrenti ta’ wgigh. Il-pazjenti b’din il-kundizzjoni jkollhom forma anormali ta’ emoglobina li twassal
biex i¢-celluli homor tad-demm isiru rigidi u jwahhlu u jinbidlu minn forma ta’ diska ghal forma ta’ nofs
gamar (bhal mingel). Dawn i¢-celloui jistghu jimblokkaw il-vazi, u jikkawzaw krizijiet bl-ugigh li
jaffettwaw is-sider, |-addome (iz-zaqq) u partijiet ohra tal-gisem.

Il-beta talassemija u I-marda tac¢-celluli tad-demm sura ta’ mingel huma rari, u Casgevy gie
kklassifikat bhala “medicina orfni” (medicina li tintuza f'mard rari). Aktar informazzjoni dwar il-
klassifikazzjonijiet orfni tista’ tinstab fuq is-sit web tal-Agenzija Ewropea ghall-Medicini (beta
talassemija: is-17 ta’ Ottubru 2019; marda tac-celluli tad-demm sura ta’ mingel: id-9 ta’ Jannar 2020)

Casgevy fih bhala s-sustanza attiva tieghu celluli staminali genetikament modifikati (¢elluli li jistghu
jizviluppaw fic-€elluli tad-demm) mehuda mid-demm tal-pazjent stess. Jintuza meta t-trattamenti tac-
celluli staminali jkunu xierga u ma jkunx hemm donaturi xierga tac-celluli staminali disponibbli.

Kif jintuza Casgevy?

Casgevy jista’ jinkiseb biss b’ricetta ta’ tabib u ghandu jinghata f'¢entru approvat minn tabib imharreg
fl-ghoti ta’ din il-medicina u li ghandu esperjenza fit-trapjant tac¢-celluli staminali u fit-trattament ta’
disturbi fid-demm |i jaffettwaw I-emoglobina.

Casgevy huwa maghmul individwalment ghal kull pazjent minn ¢elluli staminali migbura mid-demm
tieghu, u ghandu jinghata biss lill-pazjent li ghalih ikun sar. Jinghata bhala infuzjoni ta’ doza wahda
(dripp) fil-vina u d-doza tiddependi mill-piz tal-gisem tal-pazjent.
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Qabel ma jinghata Casgevy, il-pazjent jircCievi trattament tal-kimoterapija kundizzjonata biex jitnehhew
ic-¢elluli mill-mudullun tieghu.

Ghal iktar informazzjoni dwar |-uzu ta’ Casgevy, ara I-fuljett ta’ taghrif jew ikkuntattja lill-fornitur tal-
kura tas-sahha tieghek.

Kif jahdem Casgevy?

Biex isir Casgevy, i¢-celluli staminali jigu editjati (mit-teknologija CRISPR/Cas9) sabiex jipproducu
aktar emoglobina fetali, tip ta’ emoglobina li tinsab princ¢ipalment fit-trabi fil-guf izda li hija prezenti
wkoll flammonti zghar fl-adulti. Minhabba li I-emoglobina fetali tista’ tikkumpensa ghan-nuqggas ta’
emoglobina adulta normali, i¢-celluli staminali modifikati, meta jigu injettati fil-pazjenti, jistghu jghollu
I-livelli tac-celluli homor tad-demm f’pazjenti b’beta-talassemija u jipprevjenu krizijiet ta’ wgigh
f'pazjenti b’'marda tac¢-celluli tad-demm sura ta’ mingel.

X’'inhuma I-beneficcji ta’ Casgevy li hargu mill-istudji?

L-effetti ta’ Casgevy huma bbazati fuq rizultati interim ta’ zewg studji li ghadhom ghaddejjin. L-istudji
ma gabblux Casgevy ma’ medic¢ina ohra jew ma’ placebo.

Fi studju wiehed fuq pazjenti b’'talassemija ta’ bejn it-12-il sena u I-35 sena fejn il-medi¢ina nghatat
wara trattament ta’ kimoterapija ta’ kondizzjonament, 39 pazjent minn 42 zammew livelli ta’
emoglobina oghla minn 9 g/dL minghajr il-htiega ta’ trasfuzjonijiet tad-demm ghal mill-ingas 12-il
xahar konsekuttiv.

Casgevy intwera wkoll li huwa effettiv fil-prevenzjoni ta’ krizijiet tac-celluli tad-demm sura ta’ mingel li
jikkawzaw ugigh. Fi studju fuq pazjenti bil-marda tac¢-celluli tad-demm sura ta’ mingel severa li
ghandhom bejn it-12-il sena u I-35 sena, 28 minn 29 pazjent ma esperjenzaw l-ebda krizi bl-ugigh
ghal mill-ingas 12-il xahar konsekuttiv meta nghataw trattament b’Casgevy wara kimoterapija ta’
kundizzjonament. Hadd mill-pazjenti (29 minn 29) ma kellhom bzonn rikoveru |-isptar minhabba
krizijiet bl-ugigh ghal mill-inqas 12-il xahar konsekuttiv.

X’'inhuma r-riskji assoc¢jati ma’ Casgevy?

Ghal-lista shiha tal-effetti sekondarji u r-restrizzjonijiet b’Casgevy, ara I-fuljett ta’ taghrif.

L-effetti sekondarji [-aktar komuni b’Casgevy (li jistghu jaffettwaw aktar minn persuna 1 minn kull 10)
jinkludu wdigh ta’ ras, nawzja (dardir) u wgigh fil-muskoli u fl-ghadam.

It-tobba ghandhom jikkunsidraw jekk il-pazjenti jistghux jinghataw it-trattamenti ta’ qabel mehtiega
gabel Casgevy.

Ghaliex Casgevy gie awtorizzat fl-UE?

Il-beta talassemija li tehtieg trasfuzjonijiet u marda tac-celluli tad-demm sura ta’ mingel huma
kundizzjonijiet serji li ghalihom |-ghazliet ta’ trattament huma limitati. Ghalkemm I-istudji b’'Casgevy
kienu zghar u kien hemm incertezzi assocjati mat-tfassil taghhom, huma wrew li trattament ta’ darba
jista’ jnagqas il-htiega ghal trasfuzjonijiet ta¢-celluli homor tad-demm f’pazjenti bil-beta-talassemija u
jhaqgqas in-numru ta’ krizijiet bl-ugigh f'pazjenti bil-marda tac-celluli tad-demm sura ta’ mingel.

F'termini ta’ sigurta, it-trattament kien generalment ittollerat tajjeb u I-effetti sekondarji kienu
principalment minhabba I-kimoterapija ta’ kondizzjonament. Jista’ jkun hemm riskju teoretiku ta’
kancer ikkawzat minn bidliet mhux intenzjonati fil-materjal genetiku, ghalkemm ma gewx osservati
kazijiet bhal dawn s’issa. Hemm ukoll riskju potenzjali ta’ emorragija peress li I-medicina tista’

Casgevy (exagamglogene autotemcel)
EMA/577381/2023 Pagna 2/3



tikkawza tnaqgqis fl-ghadd ta’ pjastrini (komponenti li jghinu biex id-demm jaghqad). Hemm mizuri fis-
sehh ghall-monitoragg ta’ avvenimenti bhal dawn permezz ta’ studju ta’ 15-il sena bbazat fuq ir-
registru.

L-Agenzija Ewropea ghall-Medicini ddecidiet li I-beneficcji ta’ Casgevy huma akbar mir-riskji tieghu u li
jista’ jigi awtorizzat ghall-uzu fl-UE. Casgevy inghata “awtorizzazzjoni kkundizzjonata”. Dan ifisser li |-
kumpanija se jkollha tipprovdi evidenza addizzjonali wara |-awtorizzazzjoni.

L-awtorizzazzjoni kkundizzjonata tinghata fuq il-bazi ta’ data ingas komprensiva minn dik i
normalment tkun mehtiega. Din tinghata ghal medicini li jissodisfaw htiega medika mhux issodisfata
biex jittrattaw mard serju u meta I-benefi¢cji li jkunu disponibbli aktar kmieni jkunu akbar minn
kwalunkwe riskju assoc¢jat mal-uzu tal-medicini waqt I-istennija ghal aktar evidenza. Kull sena, |-
Agenzija se tirriezamina kull informazzjoni gdida li ssir disponibbli sakemm id-data ssir komprensiva u
din il-harsa generali tigi aggornata kif mehtieg.

X'mizuri qeghdin jittiehdu biex jigi zgurat I-uzu sigur u effettiv ta’ Casgevy?

Il-kumpanija li tgieghed Casgevy fis-suq se tipprovdi r-rizultati ta’ studji li ghadhom ghaddejjin biex
tivvaluta aktar l-effika¢ja u s-sigurta tal-medicina. Il-kumpanija se tipprovdi wkoll materjal edukattiv
ghall-professjonisti tal-kura tas-sahha li mistennija juzaw il-medicina b’informazzjoni dwar is-sigurta
taghha, inkluz ir-riskju potenzjali ta’ kancer u I-htiega li jigu mmonitorjati I-livelli ta’ pjastrini tal-
pazjent, u kif il-medi¢ina ghandha tinghata. Il-pazjenti se jircievu wkoll gwida u kard li ghandhom
igorruhom maghhom.

Fis-sommarju tal-karatteristici tal-prodott u fil-fuljett ta’ taghrif gew inkluzi wkoll ir-
rakkomandazzjonijiet u I-prekawzjonijiet li ghandhom ikunu segwiti mill-professjonisti fil-qgasam tal-
kura tas-sahha u mill-pazjenti ghall-uzu sigur u effettiv ta’ Casgevy.

Bhal fil-kaz tal-medicini kollha, id-data dwar |-uzu ta’ Casgevy hija ssorveljata kontinwament. L-effetti
sekondarji ssuspettati rrapportati b’‘Casgevy huma evalwati bir-reqga u kull azzjoni mehtiega hi
mehuda biex tipprotegi lill-pazjenti.

Informazzjoni ohra dwar Casgevy

Aktar informazzjoni dwar Casgevy tinstab fis-sit web tal-Agenzija:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/casgevy
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