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Produzione del prodotto Condizionamento, somministrazione
medicinale* e controllo qualita e attecchimento

\%4
Identificazione e valutazione Pre-mobilizzazione
del paziente

Questi passaggi dovranno essere ripetuti se la
@_ quantita di cellule ottenuta é inferiore al requisito

minimo?#

min. 4-6 sett. min. 8 sett. min. 14 sett. 4 giorni 1 giorno ~4-6 sett. fino a 15 anni
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Identificazione del paziente e Inserimento e RBCX/ Produzione e controllo qualita Condizionamento Infusione Attecchimento @ Follow-up e terapia di
valutazione diagnostica, anche in verifica dell'ordine  trasfusione mieloablativo supporto
riferimento alla fertilita e alla sua eritrocitaria

preservazione nel follow-up
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Raccolta PBSC Isolamento  Modifica Verifica
mobilizzate e HSPC ex vivo qualita e Conjegna |
invio al§ito CD34+ sito- crio- ) E;ztroottgr?)nto
produttivo specifica (c;r;servan perI'in'fusione
gene
BCL11A
Ambulatorio® Centro Terapia qualificato e autorizzato Sito produttivo Centro Terapia qualificato e autorizzato Ambulatorio®
Full Analysis
Seta
N =46 & “%
Number of mobilization cycles, median (range) 2.0 (1.00, 6.00) t’@x@x@j
Exa-cel dose: 10 x CD34* cells/kg, mean (range) 4.7 (2.9, 14.4) Slesods Cdatlna ok Tongia
Duration (months) of follow-up after exa-cel infusion®, mean 28.2 (8.2,57.4)
(range) o)
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https://clinicaltrials.gov/ct2/results?cond=&term=NCT04208529&cntry=&state=&city=&dist=
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Patient Gender |Age (years)| Genotype = e [y donywea | HU dose Transfusion support| Chronic complications |VOCs/year (blmmr.hlt
any) (HU) (mg/kg) medications
Ll Silent stroke, vertebral
Patient 1| Male 30 Hbs/B* 1V52-745 Yes 20 A infarcts (L3-LS), 2 N/A
3 months :
osteopenia
Avascular necrosis
} (femoral head),
S 2 A Ketorolac,
) ischemic retinopathy,
Patient2| Male 24 HbSS N/A Yes 30 Extemporary EEX ) 5 paracetamol,
benign paroxys mal hi
vertigo in left FIORERE
canalolithiasis
i Chronic EEX every
Patient3| Male 21 HbSS N/A No rﬂl\\ -3 yetks N/A 6 N/A
X Chronic EEX every
:itlent 4| Female 32 HbSS N/A No @ o N/A 12 N/A
Caratteristiche basali e storia del trattamento dei quattro pazienti
\J/
Patient Mobilization HbS pre (%) | Anticoagulant/Antiplatelet Days since last EEX
1st Enoxaparin + Heparin 3
Patient 1 126 B E
Strategie dl 2nd 1,7 Enoxaparin 3
} 1st 16,89 Enoxaparin 4
pre- Patient 2 ;
2nd 8.34 Enoxaparin 3
mobilizzazio st 75 Enoxaparin 3
ne (EEX) e Patient3 2nd 6,9 Enoxaparin 5
antitromboti 3rd 47 Enoxaparin 3
h 1st 94 Apixaban + Enoxaparin 2
che p 2nd 47 Apixaban + Enoxaparin 4
Patient4
3rd 52 Apixaban + Enoxaparin 5
4th 6,4 | Apixaban + Enoxaparin 5

®
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patient ID s Lis Mobilization Total days of Total days of G-CSF Total CD34+yield Fold Increase from last mobillization
plerixafor (x10°/kg) without G-CSF (%)
1 1 Plerixafor 3 N/A 16.2 N/A
Patient 1
2 Plerixafor + G-CSF 2, 5 30.19 19(86.35%)
o 1 Plerixafor 3 N/A 7.8 N/A
Patient 2
: 2 Plerixafor + G-CSF 2 6 733 9.4 (839.74%)
1 Plerixafor 3 N/A 2052 N/A
~ Patient3 2 Plerixafor 2 N/A 931 N/A
\ 3 Plerixafor + G-CSF 2 -~ 331 3.5(255.53%)
: Plerixafor 3 N/A 19.31 N/A
. 2 Plerixafor 2 A 6 N/A
Patient 4 N/ /
3 Plerixafor 2 N/A 6.59 N/A
4 Plerixafor + G-CSF 2 5 308 4.7 (367.37%)

Questa serie di casi
supporta la fattibilita e la
sicurezza della
combinazione di
plerixafor e filgrastim

per la mobilizzazione di
CD34" nella SCD
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1st Attempt (no G-CSF)
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2nd Attempt (no G-CSF)
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