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Casgevy (exagamglogen autotemcel)
Sammanfattning av Casgevy och varfér det ar godkant inom EU

Vad ar Casgevy och vad anvands det for?

Casgevy ar ett ldkemedel for behandling av blodsjukdomarna betatalassemi och sicklecellsjukdom hos
patienter som &r 12 &r eller aldre.

Vid betatalassemi ges Casgevy till patienter som behdéver regelbundna blodtransfusioner. Patienter
med denna sjukdom bildar inte tillrackligt med hemoglobin, det protein i de réda blodkropparna som
transporterar syre i kroppen. Till foljd av detta har dessa patienter 18ga nivaer av réda blodkroppar och
behoéver blodtransfusioner ofta.

Vid sicklecellsjukdom ges Casgevy till patienter med svar sjukdom och terkommande smaértkriser.
Patienter med denna sjukdom har en onormal form av hemoglobin som gor att de réda blodkropparna
stelnar, blir klibbiga och &ndrar form fran att vara runda skivor till att se ut som manskéror. Dessa
celler kan blockera blodkarlen och orsaka smartkriser som drabbar bréstet, buken (magen) och andra
delar av kroppen.

Betatalassemi och sicklecellsjukdom &r séllsynta och Casgevy klassificerades som sarlakemedel (ett
ldkemedel som anvands vid sédllsynta sjukdomar). Mer information om klassificeringen som
sarlakemedel finns pd Europeiska ldkemedelsmyndighetens webbplats (betatalassemi: 17 oktober
2019, sicklecellsjukdom: 9 januari 2020)

Den aktiva substansen i Casgevy utgdrs av genetiskt modifierade stamceller (celler som kan utvecklas
till blodkroppar) som extraherats ur patientens eget blod. Lédkemedlet ges till patienter hos vilka
stamcellsbehandling &r l1amplig, nér det inte finns ndgra lampliga stamcellsdonatorer tillgéngliga.

Hur anvands Casgevy?

Casgevy ar receptbelagt och maste ges pa en godkénd klinik av en lakare som &r utbildad i att ge
detta ldkemedel och har erfarenhet av stamcellstransplantation och av att behandla blodsjukdomar
som paverkar hemoglobin.

Casgevy framstalls individuellt fér varje patient av stamceller fran dennes eget blod och Idkemedlet far
endast ges till den patient som det framstéllts fér. Det ges som en engangsdosinfusion (dropp) i en
ven och dosen beror pd patientens kroppsvikt.
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Innan Casgevy ges ska patienten fa konditioneringsbehandling med kemoterapi fér att rensa
benmaérgen fran celler.

For mer information om hur du anvander Casgevy, las bipacksedeln eller tala med lékare eller
apotekspersonal.

Hur verkar Casgevy?

For att framstélla Casgevy modifieras stamcellerna (med en teknik som kallas CRISPR/Cas9) sa att de
producerar mer fetalt hemoglobin, en typ av hemoglobin som framst forekommer hos spadbarn i
livmodern men som ocksa finns i sm& mangder hos vuxna. Eftersom fetalt hemoglobin kan
kompensera for bristen pa normalt vuxet hemoglobin kan injicering av de modifierade stamcellerna
héja nivaerna av réda blodkroppar hos patienter med betatalassemi och férhindra smartkriser hos
patienter med sicklecellsjukdom.

Vilka fordelar med Casgevy har visats i studierna?

Effekterna av Casgevy ar baserade pa interimsresultat fran tva studier som fortfarande pdgar. I dessa
jamfors inte Casgevy med nagot annat ldkemedel eller placebo.

I en studie pa patienter i aldern 12-35 ar med talassemi, dar lakemedlet gavs efter
konditioneringsbehandling med kemoterapi, bibehdll 39 av 42 patienter hemoglobinnivﬁer p% over
9 g/dl utan behov av blodtransfusioner under minst 12 manader i foljd.

Casgevy visades ocksd vara effektivt nér det géller att férebygga smartkriser vid sicklecellsjukdom. I
en studie pa patienter i aldern 12-35 &r med svar sicklecellsjukdom hade 28 av 29 patienter inga
smaértkriser under minst 12 manader i féljd nér de behandlades med Casgevy efter
konditioneringsbehandling med kemoterapi. Inga patienter (0 av 29) behévde laggas in pa sjukhus for
smartkriser under minst 12 manader i foljd.

Vilka ar riskerna med Casgevy?

En fullstandig forteckning éver biverkningar och restriktioner fér Casgevy finns i bipacksedeln.

De vanligaste biverkningarna som orsakas av Casgevy (kan férekomma hos fler an 1 av 10 anvandare)
ar huvudvark, illamaende samt muskel- och skelettsmaérta.

Lakare ska i varje enskilt fall dvervaga om patienten kan ges de nédvandiga férbehandlingar som
behovs innan Casgevy ges.

Varfor ar Casgevy godkant i EU?

Betatalassemi som kraver transfusioner och sicklecellsjukdom &r allvarliga tillstand for vilka
behandlingsalternativen &r begrénsade. Aven om studierna med Casgevy var sma och det fanns
osakerhetsfaktorer kopplade till deras utformning visade de att engdngsbehandling med lakemedlet
kan minska behovet av transfusioner av réda blodkroppar hos patienter med betatalassemi och minska
antalet smartkriser hos patienter med sicklecellsjukdom.

Vad galler sékerheten tolererades behandlingen i allmanhet val och biverkningarna berodde som regel
pa konditioneringsbehandlingen med kemoterapi. Det kan finnas en teoretisk risk for cancer orsakad
av oavsiktliga férandringar i det genetiska materialet, &ven om inga sadana fall har patraffats an sa
ldnge. Det finns ocksd en potentiell risk for blédning eftersom lakemedlet kan orsaka en minskning av
antalet trombocyter (komponenter som gér att blodet kan koagulera). Atgérder har vidtagits for att
dvervaka sadana handelser genom en 15-3rig registerbaserad studie.
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Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA) fann att fordelarna med Casgevy &r stoérre an riskerna och
att Casgevy kan godkannas for forsaljning i EU. Lakemedlet har godkants enligt reglerna om “villkorat
godkannande”. Detta innebar att féretaget kommer att behéva lamna ytterligare beldagg efter
godkdnnandet.

Villkorat godk&nnande beviljas pa grundval av mindre omfattande data &n vad som normalt krévs. Det
beviljas for lakemedel som tillmdtesgar ett ouppfyllt medicinskt behov av att behandla allvarliga
sjukdomar och nar férdelarna med att ha dem tillgangliga tidigare uppvager riskerna vid anvandning
av lakemedlen i vantan p% ytterligare beldgg. EMA kommer att granska ny information om produkten
varje 3r tills uppgifterna blir fullstdndiga och uppdatera denna sammanfattning nar det behovs.

Vad gors for att garantera sidker och effektiv anvandning av Casgevy?

Foretaget som marknadsfér Casgevy kommer att tillhandahélla resultat fran pagdende studier for att
ytterligare bedéma lakemedlets effekt och sdkerhet. Féretaget kommer ocksd att tillhandahalla
utbildningsmaterial till hdlso- och sjukvrdspersonal som férvantas hantera ldkemedlet, med
information om hur Idkemedlet ska ges och om dess sakerhet, inklusive potentiell cancerrisk och
behovet av att dvervaka patienternas trombocytnivaer. Patienterna kommer ocksa att fa en vagledning
och ett kort som de ska bdra med sig.

Rekommendationer och férsiktighetsatgérder som hélso- och sjukvardspersonal och patienter ska
iaktta for saker och effektiv anvandning av Casgevy har ocksa tagits med i produktresumén och
bipacksedeln.

Liksom for alla l1dkemedel 6vervakas de vetenskapliga uppgifterna fér Casgevy kontinuerligt.
Misstankta biverkningar som har rapporterats for Casgevy utvdarderas noggrant och nédvandiga
atgarder vidtas for att skydda patienterna.

Mer information om Casgevy

Mer information om Casgevy finns pd EMA:s webbplats:
ema.europa.eu/medicines/human/EPAR/casgevy
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