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• HSPC: cellule staminali emopoietiche e cellule progenitrici; PBSC: cellule staminali da sangue periferico.

•
†Le tempistiche dell'iter terapeutico possono variare da paziente a paziente.
‡Nella beta-talasse mia trasfusione-dipendente il numero medio di cicli di raccolta è uno; nell'anemia falciforme il numero medio di cicli di raccolta è due.
§a discrezione del medico e del paziente.
‖Il terzo giorno di aferesi è riservato alla raccolta delle cellule di riserva secondo la procedura operativa standard  del centro

• 1. Adapted from Frangoul H, et al. N Engl J Med. 2021;384(3):252-260 DOI: 10.1056/NEJMoa2031054.

• A Long-term Follow-up Study in Subjects Who Received CTX001    https://clinicaltrials.gov/ct2/results?cond=&term=NCT04208529&cntry=&state=&city=&dist=

•

min. 4-6 sett. min. 8 sett. ~4 giorni ~3 giorni‖ min. 14 sett. 4 giorni 1 giorno ~4-6 sett. fino a 15 anni

Identificazione del paziente e 
valutazione diagnostica, anche in 
riferimento alla fertilità e alla sua 

preservazione nel follow-up

Inserimento e 
verifica dell'ordine

RBCX/
trasfusione 
eritrocitaria 

Mobilizzazione
(solo TDT)

Mobilizzazione e 
aferesi

Produzione e controllo qualità Condizionamento 
mieloablativo

Infusione Attecchimento Follow-up e terapia di 
supporto

Ambulatorio§ Centro Terapia qualificato e autorizzato Sito produttivo Centro Terapia qualificato e autorizzato Ambulatorio§

Identificazione e valutazione 
del paziente Pre-mobilizzazione Mobilizzazione e raccolta Produzione del prodotto 

medicinale* e controllo qualità Follow-upCondizionamento, somministrazione 
e attecchimento 

Questi passaggi dovranno essere ripetuti se la 
quantità di cellule ottenuta è inferiore al requisito 
minimo‡

Raccolta  PBSC 
mobilizzate e 
invio al sito 
produttivo

Isolamento 
HSPC 
CD34+

Modifica 
ex vivo
sito-
specifica 
gene 
BCL11A

Verifica 
qualità  e 
crio-
conservazi
one

Consegna 
prodotto al 
centro, pronto 
per l'infusione

Full Analysis 
Seta

N = 46
Number of mobilization cycles, median (range) 2.0 (1.00, 6.00)
Exa-cel dose: 106 x CD34+ cells/kg, mean (range) 4.7 (2.9, 14.4)
Duration (months) of follow-up after exa-cel infusionb, mean 
(range)

28.2 (8.2, 57.4)

https://clinicaltrials.gov/ct2/results?cond=&term=NCT04208529&cntry=&state=&city=&dist=


Caratteristiche basali e storia del trattamento dei quattro pazienti

Strategie di 
pre-

mobilizzazio
ne (EEX) e 

antitromboti
che



Questa serie di casi 
supporta la fattibilità e la 

sicurezza della 
combinazione di 

plerixafor e filgrastim 
per la mobilizzazione di 

CD34⁺ nella SCD
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