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Tisagenlekleucel (Kymriah®) vid behandling av akut lymfatisk B-cellsleukemi
Godkant vid Tjansteutbudsradet for hdlso- och sjukvardens méte 13.3.2019

Tjansteutbudsradets re-
kommendation

Tisagenlekleucel ingdr i det nationella tjansteutbudet vid behandling av akut lymfatisk B-
cellsleukemi (ALL) hos barn och unga vuxna upp till hogst 25 ars alder nar sjukdomen inte
har svarat pa tidigare behandling (behandlingsrefraktar), nar den har kommit tillbaka tva
eller fler ganger eller nar den har kommit tillbaka efter transplantation av stamceller. Ett
villkor for rekommendationen ar att innehavaren av forsaljningstillstandet och képaren
avtalar om ett pris for preparatet som ar lagre an partipriset. Behandlingarna ska koncen-
treras pa grund av den avancerade behandlingen och den lilla malgruppen. Information
om behandlingens effekter bor samlas in pa ett systematiskt och enhetligt satt. Behand-
lingens stdllning i det finldndska tjansteutbudet utvarderas pa nytt senast 2023.

Delomraden for utvarderingen

Halsoproblemets
svarighetsgrad och
utbredning

For barn och unga vuxna ar prognosen vid ALL god. Nuvarande behandlingar resulterar i
varaktigt tillfrisknande hos cirka 85-90 procent av patienterna. Vid recidiverad sjukdom
ar prognosen samre och behandlingsalternativen farre. Prognosen ar sarskilt daligt om
sjukdomen ar behandlingsrefraktar eller har kommit tillbaka efter en stamcellstransplan-
tation eller minst tva tidigare behandlingsperioder. Antalet patienter som lampar sig for
behandling med tisagenlekleucel ar hogst 4-8 arligen.

Behandlingsalter-
nativ

Det enda eventuellt kurativa behandlingsalternativet for patienter for vilka behandling
med tisagenlekleucel lampar sig ar allogen stamcellstransplantation. Fér en betydande
del av patienterna &r en stamcellstransplantation dock inte majlig. | tidigare studier dar
man har anvant sig av alternativa behandlingsformer vid behandlingsrefraktar eller recidi-
verad ALL har hélften av patienterna avlidit inom 3—11 manader efter att ha gatt med i
studien eller fran att behandlingen inleddes.

Effektivitet

Studier visar att resultaten vid behandling med tisagenlekleucel ar battre éan vad som rap-
porterats vid andra alternativa behandlingar av behandlingsrefraktar eller recidiverad
ALL. Enligt publicerade uppgifter fick cirka fyra femtedelar av patienterna ett fullstandigt
eller delvis svar pa behandlingen. De kliniska bevisen ar dock forknippade med betydande
begransningar eftersom upplagget ar en enarmad studie utan jamforelsegrupp och med
en kort uppféljningstid. Darfor finns det inga bevis for langtidseffekterna vid behandling
med tisagenlekleucel och prognosen for de behandlade patienterna.

Sakerhet

Behandlingen med tisagenlekleucel medfér allvarliga biverkningar for de flesta patien-
terna. En del av biverkningarna ar livshotande och behandlingens effekter kan dven leda
till bestaende skada.

Kostnader och
budgetkonsekven-
ser

Preparatet Kymriah har ett partipris pa 320 000 euro. Utéver kostnaderna for lakemedlet
ar behandlingen av en patient forknippad med andra kostnader som under det forsta aret
av behandlingen uppgar till cirka 130 000 euro. Om 4-8 patienter far behandlingen blir de
arliga kostnaderna 1,8-3,6 miljoner euro. Aven nar kostnaderna fér en alternativ behand-
ling beaktas ar tillaggskostnaderna (budgetkonsekvenserna) for behandling med tisagen-

lekleucel cirka 1,0-2,1 miljoner euro.

Etik och ekonomi
som en helhet

Tisagenlekleucelbehandling ar ytterst dyr. Behandlingens kliniska effekter och kostnads-
effektivitet ar forknippade med en betydande osakerhet. Ett behandlingsbeslut forutsat-
ter att patienten forstar osakerhetsfaktorerna och riskerna i anslutning till behandlingen.
Inférandet av behandlingen kan vara motiverat till ett reducerat pris, till exempel inom
ramen for avtal om ordnat inférande. De etiska aspekterna motiverar att behandlingen
inkluderas i tjansteutbudet.

Insamling av ytterligare

bevis

Nar rekommendationerna i anslutningen till behandlingen utvarderas pa nytt behdvs in-
formation om bland annat antal och karaktaristika for de behandlade patienterna, ge-
nomférandet av behandlingen och behandlingens slutresultat pa kort och langre sikt (till
exempel dodlighet, bestdende skador, stamcellstransplantationer efter behandlingen och
behovet av ytterligare behandling). Behandlingens stéllning i det finlandska tjansteutbu-
det utvarderas pa nytt senast 2023 nar de uppfoljningsdata som férutsatts i EMA:s beslut
om foérsaljningstillstand finns tillgangliga.

Diagnoskoder (ICD-10)

C91.0 Akut lymfatisk leukemi (ALL)

Bakgrundsmaterial och

kallor

Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvardens motiveringspromemoria (pa finska),
Fimeas utvarderingsrapport (pa finska med svensk resumé)




