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SAMMANFATTNING AV TJANSTEUTBUDSRADETS REKOMMENDATION OM BEHAND-
LING AV SVAR HEMOFILI A MED VALAKTOKOGEN-ROXAPARVOVEK (BMN 270)
Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden godkande rekommendationen vid sitt samman-
trade den 27 augusti 2024

Valaktokogen-roxaparvovek, eller BMN 270, ar ett lakemedel for genterapi som inte hor
till det nationella tjansteutbudet for behandling av svar hemofili A hos vuxna utan
anamnes pa antikroppar mot koagulationsfaktor VIl och utan detekterbara antikroppar
mot adenoassocierat virus av serotyp 5 (AAVS5).

Enligt tjansteutbudsradets uppfattning ar BMN 270 en ny behandlingsform, och det sak-
nas tillracklig information om dess langsiktiga effekt. Som engangsbehandling ar

BMN 270 relativt dyr, och den kostnadseffektivitetsanalys som lagts fram ar férknippad
med betydande osékerhet, sarskilt gallande behandlingseffektens varaktighet.

Valaktokogen-roxaparvovek ar avsett fér behandling av svar hemofili A hos vuxna patienter
utan anamnes pa antikroppar mot koagulationsfaktor VIII och utan detekterbara antikroppar
mot adenoassocierat virus av serotyp 5 (AAV5). Hemofili A ar en medfédd blédningssjukdom
som orsakas av brist eller franvaro av faktor VIII. Hemofili A ar en arftlig sjukdom som i dess
svara form férekommer nastan uteslutande hos man, och kvinnor ar anlagsbarare. | Finland
finns uppskattningsvis 380 personer med hemofili, och cirka 60 procent av dem har den svara

formen.

Valaktokogen-roxaparvovek (BMN 270) ar ett Iakemedel for genterapi som ges som en en-
gangsinfusion till patienter med svar hemofili A. Verkningsmekanismen ar baserad pa humana
F8-genen i virusvektorn AAVS5. Vid genterapin levereras virusvektorn till leverceller. Virusvek-
torn frigdr genen som framstaller faktor VIl i cellkdrnan, som bérjar producera faktor VIlI-pro-
tein. Faktor VIlI-proteinet ersatter saknad koagulationsfaktor VIII som behdvs for effektiv

hemostas.

Sosiaali- ja
terveysministerio

Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden
Sjotullsgatan 8, Helsingfors

PB 33, 00023 STATSRADET

Telefon 0295 16001

www.palveluvalikoima.fi

e-post: palveluvalikoima.stm@gov.fi



2(3)

| prévningen for forsaljningstillstdnd minskade behandling med BMN 270 antalet blédningsepi-
soder per ar fran i genomsnitt 4,83 episoder i utgangslaget till 0,78 episoder efter forsta aret av
uppfdljningen och till 0,75 episoder efter andra aret. Hos prévningspersoner som fatt fak-

tor VllI-ersattningsbehandling sags en minskning med 98,6 procent efter forsta aret och med
98,2 procent efter andra aret, jamfort med utgangslaget. Ett ar efter en engangsdos av

BMN 270 var medianvardet for faktor VllI-aktivitetsnivan hos den behandlade populationen
23,92 IE/dI. Motsvarande varde vid tva ar var 11,65 IE/dI. Vid tre ar var medianvardet for fak-
tor Vlll-aktivitetsnivan 8,4 1E/dI.

Blédningsepisoder efter behandling med BMN 270 jamfordes indirekt med faktor VllI-ersatt-
ningsbehandling och emicizumab. Skillnaderna i antalen blédningsepisoder per ar vid fak-

tor Vlll-ersattningsbehandling var jamférbara med provningen for férsaljningstillstand for gen-
terapi. Aven jamfort med behandling med emicizumab var antalet blédningsepisoder mindre
vid behandling med BMN 270. Samtliga patienter i prévningen for férsaljningstillstand upp-
levde minst en incident under forsta aret av provningen. Den mest betydande risken ar att be-

handling med BMN 270 kan orsaka leverskada, som kraver behandling med kortikosteroider.

| Finland finns 380 patienter med hemofili A, av vilka 46 personer beraknas vara lampliga kan-
didater for behandling med BMN 270. Av dem skulle 25 personer bli behandlade under de
forsta fem aren. Lakemedelskostnaderna for genterapin ar betydligt hogre an de arliga kostna-
derna per patient for ersattningsbehandling och behandling med emicizumab. Genterapin ger
upphov till en engangskostnad i bérjan av behandlingen, medan kostnaderna fér regelbunden
behandling av hemofili A uppkommer 6ver tid. Eftersom det inte finns sakerhet om behand-

lingseffektens varaktighet ar ocksa behandlingens budgetpaverkan oklar.

Detta ar en sammanfattning av en rekommendation som tjansteutbudsradet for halso- och sjukvar-
den har godkant. Sjalva rekommendationen och bakgrundsmaterialet finns pa finska pa tjansteut-

budsradets webbplats under valmiit suositukset.

Sammanfattningarna pa svenska och engelska finns ocksa pa webbplatsen.

Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden finns i anslutning till social- och halsovardsministeriet

och har till uppgift att ge rekommendationer om vilka halso- och sjukvardsmetoder som ska hora till
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den offentligt finansierade halso- och sjukvarden. Du kan lasa mer om tjansteutbudet inom halso-

och sjukvarden pa tjiansteutbudsradets webbplats.
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