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HA‘S Développer la qualité dans le champ

HAUTE AUTORITE DE sante | sanitaire, social et médico-social

Décision n®2024.0348/DC/SEMdu 12décembre 2024 du college de la Haute
Autorité de santé portant retrait de l'autorisation d’acceés précoce de la
spécialité CASGEVY (exagamglogene autotemcel)

Le College de la Haute Autorité de santé ayant valablement délibéré en sa séance du 12 décembre 2024.

Vu le code de la sécurité sociale, notamment ses articles L. 161-37 et R. 161-78-1 et suivants ;

Vu le code de la santé publique, notamment ses articles L. 5121-12 et R. 5121-68 et suivants ;

Vu le réglement intérieur du Collége ;

Vu le reglement intérieur de la Commission de la transparence ;

Vu la décision d’autorisation d’accés précoce de la Haute Autorité de santé n°2024.0015 du 18 janvier 2024 ;

Vu la demande de retrait d’autorisation d’accés précoce présentée par le laboratoire VERTEX
PHARMACEUTICALS FRANCE regue le 22 novembre 2024 ;

Vu l'avis de la Commission de la transparence du 11 décembre 2024 ;

DECIDE :

Article 1¢r

Le médicament CASGEVY (exagamglogene autotemcel) a fait I'objet d’'une autorisation d’acces précoce dans
l'indication « Traitement de la 3 thalassémie dépendante des transfusions (TDT) chez les patients agés de 12 ans

a 35 ans éligibles a une greffe de cellules souches hématopoiétiques (CSH) et pour lesquels un donneur
apparenté HLA (antigéne leucocytaire humain) compatible n’est pas disponible » le 18 janvier 2024.

Par courrier du 22 novembre 2024, le laboratoire VERTEX PHARMACEUTICALS FRANCE a demandé a la HAS
de procéder au retrait de cette autorisation.

Le College et la Commission de la transparence déplorent la décision du laboratoire du fait de ses répercussions
sur la prise en charge des patients francais.

La HAS souhaite que tout soit mis en ceuvre afin d’assurer la continuité de traitement des patients en cours, y
compris ceux ayant fait 'objet de la préparation au traitement (notamment la mobilisation, 'aphérése voire le

conditionnement myéloablatif) et n"ayant pas encore regu Casgevy (exagamglogene autotemcel).
En application du Il de I'article R. 5121-72-1 du code de la santé publique, l'autorisation est donc retirée.

La continuité des traitements initiés est assurée dans les conditions visées a 'article L. 162-16-5-4 du code dela
sécurité sociale.

Article 2

Le directeur général de la Haute Autorité de santé est chargé de I'exécution de la présente décision qui sera
publiée au Bulletin officiel de la Haute Autorité de santé.

Fait le 12 décembre 2024.

Pour le college :
Le président de la Haute Autorité de santé,
Pr Lionel COLLET
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HAUTE AUTORITE DE SANTE

AVIS SUR LES exagamglogene autotemcel

="M CASGEVY 4 a 13 x 1076
cellules/mL,

Dispersion pour perfusion

Demande de retrait de l'autorisation d'acces
précoce post-AMM

Adopté par la Commission de la transparence le 11 décembre 2024

=» B-thalassémie dépendante des transfusions (TDT)
=» Adulte / Adolescent / Enfant

Syntheése

La Commission prend acte de la demande de retrait de l'autorisation d’acces précoce post-AMM.

Le Commission de la transparence regrette la décision du laboratoire du fait de ses répercussions
sur la prise en charge des patients francais.
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1. Contexte

Cadre procédural Demande de retrait de PPautorisation d’accés précoce post-AMM (R.
de l'avis 5121-72-1, Il du code santé publique)

Cadre Dans une décision du 18 janvier 20241, le Collége de la HAS a octroyé un

acces précoce prée-AMM a CASGEVY (exagamglogene autotemcel) dans I'in-
dication suivante : « Traitement de la 3 thalassémie dépendante des transfu-
sions (TDT) chez les patients agés de 12 ans a 35 ans éligibles a une greffe
de cellules souches hématopoiétiques (CSH) et pour lesquels un donneur
apparenté HLA (antigéne leucocytaire humain) compatible n’est pas dispo-
nible ». L’'obtention de TAMM en date du 9 février 2024 n’a pas modifié cette
décision initiale.
Par la suite, le 25 septembre 20242, la Commission de la transparence a oc-
troyé un avis favorable au remboursement dans le cadre du droit commun
dans le méme périmétre que I'accés précoce octroyé, avec un SMR important
conditionnel et une ASMR IV (SMR insuffisant dans les autres situations cli-
niques couvertes par l'indication AMM dans la B-thalassémie, a savoir les
patients agés de plus de 35 ans). La Commission avait conditionné le main-
tien du SMR important & sa réévaluation dans un délai maximal de 3 ans sur
la base des résultats complémentaires demandés.

Le laboratoire indique souhaiter retirer I'accés précoce octroyé le 18
janvier 2024.

Le laboratoire s’engage a assurer une continuité de traitement aux patients
déja inclus dans l'accés précoce.

Note : I’accés précoce octroyé par la HAS le 11 juillet 2024 dans l’indi-
cation drépanocytose a déja été retiré en date du 20 novembre 20243 a
la demande du laboratoire.

DCI (code ATC) Exagamglogéne autotemcel (BO6AX05)

Présentation CASGEVY 4 é 13 X 106 Ce”uleS/mL

SORE T B/1 flacon de 1,5 mL & 20 mL (CIP : 34009 550 995 7 4)

Laboratoire VERTEX PHARMACEUTICALS FRANCE (Exploitant)

AMM Date initiale (AMM conditionnelle selon une procédure centralisée) : 09

février 2024 dans les indications suivantes :

B-thalassémie : « CASGEVY est indiqué dans le traitement de la 3-
thalassémie dépendante des transfusions (TDT) chez les patients
agés de 12 ans et plus éligibles a une greffe de cellules souches hé-
matopoiétiques (CSH) et pour lesquels un donneur apparenté HLA
(antigéne leucocytaire humain)-compatible n’est pas disponible ». La
présente évaluation ne concerne que l'indication dans la drépanocy-
tose.

1 Haute Autorité de Santé - Décision n° 2024.0015/DC/SEM du 18 janvier 2024 du collége de la Haute Autorité de santé portant
autorisation d’acces précoce de la spécialité CASGEVY (exagamglogene autotemcel).
2 Haute Autorité de Santé - CASGEVY (exagamglogéne autotemcel) - B-thalassémie dépendante des transfusions (TDT).

3 Haute Autorité de Santé - Décision n° 2024.0320/DC/SEM du 20 novembre 2024 du collége de la Haute Autorité de santé portant
retrait de 'autorisation d’accés précoce de la spécialité CASGEVY (exagamglogene autotemcel)
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Conditions et sta-
tuts

Evaluation par la
Commission

Drépanocytose : « CASGEVY est indiqué dans le traitement de la
drépanocytose sévere chez les patients agés de 12 ans et plus présentant
des crises vaso-occlusives récurrentes (CVO) éligibles a une greffe de
cellules souches hématopoiétiques (CSH) et pour lesquels un donneur
apparenté HLA (antigéne leucocytaire humain)-compatible n’est pas
disponible ».

Spécificités

L’AMM est associée a un PGR européen et a des mesures additionnelles de
réduction du risque. De plus, s’agissant d'une AMM conditionnelle, elle est
soumise a des obligations spécifiques relatives aux mesures post-autorisa-
tion de mise sur le marché conditionnelle, afin de confirmer I'efficacité et la
sécurité du produit.

Conditions de prescription et de délivrance
Liste |
Médicament réservé a 'usage hospitalier
Médicament a prescription hospitaliére (PH)
Médicament de prescription réservée aux spécialistes en hématologie ou
aux médecins compétents en maladies du sang (PRS)
Médicament nécessitant une surveillance particuliére pendant le traite-
ment (SPT)

Statut particulier

Médicament de thérapie innovante (MTI) : CASGEVY (exagamglogéne
autotemcel) est un produit de thérapie génique. Il s’agit d’'un type de médi-
cament qui contient des cellules génétiquement modifiées.
Calendrier d’évaluation

Date d’examen et d’adoption : 11 décembre 2024.

2. Conclusions de la Commission de la Transparence

La Commission prend acte de la demande de retrait de I'autorisation d’accés précoce post-

AMM.

Le Commission de la transparence regrette la décision du laboratoire du fait de ses répercussions sur
la prise en charge des patients francais.

CASGEVY 4 a 13 x 1076 cellules/mL,, 11 décembre 2024
Toutes nos publications sont téléchargeables sur www.has-sante.fr
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