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SAMMANFATTNING AV TJANSTEUTBUDSRADETS REKOMMENDATION OM BEHAND-
LING AV HEMOFILI B MED ETRANAKOGEN-DEZAPARVOVEK (AMT-061)
Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden godkande rekommendationen vid sitt samman-
trade den 23 september 2024

Etranakogen-dezaparvovek, eller AMT-061, ar ett genterapilakemedel som inte hor till
det nationella tjansteutbudet for behandling av svar eller medelsvar hemofili B hos
vuxna utan faktor IX-inhibitorutveckling. Enligt tjansteutbudsradets uppfattning ar AMT-
061 en ny behandlingsform, och det saknas tillracklig information om dess langsiktiga
effekt. Som engangsbehandling ar AMT-061 mycket dyr, och den kostnadseffektivitetsa-
nalys som lagts fram ar forknippad med betydande osakerhet, sarskilt géallande behand-

lingseffektens varaktighet.

Etranakogen-dezaparvovek (AMT-061) ar ett genterapilakemedel avsett for behandling av svar
eller medelsvar hemofili B hos vuxna utan anamnes pa faktor IX-inhibitorer. Hemofili B &@r en
medfédd blédningssjukdom som orsakas av brist eller franvaro av koagulationsfaktor IX (FIX)
Hemofili B ar en arftlig sjukdom som i dess svara form férekommer nastan uteslutande hos
man, och kvinnor ar anlagsbarare. Det ar frdga om en sallsynt sjukdom; uppskattningsvis

1:20 000 pojkar fods med hemofili B.

Etranakogen-dezaparvovek (AMT-061) ar ett genterapilakemedel som utgors av en viral vektor
med kopior av den gen som framstéller FIX. Vid genterapin levereras virusvektorn till levercel-
ler. Virusvektorn frigor sedan genen som framstéller FIX i cellkarnan, som bdrjar producera

faktor IX-protein.

| provningen for forsaljningstillstand hade 37 procent av patienterna blodningsepisoder under
aret efter behandlingen, d& behandlingsresponsen for genterapi med AMT-061 stabiliserats vid
6—18 manader, jamfort med att 74 procent av patienterna hade episoder fore behandlingen.

Vid 18 manader efter behandlingen upplevde 50 procent av patienterna blédningsepisoder.
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Patienter pa FIX-ersattningsterapi upplevde i genomsnitt fyra blodningsepisoder per ar, medan
den arliga blodningsfrekvensen var 1,5 efter genterapin med AMT-061. Skillnaderna i den ar-
liga blodningsfrekvensen fore genterapin och vid tre ar efter den var statistiskt signifikanta.
Fore genterapin var det totala antalet blddningsepisoder 136 per sex manader, jamfort med 55
under forsta aret, 48 under andra aret och 37 under tredje aret. Minskningen av den arliga fre-
kvensen av spontana blédningar och ledblédningar var ocksa statistiskt signifikant. Utfallet for
sekundara effektmatt stédde bevisningen for genterapins effekt; genterapin konstaterades ha
hojt de endogena FIX-aktivitetsnivaerna och behovet av FIX-ersattningsbehandling hade mins-
kat betydligt. Variablerna var i stort sett oforandrade under de tre &r som uppféljningen omfat-
tade. Trots de uppmatta positiva kliniska effekterna, upplevde patienterna ingen férandring i

livskvaliteten.

Samtliga patienter i provningen for forsaljningstillstdnd upplevde minst en incident. Biverkning-
arna var for det mesta lindriga eller medelsvara. Svara biverkningar rapporterades for fyra pro-
cent av patienterna. De vanligaste rapporterade biverkningarna var ledvark, huvudvark,
nasofaryngit, trotthet och 6kning av alaninaminotransferas. Samtliga patienter som fick gente-
rapi konstaterades ha forh6jda antikroppar riktade mot virusvektorn. En av riskerna med gen-

terapin kan vara att vektorintegration i cellerna kan orsaka malignitet i vavnaderna.

Den storsta nyttan av genterapi med AMT-061 uppkommer over tid genom sparade kostnader
for FIX-ersattningsbehandlingar. Den storsta osakerhetsfaktorn ar behandlingseffektens varak-
tighet. Innehavaren av forsaljningstillstandet har modellerat behandlingseffektens varaktighet
over 59 ar. Data fran observationer av behandlingseffekten omfattar daremot endast 3—4 ar.
Kostnaderna per patient for behandling med AMT-061 per patient (2,8 miljoner euro) ar éver
tio ganger hogre an arskostnaderna for FIX-ersattningsbehandling (arligen ca 216 000 € per

patient) enligt offentliga listpriser.

Detta ar en sammanfattning av en rekommendation som tjansteutbudsradet fér halso- och sjukvarden har
godkant. Sjalva rekommendationen och bakgrundsmaterialet finns pa finska pa tjansteutbudsradets webbplats

under valmiit suositukset. Sammanfattningarna pa svenska och engelska finns ocksa pa webbplatsen.
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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 den offentligt finansi-
erade halso- och sjukvarden. Du kan lasa mer om tjansteutbudet inom halso- och sjukvarden pa tjansteut-
budsradets webbplats.
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