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Casgevy (exagamglogen autotemcel)
Prezentare generala a Casgevy si motivele autorizarii medicamentului in UE

Ce este Casgevy si pentru ce se utilizeaza?

Casgevy este un medicament utilizat pentru tratarea tulburarilor hematologice talasemie beta si
siclemie la pacienti cu varsta de 12 ani si peste.

Pentru talasemie beta, Casgevy se administreaza la pacienti care necesita transfuzii regulate de sange.
Pacientii cu aceasta afectiune nu produc suficientd hemoglobing, proteina din globulele rosii care
transporta oxigenul in organism. Ca urmare, acesti pacienti au un numar mic de globule rosii si au
nevoie de transfuzii frecvente de sénge.

Pentru siclemie, Casgevy se utilizeaza la pacientii cu boala severa si crize dureroase repetate. Pacientii
cu aceasta afectiune au o forma anormala de hemoglobina care face ca globulele rosii sa devina rigide
si lipicioase si sa-si schimbe forma de disc in forma de semiluna (de secera). Aceste celule pot bloca
vasele de sange, provocand crize dureroase care afecteaza pieptul, abdomenul (burta) si alte parti ale
corpului/la nivelul pieptului, abdomenului (burtii) si altor parti ale corpului.

Talasemia beta si siclemia sunt rare, iar Casgevy a fost desemnat ,medicament orfan” (un medicament
utilizat Tn boli rare). Informatii suplimentare privind desemnarile ca medicament orfan sunt disponibile
pe site-ul Agentiei Europene pentru Medicamente (talasemie beta : 17 octombrie 2019; siclemie: 9
ianuarie 2020)

Casgevy contine ca substanta activa celule stem modificate genetic (celule care se pot transforma in
celule sanguine) prelevate din sangele pacientului. Se utilizeaza cand tratamentele cu celule stem sunt
adecvate si nu sunt disponibili donatori compatibili de celule stem.

Cum se utilizeaza Casgevy?

Casgevy se poate obtine numai pe baza de prescriptie medicala si trebuie administrat intr-un centru
autorizat, de catre un medic instruit in administrarea acestui medicament si cu experienta in
transplantul de celule stem si in tratamentul tulburarilor hematologice care afecteaza hemoglobina.

Casgevy se prepara individual pentru fiecare pacient, din propriile celulele stem prelevate din sange si
trebuie administrat doar pacientului pentru care a fost preparat. Se administreaza sub forma de
perfuzie intravenoasa (picurare in vend) cu doza unica, iar doza depinde de greutatea pacientului.
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Inainte de administrarea Casgevy, pacientul va primi tratament de conditionare cu chimioterapie,
pentru a curata maduva de celule.

Pentru informatii suplimentare cu privire la utilizarea Casgevy, cititi prospectul sau adresati-va
furnizorului dumneavoastra de servicii medicale.

Cum actioneaza Casgevy?

Pentru a produce Casgevy, celulele stem sunt editate (prin tehnologie CRISPR/Cas9), astfel incat sa
produca mai multd hemoglobina fetald, un tip de hemoglobina care se gaseste in principal la fat, in
perioada uterind, dar care este prezenta in cantitati mici si la adulti. Deoarece hemoglobina fetala
poate compensa lipsa hemoglobinei normale la adulti, celulele stem modificate, cand sunt injectate la
pacienti, pot mari numarul de globule rosii la cei cu talasemie beta si pot preveni crizele dureroase la
cei cu siclemie.

Ce beneficii a prezentat Casgevy pe parcursul studiilor?

Efectele Casgevy se bazeaza pe rezultatele intermediare a doud studii care sunt inca in curs de
desfasurare. Studiile nu au comparat Casgevy cu alt medicament sau cu placebo.

Intr-un studiu efectuat la pacienti cu talasemie cu varste cuprinse intre 12 si 35 de ani, in care
medicamentul a fost administrat dupa tratamentul de conditionare cu chimioterapie, 39 din 42 de
pacienti si-au mentinut hemoglobina peste 9 g/dl fara a avea nevoie de transfuzii de sange cel putin 12
luni consecutive.

De asemenea, Casgevy s-a dovedit eficace in prevenirea crizelor dureroase de siclemie. Intr-un studiu
pe pacienti cu siclemie severa cu varste cuprinse intre 12 si 35 de ani, 28 din 29 de pacienti nu au avut
crize dureroase cel putin 12 luni consecutive in timpul tratamentului cu Casgevy dupa tratamentul de
conditionare cu chimioterapie. Niciunul din pacienti (29 din 29) nu a necesitat spitalizare pentru crize
dureroase cel putin 12 luni consecutive.

Care sunt riscurile asociate cu Casgevy?

Pentru lista completd a reactiilor adverse si a restrictiilor asociate cu Casgevy, cititi prospectul.

Cele mai frecvente reactii adverse asociate cu Casgevy (care pot afecta mai mult de 1 persoana din
10) sunt dureri de cap, greata si dureri de muschi si de oase.

Medicii trebuie sa analizeze daca, inainte de a primi Casgevy, pacientii pot face tratamentele prealabile
necesare.

De ce a fost autorizat Casgevy in UE?

Talasemia beta dependenta de transfuzii si siclemia sunt afectiuni grave, pentru care optiunile de
tratament sunt limitate. Desi studiile cu Casgevy au fost mici si au existat incertitudini legate de modul
in care au fost concepute, au aratat ca tratamentul administrat o singura data poate reduce nevoia de
transfuzii de globule rosii la pacientii cu talasemie beta si poate reduce numarul de crize dureroase la
pacientii cu siclemie.

In ceea ce priveste siguranta, tratamentul a fost in general bine tolerat, iar reactiile adverse s-au
datorat in principal tratamentul de conditionare cu chimioterapie. Ar putea exista un risc teoretic de
cancer cauzat de modificari neintentionate ale materialului genetic, desi pana in prezent nu s-au
observat asemenea cazuri. Exista si un risc potential de sangerare deoarece medicamentul poate cauza
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scaderea numarului de trombocite (componente care ajuta la coagularea sangelui). S-au luat masuri
de monitorizare pentru asemenea evenimente printr-un studiu bazat pe registru cu durata de 15 ani.

Agentia Europeana pentru Medicamente a hotdrat ca beneficiile Casgevy sunt mai mari decét riscurile
asociate si acest medicament poate fi autorizat pentru utilizare in UE. Casgevy a primit ,autorizare
conditionata”. Aceasta inseamna ca compania va trebui sa furnizeze dovezi suplimentare dupa
autorizare.

Autorizatia conditionatd se acorda pe baza unor date mai putin cuprinzatoare decat cele solicitate in
mod normal. Se acorda pentru medicamentele care indeplinesc o necesitate medicald nesatisfacuta de
tratare a unor boli grave si in cazul in care beneficiile disponibilitatii lor timpurii sunt mai mari decat
riscurile asociate cu utilizarea medicamentelor in asteptarea de dovezi suplimentare. In fiecare an,
agentia va analiza informatiile nou aparute pana cand datele sunt complete, iar aceasta prezentare
generald va fi actualizatd, dupa caz.

Ce masuri se iau pentru utilizarea sigura si eficace a Casgevy?

Compania care comercializeaza Casgevy va prezenta rezultatele studiilor aflate in derulare pentru a
evalua in continuare eficacitatea si siguranta medicamentului. De asemenea, compania va furniza
materiale educationale personalului medical care se preconizeaza ca va utiliza medicamentul, cu
informatii privind siguranta acestuia, inclusiv riscul potential de cancer si necesitatea de a monitoriza
nivelul de trombocite al pacientului, precum si modul de administrare a medicamentului. La randul lor,
pacientii vor primi un ghid si un card pe care trebuie sa le poarte asupra lor.

In Rezumatul caracteristicilor produsului si in prospect au fost incluse, de asemenea, recomandari si
masuri de precautie pentru utilizarea sigura si eficace a Casgevy, care trebuie respectate de personalul
medical si de pacienti.

Ca pentru toate medicamentele, datele cu privire la utilizarea Casgevy sunt monitorizate continuu.
Reactiile adverse suspectate raportate pentru Casgevy sunt evaluate cu atentie si sunt luate toate
masurile necesare pentru protectia pacientilor.

Alte informatii despre Casgevy

Mai multe informatii despre Casgevy se pot gasi pe site-ul agentiei:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/casgevy.
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