casgevy

— (exagamglogene autotemcel)

suspension for IV infusion

Kiarra, que tiene SCD,
y su abuela, Tanique

e
§

i Las péfsona§ con SCDvgu’e‘ ¢

A R Gk

apare
5 N

{Qué es CASGEVY?

CASGEVY® puede ayudar a las
personas de 12 anos o mdas con anemia
de células falciformes (SCD) y crisis
vasooclusivas frecuentes a vivir

sin crisis vasooclusivas graves*.

En un estudio clinico, el 93.5 % de las personas (29 de 31) no tuvieron
una crisis vasooclusiva grave durante al menos 12 meses seguidos
después de la infusiéon de CASGEVY.

*En estudios clinicos, las crisis vasooclusivas graves se definieron
como un evento doloroso que requiere una visita a un centro médico
y analgésicos o transfusiones de glébulos rojos, con sindrome tordcico
agudo, priapismo (ereccién persistente y a menudo dolorosa del pene
durante mds de 2 horas y que requiere una visita a un centro médico)
o secuestro esplénico (gldbulos rojos falciformes que quedan obstruidos

¢ k en el bazo y bloquean el flujo sanguineo).

W,

CASGEVY es una terapia de una sola vez que se usa para fratar a personas mayores de 12 anos que presentan

la enfermedad de células falciformes (SCD, por sus siglas en inglés) y crisis vasooclusivas frecuentes.

CASGEVY se fabrica especificamente para cada paciente, utilizando sus propias células madre sanguineas editadas.
Ademds, aumenta la produccion de un tipo especial de hemoglobina denominada “hemoglobina (Hgb) F” o
hemoglobina fetal. Tener mds de esta hemoglobina aumenta los niveles de hemoglobina en general y, segun

se ha demostrado, mejora la produccidn y el funcionamiento de los glébulos rojos. Esto puede curar las crisis

vasooclusivas en personas con SCD.

B  INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD

A é¢Qué es lo mas importante que debo saber sobre CASGEVY?

, ‘ N } Después del tratamiento con CASGEVY, tendrd menos células sanguineas por un tiempo hasta que CASGEVY

: se sujete (injerte) a su médula dsea. Esto conlleva niveles bajos de plaquetas (células que generalmente ayudan
en la coagulacién de la sangre) y glébulos blancos (células que generalmente combaten las infecciones).

Su médico monitoreard este proceso y le brindard el fratamiento necesario. Ademds, le avisard cuando

las células sanguineas vuelvan a niveles sanos.

. Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional en las paginas 3 a 5y la Informacién
R de Prescripcion completa, incluida la Informacién para el Paciente, de CASGEVY.
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INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)

¢Qué es lo mas importante que debo saber sobre CASGEVY? (continuacion)
« Avisele inmediatamente a su proveedor de atencion médica si fiene alguno de los siguientes
sintomas, que pueden ser signos de niveles bajos de plaquetas:

— dolor de cabeza intenso - sangrado sin heridas, como hemorragias nasales,
- hematomas anormales sangrado de encias, sangre en la oring, las heces
- sangrado prolongado o el vémito, o tos con sangre

« Avisele inmediatamente a su proveedor de atencion médica si fiene alguno de los siguientes
sintomas, que pueden ser signos de niveles bajos de gldbulos blancos:
- fiebre
— escalofrios
— infecciones

casgevy

— (exagamglogene autotemcel)

suspension for IV infusion

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional
en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa,
incluida la Informacién para el Paciente, de CASGEVY.
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Informacién Importante de Seguridad

‘ 7_‘ CASGEVY es una terapia de una sola vez que se usa para tratar a
~ personas mayores de 12 afos que presentan la enfermedad de células
falciformes (SCD) y crisis vasooclusivas frecuentes.

, CASGEVY se fabrica especificamente para cada paciente, utilizando
¢Qué es sus propias células madre sanguineas editadas. Ademds, aumenta
CASGEVY®? la produccién de un tipo especial de hemoglobina denominada

“hemoglobina (Hgb) F” o hemoglobina fetal. Tener mdas de esta
hemoglobina aumenta los niveles de hemoglobina en general y, segin se
ha demostrado, mejora la produccién y el funcionamiento de los gldbulos
rojos. Esto puede curar las crisis vasooclusivas en personas con SCD.

Después del fratamiento con CASGEVY, tendrd menos células sanguineas
por un tiempo hasta que CASGEVY se sujete (injerte) a su médula ésea.
Esto conlleva niveles bajos de plaquetas (células que generalmente
ayudan en la coagulacién de la sangre) y glébulos blancos (células que

’ . . ’ . . ’
éQué es generalmente combaten las infecciones). Su médico monitoreard este
lo més proceso y le brindard el tratamiento necesario. Ademds, le avisard
. cuando las células sanguineas vuelvan a niveles sanos.
importante

que debo « Avisele inmediatamente a su proveedor de atencion médica si tiene
alguno de los siguientes sinfomas, que pueden ser signos de niveles
saber sobre bajos de plaquetas:
CASGEVY? — dolor de cabeza intenso
— hematomas anormales
— sangrado prolongado
— sangrado sin heridas, como hemorragias nasales, sangrado de
encias, sangre en la oring, las heces o el vémito, o tos con sangre

« Avisele inmediatamente a su proveedor de atencion médica si tiene
alguno de los siguientes sinfomas, que pueden ser signos de niveles
bajos de glébulos blancos:

— fiebre
— escalofrios
— infecciones

Es posible que tenga efectos secundarios relacionados con otros medicamentos
que se administran como parte del régimen de tratamiento con CASGEVY.
Hable con su médico sobre esos posibles efectos secundarios. Su proveedor de atencidn
médica puede recetarle otros medicamentos para tratar los efectos secundarios.

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional Ca Sgevy

en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa, (exagamglogene aUtUtemCED
incluida la Informacién para el Paciente, de CASGEVY. -

suspension for IV infusion
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Informacion Importante de Seguridad (continuacion)

medicina condicionante, como parte de su tratamiento con CASGEVY. Es
importante que converse con su proveedor de atencién médica sobre los
riesgos y los beneficios de todos los medicamentos que incluye su tratamiento.

|® o . , . -
f Su proveedor de atencién médica le dard otros medicamentos, incluida una

Después de recibir la medicina condicionante, es posible que no pueda quedar
¢Cémo embarazada o que no pueda procrear. Debe analizar opciones de preservacién

TG de la fertilidad con su proveedor de atencién médica antes del tratamiento.
CASGEVY®? PASO 1: Antes del fratamiento con CASGEVY, un médico le proveerd una

: medicina movilizadora. Esta transporta las células madre sanguineas desde
su médula ésea hacia el torrente sanguineo. Entonces, una mdaquina recolecta
las células madre sanguineas y las separa en diferentes tipos de células (un
proceso llamado “aféresis”). Todo este proceso puede repetirse y cada vez

puede demorar hasta una semana.

Durante este paso, también se recolectan y se almacenan células de rescate
en el hospital. Se trata de sus propias células madre sanguineas existentes
que se mantienen sin modificar en caso de que se desarrolle un problema
durante el proceso de tratamiento. Si no se puede administrar CASGEVY
después de la medicina condicionante o si las células madre sanguineas
editadas no se sujetan (no se injertan) al cuerpo, se le administrardn

sus células de rescate. Si recibe células de rescate, no obtendrd ningin
beneficio del tratamiento con CASGEVY.

PASO 2: Después de que sus células madre sanguineas son recolectadas, se
enviardn al centro de fabricacién, donde se utilizaran para fabricar CASGEVY.
Desde el momento en que se recolectan las células, la fabricacién y prueba
de CASGEVY puede demorar hasta 6 meses hasta que es enviado a su
proveedor de atencién médica.

PASO 3: Poco tiempo antes del trasplante de células madre, su proveedor
de atencién médica le dard una medicina condicionante durante algunos
dias en el hospital. Esta le prepararéd para el tratamiento retirando células
de la médula éseq, para que de esta manera, dichas células puedan ser
reemplazadas por las células modificadas que contiene CASGEVY. Después
de recibir la medicina condicionante, los niveles de células sanguineas
bajardn mucho. Durante este paso usted permanecerd en el hospital
hasta después de la infusién con CASGEVY.

PASO 4: Recibird uno o més viales de CASGEVY a través de una vena
(infusién intravenosa) durante un corto periodo.

Después de la infusién con CASGEVY, permanecerd en el hospital para
que su proveedor de atencién médica pueda monitorear su recuperacion
atentamente. Este proceso puede demorar entre 4 y 6 semanas, pero el
tiempo puede variar. Su proveedor de atencion médica decidird cudndo
puede regresar a casa.

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional Ca Sgevy

en las paginas 3 a 5 y la Informacién de Prescripcion completa, | |
incluida la Informacién para el Paciente, de CASGEVY. - (exagamg OguEEeES?OEEgt,STfEEOZ
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Informacion Importante de Seguridad (continuacion)

¢Qué debo evitar después de recibir CASGEVY®?

« No debe donar sangre, érganos, tejidos ni células en ningdn momento en el futuro.

Los efectos secundarios mds frecuentes de CASGEVY incluyen:

« Niveles bajos de plaquetas, lo que puede reducir la capacidad
de coagulacién de la sangre y causar sangrado

« Niveles bajos de glébulos blancos, lo que puede hacerle

éCudles v : : (
mds susceptible a las infecciones

son los efectos L o,
Su proveedor de atencién médica analizard su sangre para detectar

secundarios niveles bajos de células sanguineas (incluidas plaquetas y glébulos
posibles o blancos). Avisele inmediatamente a su proveedor de atencién
razonablemente  Médica si tiene alguno de los siguientes sinfomas:

posibles de . fiebre

CASGEVY? « escalofrios

« infecciones

» dolor de cabeza intenso

« hematomas anormales

« sangrado prolongado

« sangrado sin heridas, como hemorragias nasales, sangrado de
encias, sangre en la oring, las heces o el vémito, o tos con sangre

Estos no son todos los posibles efectos secundarios de CASGEVY.
Llame al médico para obtener asesoramiento acerca de los
efectos secundarios. Puede reportar los efectos secundarios a la
Administracion de Alimentos y Medicamentos (FDA, por sus siglas
en inglés) llamando al 1-800-FDA-1088.

A Informacion general sobre el uso seguro y eficaz de CASGEVY

Hable con su proveedor de atencién médica sobre cualquier inquietud referente a la salud.

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional Casgevy

en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa, (exagamglogene aUtOthcen
incluida la Informacidn para el Paciente, de CASGEVY. - suspension for IV infusion
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La funcion de la hemoglobina fetal

en la anemi a|ul

| o

HEMOGLOBINA
FETAL

La hemoglobina fetal es un tipo
de hemoglobina que transporta oxigeno

mientras el feto crece en el Utero.

AW

SCD Y HEMOGLOBINA

En el caso de las personas con SCD,

sus cuerpos producen hemoglobina adulta
que no funciona de manera correcta. Tienen
gldbulos rojos (RBC, por sus siglas en inglés)
que adoptan una forma de hoz (letra “C”)

y pueden atascarse en los vasos sanguineos.
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falciform
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CAMBIO A LA
HEMOGLOBINA
ADULTA

Poco después del nacimiento, la hemoglobina
fetal comienza a ser reemplazada por la

hemoglobina adulta. BCL11A es un gen que le
indica al organismo que debe producir menos
hemoglobina fetal y mds hemoglobina adulta.
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LOS SINTOMAS

Cuando el cuerpo produce menos hemoglobina
fetal, suelen aparecer sintfomas de SCD.

J




CASGEVY® esta disenado para tratar la SCD
al aumentar la cantidad de hemoglobina fetal
que produce el cuerpo

CASGEVY es una genoterapia que

se elabora mediante la modificacidn del

gen BCL1TTA. CASGEVY se fabrica con las
células madre sanguineas del propio cuerpo
que se extraen y se envian para ser editadas.
Por lo tanto, no se necesita ningun donante.

fetal.

&HoLA(ﬁZL':globm}
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°
NENOGLOBINA HENOECLOBINA
FETAL o ABULTA

A vy W )
Como recordards, el CRISPR/Cas9 es una CRISPR/Cas9 se utiliza Cuando se modifica el
BCLTIA es un gen que le tecnologia de edicién para modificar el ADN BCLI1IA, el organismo
indica al organismo que  genética precisa. Puede y reducir la actividad puede producir mas
debe producir menos encontrar y modificar del gen BCLTIA. hemoglobina fetal. Esto
hemoglobina fetal y mds  partes del ADN. puede ayudar a evitar
hemoglobina adulta. que los gldbulos rojos

adquieran forma de hoz.

No se observé ninguna modificacion fuera del gen objetivo en las células madre sanguineas editadas de
las personas que viven con SCD y de los voluntarios sanos. No se puede descartar el riesgo de modificacion
fuera del gen objetivo, debido a las diferencias en el ADN de las personas. Se desconoce el efecto de la
modificacion fuera del gen objetivo.

( Haz clic aqui para obtener mds informacién sobre cémo funciona CASGEVY. )

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacidn)

¢Qué es lo mas importante que debo saber sobre CASGEVY? (continuacion)

Es posible que tenga efectos secundarios relacionados con otros medicamentos que se administran
como parte del régimen de tratamiento con CASGEVY. Hable con su médico sobre esos posibles efectos
secundarios. Su proveedor de atencion médica puede recetarle otros medicamentos para tratar los
efectos secundarios.

¢Como recibiré CASGEVY?

Su proveedor de atencion médica le dard otros medicamentos, incluida una medicina condicionante,
como parte de su tratamiento con CASGEVY. Es importante que converse con su proveedor de atencion
meédica sobre los riesgos y los beneficios de todos los medicamentos que incluye su tratamiento.

Después de recibir la medicina condicionante, es posible que no pueda quedar embarazada o que
no pueda procrear. Debe analizar opciones de preservacion de la fertilidad con su proveedor de

atenciéon médica antes del fratamiento.
casgevy

— (exagamglogene autotemcel)

suspension for IV infusion

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional
en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa,
incluida la Informacidn para el Paciente, de CASGEVY.
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CASGEVY"® se estudié para determinar
los posibles beneficios y riesgos

EN EL ESTUDIO SE INCLUYE A 44 PERSONAS DE 12 A 35 ANOS
QUE PADECEN DE SCD Y QUE RECIBIERON CASGEVY

El estudio es un ensayo abierto, lo que significa que todos los que participan
en él sabian que estaban recibiendo CASGEVY. No se usé un placebo.

LAS PERSONAS RECIBIERON CASGEVY EN DIFERENTES MOMENTOS

AL MOMENTO DE LA REVISION DE LOS DATOS

4
Se midio la eficacia o qué tan Se determind la seguridad
bien funciond CASGEVY en 31 personas. en las 44 personas.

Este estudio estara en curso hasta que

todas las personas lleguen al plazo de 24 meses
después de recibir CASGEVY.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)

¢Como recibiré CASGEVY? (continuacion)

PASO 1: Antes del tratamiento con CASGEVY, un médico le proveerd una medicina movilizadora. Esta
transporta las células madre sanguineas desde su médula dsea hacia el torrente sanguineo. Entonces, una
magquina recolecta las células madre sanguineas y las separa en diferentes tipos de células (un proceso
llamado “aféresis”). Todo este proceso puede repetirse y cada vez puede demorar hasta una semana.

Durante este paso, también se recolectan y se almacenan células de rescate en el hospital. Se trata
de sus propias células madre sanguineas existentes que se mantienen sin modificar en caso de que
se desarrolle un problema durante el proceso de tratamiento. Si no se puede administrar CASGEVY
después de la medicina condicionante o si las células madre sanguineas editadas no se sujetan

(no se injertan) al cuerpo, se le administrardn sus células de
rescate. Si recibe células de rescate, no obtendrd ningun
beneficio del tratamiento con CASGEVY.

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional
en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa,
incluida la Informacidn para el Paciente, de CASGEVY.

casgevy
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Es posible dejar de tener crisis vasooclusivas
graves con CASGEVY®

A
o9 DE LAS PERSONAS
/ (29 de 31) no tuvieron una crisis vasooclusiva
o .
L grave durante al menos 12 meses seguidos

«
e O
después de la infusion de CASGEVY.

DE LAS PERSONAS

0 (30 de 30) no fueron hospitalizadas por una crisis
/ vasooclusiva grave durante al menos 12 meses seguidos
o después de la infusion de CASGEVY.

? Uno de los 31 participantes fue evaluado por crisis
vasooclusivas graves, pero no por hospitalizaciones

22 2 La mediana* de tiempo total sin una crisis vasooclusiva grave fue de 22.2 meses
L/

para las 29 personas que no tuvieron una crisis vasooclusiva grave durante al menos
12 meses consecutivos.

Mf"f" ? Una persona sufrié una crisis vasooclusiva grave en el mes 22.8 y tuvo que ser hospitalizada

En el estudio, una crisis vasooclusiva se « Sindrome tordcico agudo
considerd grave cuando implicd alguno . Priapismo (ereccion persistente y a menudo

CRISISVASO- de los siguientes sinftomas: dolorosa del pene durante mas de 2 horas
OCLUSIVAS  ° El dolor era lo suficientemente intenso y que requiere una visita a un
GRAVES como para que fuera necesario visitar centro medico)
un centro de atencién médica y tomar . Secuestro esplénico (glébulos rojos
analgésicos o recibir una transfusion falciformes que quedan obstruidos
de glébulos rojos en el bazo y bloquean el flujo sanguineo)

*Se calculd una cifra promedio, que es el valor que estd en el medio de un grupo de nimeros; la mitad de los nimeros son inferiores
a la medianay la otra mitad, superiores.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)

¢Como recibiré CASGEVY? (continuacion)

PASO 2: Después de que sus células madre sanguineas son recolectadas, se enviardn al centro de
fabricacién, donde se utilizardn para fabricar CASGEVY. Desde el momento en que se recolectan las
células, la fabricacién y prueba de CASGEVY puede demorar hasta 6 meses hasta que es enviado a
su proveedor de atencion médica.

PASO 3: Poco tiempo antes del trasplante de células madre, su proveedor de atencién médica le
dard una medicina condicionante durante algunos dias en el hospital. Esta le preparard para el
tratamiento retirando células de la médula éseq, para que de esta manera, dichas células puedan
ser reemplazadas por las células modificadas que contiene CASGEVY. Después de recibir la medicina
condicionante, los niveles de células sanguineas bajaran mucho.
Durante este paso usted permanecerd en el hospital hasta
después de la infusion con CASGEVY.

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional
en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa,
incluida la Informacidn para el Paciente, de CASGEVY.
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Es posible dejar de tener crisis vasooclusivas
graves con CASGEVY*®(continuacion)

\~ ) Promedio de los niveles de hemoglobina total
. y hemoglobina fetal a lo largo del tiempo
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Meses después de la infusién de CASGEVY

CANTIDAD DE PERSONAS
Hemoglobinatotal 43 42 43 43 41 41 38 34 31 29 27 16 17\

\Hemoglobianetal 43 42 43 43 41 40 38 34 31 29 27 16 17J

Con CASGEVY, la hemoglobina promedio y la hemoglobina fetal
aumentaron y se mantuvieron estables a lo largo del tiempo.

No habia datos disponibles para cada persona en cada mes.
Los resultados del estudio variaron entre los individuos. Tu experiencia puede ser diferente.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)

¢Como recibiré CASGEVY? (continuacion)
PASO 4: Recibird uno o mas viales de CASGEVY a través de una vena (infusion intravenosa) durante
un corto periodo.

Después de la infusion con CASGEVY, permanecerd en el hospital para que su proveedor de atencion
médica pueda monitorear su recuperacion atentamente. Este proceso puede demorar entre

4y 6 semanas, pero el tiempo puede variar. Su proveedor
casgevy

de atencién médica decidird cudndo puede regresar a casa.
— (exagamglogene autotemcel)

suspension for IV infusion

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional
en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa,
incluida la Informacidn para el Paciente, de CASGEVY.
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Todas las personas que recibieron CASGEVY*
en el estudio clinico (44 personas) fueron
monitoreadas para determinar la seguridad

Después del tratamiento con CASGEVY, tendrd menos
células sanguineas por un tiempo hasta que CASGEVY
se sujete (injerte) a su médula dsea. Esto conlleva niveles
bajos de plaquetas (células que generalmente ayudan
en la coagulacién de la sangre) y glébulos blancos
(células que generalmente combaten las infecciones).
Su médico monitoreard este proceso y le brindara el
tratamiento necesario. Ademds, le avisard cuando las
células sanguineas vuelvan a niveles sanos.

4 N
Avisele inmediatamente a su proveedor de atencién médica si tiene alguno de los siguientes sintomas:

» fiebre ? dolor de cabezaintenso  ? sangrado sin heridas, como hemorragias
nasales, sangrado de encias, sangre en la
? escalofrios ? hematomas anormales oring, las heces o el vémito, o tos con sangre

? infecciones ’ sangrado prolongado
- J

4 N
Los efectos secundarios mds frecuentes de CASGEVY incluyen:

‘ Niveles bajos de plaquetas, lo que puede reducir la capacidad de coagulacién de la sangre
y causar sangrado

J Niveles bajos de glébulos blancos, lo que puede hacerle mds susceptible a las infecciones

o Su proveedor de atencién médica analizard su sangre para detectar niveles bajos
de células sanguineas (incluidas plaquetas y glébulos blancos).

Estos no son todos los posibles efectos secundarios de CASGEVY. Llame al médico

A para obtener asesoramiento acerca de los efectos secundarios. Puede reportar
los efectos secundarios a la Administracion de Alimentos y Medicamentos (FDA)
llamando al 1-800-FDA-1088.

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional
en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa,
incluida la Informacidn para el Paciente, de CASGEVY.

casgevy

— (exagamglogene autotemcel)

suspension for IV infusion

Q
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Todas las personas que recibieron CASGEVY*
en el estudio clinico (44 personas) fueron
monitoreadas para determinar la seguridad
(continuacion)

Después de recibir la medicina condicionante, que es una forma
de quimioterapia, es posible que no pueda quedar embarazada
o que no pueda procrear.

Debe analizar opciones de preservaciéon de la fertilidad con
su proveedor de atencion médica antes del tratamiento.

~
Es posible que tenga efectos secundarios relacionados con otros
medicamentos que se administran como parte del régimen de
tratamiento con CASGEVY. Hable con su médico sobre esos posibles
efectos secundarios. Su proveedor de atencién médica puede
recetarle otros medicamentos para tratar los efectos secundarios.
. /

CONSIDERACIONES DE SEGURIDAD DEL ESTUDIO CLINICO

No hubo casos de enfermedad de injerto contra huésped, falla

del injerto o rechazo del injerto con CASGEVY.

Los efectos secundarios fueron similares a los que se esperarian

del acondicionamiento mieloablativo con busulfano

y el trasplante de células madre.

casgevy

— (exagamglogene autotemcel)

suspension for IV infusion

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional
en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa,
incluida la Informacidn para el Paciente, de CASGEVY.
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El recorrido del tratamiento con CASGEVY®

El tratamiento con CASGEVY requiere un compromiso y es importante entender
qué esperar en el camino.

INFORMACION GENERAL DEL TRATAMIENTO

El tratamiento con CASGEVY incluye 6 pasos. La duracion y el momento de realizar determinados
pasos pueden variar. La ubicacién de los pasos en este folleto estd basada en el estudio clinico.
Todo el proceso de tratamiento con CASGEVY podria durar hasta un ano. Tu equipo de atencidn
te explicard cada paso en detalle y te ayudard a crear un plan de tratamiento que funcione para
tiy tu red de apoyo.

v a D

PASO 1
TOMA DE DECISIONES
SOBRE CASGEVY

PASO 2
‘Q PREPARACION PARA © EntuATC
. LA EX’TRACCIC')N ™ Al menos 8 semanas CASGEVY solo se
DE CELULAS administra en centros de
@ EntuATC tratamiento autorizados
PASO 3 & Hasta 3 dias o ATC (por sus siglas en
] EXTRACC|6N DE 33 Es posible que sea necesario repetir este mgles) Los proveedores
— TUS CéLU LAS MADRE proceso si se necesita otra extraccién. de atencidon médica de
SANGUINEAS los ATC son los Unicos
que pueden confirmar
si CASGEVY es adecuado
PASO 4 © Estards en casa; CASGEVY

para tiy pueden ayudarte
a comenzar el proceso
de tratamiento.
A )

ELABORACION
DE TU CASGEVY

se fabrica en un laboratorio

B

De 5 a 6 meses

@ PASO 5 © EntuATC
fﬂ QU|M|°TERAP|A: ® Aproximadamente 6 semanas* Haz clic CI(_:]UI’
ADMINISTRACION 33 Este paso incluye 4 dias de quimioterapia. pqrq ob‘l’ener méIS

DE CASGEVY
Y RECUPERACION

PASO 6
DESPUES DEL
TRATAMIENTO

Se espera que pases el tiempo restante
en el hospital para que te recuperes y

te controlen después de la administracion
de CASGEVY.

informacién sobre el
proceso de tratamiento
de CASGEVY y qué
esperar en cada paso.

*El momento en que se llevard a cabo este paso estd basado en el estudio clinico.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)
¢Qué debo evitar después de recibir CASGEVY?

» No debe donar sangre, 6rganos, tejidos ni células
en ningun momento en el futuro.

casgevy

— (exagamglogene autotemcel)

suspension for IV infusion

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional
en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa,
incluida la Informacidn para el Paciente, de CASGEVY.
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Las personas con SCD que aparecen Kiarra, que tiene SCD,
en las imdgenes pueden o no haber y su abuela, Tanique

’-f | j) WEUVENUIENI &

Haz clic aqui para revisar las preguntas
y las autorreflexiones para pensar y analizar
con tus seres queridos y el equipo de atencién
durante tu recorrido con CASGEVY®.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacién)
éCudles son los efectos secundarios posibles o razonablemente posibles de CASGEVY?

Los efectos secundarios mds frecuentes de CASGEVY incluyen:
« Niveles bajos de plaquetas, lo que puede reducir e« Niveles bajos de gldbulos blancos, lo que puede
la capacidad de coagulacion de la sangre hacerle mads susceptible a las infecciones
y causar sangrado
Su proveedor de atencion médica analizard su sangre para detectar niveles bajos de células
sanguineas (incluidas plaquetas y glébulos blancos). Avisele inmediatamente a su proveedor de
atencién médica si tiene alguno de los siguientes sintomas:

« fiebre  sangrado prolongado

« escalofrios « sangrado sin heridas, como hemorragias

e infecciones nasales, sangrado de encias, sangre

» dolor de cabeza intenso en la oring, las heces o el vomito,

« hematomas anormales o fos con sangre ™
Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional Casgevy

en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa, — (exagamglogene aUtOthcen

incluida la Informacién para el Paciente, de CASGEVY.

suspension for IV infusion
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Kiarra, que tiene SCD,
y sus abuelos, Tanique
y Robert

Las personas‘c‘on&D qué
aparecen en lasimagene
pueden o no habel
recibido CASGEVY.

Obtener apoyo
durante tu recorrido
UNA INVERSION HOY PARA TENER DIFERENTES POSIBILIDADES

Todo el proceso de tratamiento de CASGEVY® podria durar hasta un ano.

PROGRAMACION Y PLANIFICACION

Hay mucho que debes tener en cuenta durante tu recorrido con CASGEVY. Y hay mucho
apoyo disponible para ayudarte.

Lleva un cuaderno o un feléfono inteligente para tomar notas durante tus conversaciones
con tus proveedores de atencién médica. Esto podria ser muy util. También puede ser
de ayuda trabajar con alguien de tu red de apoyo para programar citas y planificar

tu tratamiento.

UN COMPROMISO PREPARACION PARA @ TIEMPO LIBRE
Tu proveedor de ® ESTADIAS LARGAS DE LA ESCUELA
atencién médica O ELTRABAJO

Puede ser util llevar

y tu red de apoyo libros, juegos y articulos Es posible que debas
pueden ayudarte a familiares de tu hogar ajustar tu horario
decidir si este es el durante las estadias y rutina, incluido tu
momento adecuado largas en el hospital. fiempo en el trabajo
para comenzar tu o la escuela.

recorrido con CASGEVY.

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD (continuacidn)

¢Cudles son los efectos secundarios posibles o razonablemente posibles de CASGEVY?
(continuacion)

Estos no son todos los posibles efectos secundarios de CASGEVY. Llame al médico para obtener

asesoramiento acerca de los efectos secundarios. Puede reportar los efectos secundarios
a la Administracion de Alimentos y Medicamentos (FDA) llamando al 1-800-FDA-1088.

Informacion general sobre el uso seguro y eficaz de CASGEVY
Hable con su proveedor de atencién médica sobre cualquier inquietud referente a la salud.

casgevy

— (exagamglogene autotemcel)

suspension for IV infusion

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional
en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa,
incluida la Informacidn para el Paciente, de CASGEVY.
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CONECTANDOTE CON EL CAMINO
QUE TIENES POR DELANTE
Vertex Connects® es un programa para personas

a las que se les ha recetado una genoterapia
de Vertex y para sus seres queridos.

VERTEX

PATIENT SUPPORT

TIENES APOYO DISPONIBLE

Desde el inicio de tu tratamiento, tu Coordinador de Cuidados de Vertex Connects
te acompanarad. Este entiende el proceso de tfratamiento de CASGEVY®
y tiene experiencia frabajando con pacientes y familias.

DESPUES DE INSCRIBIRTE* EN VERTEX CONNECTS,
TU COORDINADOR DE CUIDADOS HARA LO SIGUIENTE:

Responderd preguntas clave sobre el

Se comunicard de la manera que
=——7) proceso de tratamiento y compartird W mejor se adapte a tus necesidades,
O guias utiles para ayudarlos a tiy a ya sea por correo electrénico

tus seres queridos a prepararse para o por teléfono.

cada paso.
g Se mantendrd en contacto con tu 0 Dedicard tiempo a conocerte
lll equipo del centro de tratamiento para poder proporcionor]‘e
1] para ayudarte a coordinar la logistica ® un apoyo significativo.

de tu proceso de tratamiento.

*Se necesita un formulario de inscripcion de Vertex Connects completo para participar en el programa y determinar

la elegibilidad para ciertas ofertas del programa. No es necesario inscribirse en Apoyo al Paciente de Vertex Connects
para recibir la genoterapia de Vertex.

P
V=
— Haz clic aqui para obtener mds informacidén sobre Vertex Connects.
AN
—

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional
en las paginas 3 a 5y la Informacién de Prescripcion completa,
incluida la Informacidn para el Paciente, de CASGEVY.
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Glosario

Esta es una guia
rdpida de algunas de
las palabras utilizadas
en este folleto.

Consulte la Informacién
Importante de Seguridad
adicional en las paginas
3 a5y laInformacién

de Prescripcién completa,
incluida la Informacién
para Pacientes

de CASGEVY.

ADN

BCL11A

Busulfano

CRISPR/Cas9

Crisis
vasooclusivas

Edicion
genética

Enfermedad
de injerto
contra huésped

Enfermedad
de células
falciformes

Gen

Hemoglobina

Hemoglobina
fetal

Placebo

Significa dcido desoxirribonucleico. Es una parte de una célula que
lleva instrucciones genéticas sobre cémo funciona el organismo.

Un gen que controla la produccion de hemoglobina fetal en el
organismo. El BCLTIA normalmente le indica al organismo que
debe producir menos hemoglobina fetal en la infancia tfemprana.

Un medicamento de quimioterapia que se usa para preparar
el cuerpo para recibir un trasplante de células madre
sanguineas. La quimioterapia es un tratamiento, generalmente
administrado para el cadncer, que destruye las células o impide
que se reproduzcan.

Significa, por sus siglas en inglés, CRISPR (repeticiones
palindréomicas cortas, agrupadas y regularmente
interespaciadas)/proteina 9 asociada a CRISPR.

Esta herramienta permite modificar genes.

Estas crisis dolorosas ocurren cuando demasiados glébulos rojos
falciformes se atascan en un vaso sanguineo, lo que reduce el
flujo de sangre.

Proceso que cambia una secuencia especifica de ADN para
cambiar lo que hace un gen.

Una afeccién en la que las células madre donadas o la médula
6sea (el injerto) identifican los tejidos sanos del cuerpo de la
persona (el huésped) como extrafos y los atacan.

Trastorno sanguineo de por vida que una persona hereda
de sus padres. La enfermedad de células falciformes afecta
a los los glébulos rojos de las siguientes formas:
* Adoptan una forma de hoz (letra “C”")
« Transportan menos oxigeno por todo el cuerpo
« Tienen mds dificultad para moverse a través

de los vasos sanguineos

Secuencia de ADN que le indica al organismo cémo producir
proteinas especificas.

Proteina de los glébulos rojos que transporta el oxigeno desde
los pulmones al resto del cuerpo.

El principal tipo de hemoglobina que se encuentra antes del
nacimiento en los fetos y durante algunos meses después del
nacimiento en los recién nacidos.

Pildora o sustancia inactiva que se utiliza en un estudio clinico
para comparar con el tratamiento que se estd estudiando.
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— (exagamglogene autotemcel)

suspension for IV infusion

casgevy

Kiarra, que tiene SCD,
y su abuela, Tanique

Las personas con SCD que

aparecen‘en las imagenes pueden

o no haber recibido CASGEVY.

CASGEVY® es una genoterapia de

una sola vez que puede ayudar a las

personas de 12 aios o mas con anemia de células falciformes (SCD) que
tienen crisis vasooclusivas frecuentes a vivir sin crisis vasooclusivas graves*.

El tratamiento implica un proceso de varios pasos que puede durar hasta un afio. Esto incluye la extraccién y edicién de células
madre sanguineas para fabricar tu CASGEVY. También incluye la preparacién para que recibas CASGEVY, la administracién y el
seguimiento del control de recuperacidn y posibles efectos secundarios.

CASGEVY se fabrica con

EN EL ESTUDIO CLINICO DE CASGEVY:

\‘ ()

El 93.5 % de las personas

las células madre sanguineas
del propio cuerpo. Por lo
tanto, no se necesita

ningun donante.

(29 de 31) en el estudio

clinico no tuvieron una crisis
vasooclusiva grave durante
al menos 12 meses seguidos

después de la infusion

de CASGEVY.

\J

100 % de las personas (30 de 30)
no fueron hospitalizadas por
una crisis vasooclusiva grave
durante al menos 12 meses
seguidos después de la
infusion de CASGEVY.
2 Uno de los 31 participantes
fue evaluado por crisis

vasooclusivas graves, pero
no por hospitalizaciones.

' it
CLUiMoS

Haz clic aqui para visitar

CASGEVY.com

y obtener mds informacién.

*En estudios clinicos, las crisis vasooclusivas graves se definieron como un evento doloroso que requiere una visita a un centro médico y analgésicos o
transfusiones de glébulos rojos, con sindrome tordcico agudo, priapismo (ereccién persistente y a menudo dolorosa del pene durante mas de 2 horas y que
requiere una visita a un centro médico) o secuestro esplénico (globulos rojos falciformes que quedan obstruidos en el bazo y bloquean el flujo sanguineo).

INFORMACION IMPORTANTE DE SEGURIDAD
é¢Qué es lo mas importante que debo saber sobre CASGEVY?

Después del tratamiento con CASGEVY, tendrd menos células sanguineas por un tiempo hasta que CASGEVY

se sujete (injerte) a su médula dsea. Esto conlleva niveles bajos de plaquetas (células que generalmente ayudan

en la coagulacién de la sangre) y gldbulos blancos (células que generalmente combaten las infecciones).
Su médico monitoreard este proceso y le brindard el tratamiento necesario. Ademds, le avisard cuando
las células sanguineas vuelvan a niveles sanos.

Consulte la Informacién Importante de Seguridad adicional en las paginas 3 a 5 y la Informacién de

Prescripcion completa, incluida la Informacién para el Paciente, de CASGEVY.

A
VERIEX | o

CASGEVY se fabrica para Vertex Pharmaceuticals Incorporated.

Vertex Connects, los logotipos de Vertex Connects, Vertex y el logotipo triangular de Vertex son marcas comerciales registradas

de Vertex Pharmaceuticals Incorporated.

La marca denominativa CASGEVY y su disefio son marcas comerciales registradas de Vertex Pharmaceuticals Incorporated.
La marca denominativa CRISPR THERAPEUTICS y su disefio son marcas comerciales registradas de CRISPR Therapeutics AG.

© 2024 Vertex Pharmaceuticals Incorporated | VXR-US-72-2400605 (v1.0) | 12/2024

Este material fue
creado por Vertex

y el apoyo de la

con la informacién

comunidad de SCD.
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