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Tisagenlekleuseeli (Kymriah®) B-solulinjan akuutin lymfoblastisen leukemian hoidossa

Hyvaksytty Palkon kokouksessa 13.3.2019

Palkon suositus

Tisagenlekleuseeli kuuluu kansalliseen palveluvalikoimaan lapsipotilaiden ja korkein-
taan 25 vuoden ikdisten nuorten aikuispotilaiden B-solulinjan akuutin lymfoblastisen
leukemian (ALL) hoidossa, kun sairaus ei ole reagoinut aiempaan hoitoon (hoitoresis-
tentti), kun se on uusiutunut kaksi kertaa tai useammin tai kun se on uusiutunut kan-
tasolusiirron jalkeen. Suosituksen ehtona on, ettd myyntiluvan haltija ja ostaja sopi-
vat valmisteelle hinnan, joka on alempi kuin tukkuhinta. Hoidot tulee keskittda hoidon
vaativuuden ja kohderyhman pienen koon vuoksi. Tietoa hoidon vaikutuksista tulisi
kerata systemaattisesti ja yhdenmukaisesti. Hoidon asema suomalaisessa palveluvali-
koimassa arvioidaan uudestaan viimeistdan vuonna 2023.

Terveysongelman va-
kavuus ja yleisyys

Lapsilla ja nuorilla aikuisilla ALL:n ennuste on hyva. Nykyisilla hoidoilla potilaista noin
85-90 % paranee pysyvasti. Uusiutuneessa taudissa ennuste on huonompi ja hoito-
vaihtoehtoja vdhemman. Ennuste on erityisen huono, jos tauti on hoitoresistentti tai
on uusiutunut kantasolusiirron tai vahintaan kahden aikaisemman hoitojakson jal-
keen. Tisagenlekleuseeli-hoitoa soveltuvia potilaita on Suomessa vuosittain korkein-
taan 4-8.

Hoitovaihtoehdot

Ainoa mahdollisesti parantava hoitovaihtoehto tisagenlekleuseeli-hoitoon soveltuville
potilaille on allogeeninen kantasolusiirto. Merkittavalle osalle potilaista kantasolu-
siirto ei kuitenkaan ole mahdollista. Aiemmin tehdyissa tutkimuksissa, joissa hoito-
resistentin tai uusiutuneen ALL:n hoidossa on kdytetty erilaisia hoitovaihtoehtoja, po-
tilaista puolet on menehtynyt 3—11 kuukauden kuluessa tutkimukseen mukaan tulosta
tai hoidon aloituksesta.

Vaikuttavuus

Tisagenlekleuseeli-hoidon tulokset ovat tutkimusnaytdn perusteella parempia kuin
mitd on raportoitu muilla hoitoresistentin tai uusiutuneen ALL:n hoitovaihtoehdoilla.
Julkaistujen tietojen mukaan noin nelja viidesosaa potilaista sai tdydellisen tai osittai-
sen hoitovasteen. Kliinisen nayttoon liittyy kuitenkin merkittavia rajoituksia, kuten yk-
sihaarainen tutkimusasetelma ilman vertailuryhmaa ja lyhyt seuranta-aika. Sen takia
tisagenlekleuseeli-hoidon pitkaaikaisvaikutuksista ja hoidettujen potilaiden ennus-
teesta ei ole ndyttoa.

Arvioinnin osa-alueet

Turvallisuus

Tisagenlekleuseeli-hoidosta seuraa vakavia haittoja useimmille potilaille. Osa haitoista
on hengenvaarallisia ja hoidon vaikutukset voivat myos johtaa pysyvdan haittaan.

Kustannukset ja bud-
jettivaikutukset

Kymriah-valmisteen tukkumyyntihinta on 320 000 €. Ladkkeen hinnan lisaksi yhden
potilaan hoitoon liittyy noin 130 000 € muita kustannuksia ensimmaisen hoitovuoden
aikana. Mikali 4-8 potilasta saa hoidon, vuosittaiset kustannukset ovat 1,8-3,6 miljoo-
naa euroa. Vaihtoehtoinen hoito huomioiden tisagenlekleuseeli-hoidon lisékustan-
nukset (budjettivaikutus) ovat noin 1,0-2,1 miljoonaa euroa.

Eettisyys ja taloudelli-
suus kokonaisuutena

Tisagenlekleuseeli-hoito on erittdin kallista. Hoidon kliinisiin vaikutuksiin ja kustannus-
vaikuttavuuteen liittyy merkittdavaa epavarmuutta. Hoitopaatos edellyttada, etta poti-
las ymmartaa hoitoon liittyvat epavarmuustekijat ja riskit. Hoidon kayttoonotto voisi
olla perusteltua alennetulla hinnalla esimerkiksi hallitun kdytté6noton sopimuksen
puitteissa. Eettiset ndkdkohdat puoltavat hoidon sisallyttamista palveluvalikoimaan.

Lisdndyton kerddminen

Hoitoon liittyvia suosituksia uudelleen arvioitaessa tarvitaan tietoja muuan muassa
hoidettujen potilaiden lukumaarasta ja ominaispiirteista, hoidon toteutumisesta seka
hoidon lopputuloksista lyhyella ja pidemmalla aikavalilla (esimerkiksi kuolleisuus, py-
syva haitta, hoidon jalkeen tehdyt kantasolusiirrot ja lisdhoidon tarve). Hoidon asema
suomalaisessa palveluvalikoimassa arvioidaan uudestaan viimeistdan vuonna 2023,
kun EMANn myyntilupapaatoksessa edellyttamat seurantatiedot ovat kdytettavissa.

Diagnoosi (ICD-10)-koodit

C91.0 Akuutti lymfoblastinen leukemia (ALL)

Taustatiedot ja lahteet

Palkon taustamuistio, Fimean arviointiraportti




