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TIIVISTELMA PALKON SUOSITUKSESTA ETRANAKOGEENIDETSAPARVOVEEKKI
(AMT-061) B-HEMOFILIAN HOIDOSSA
Suositus hyvaksytty Palkon kokouksessa 23.9.2024

Geeniterapiavalmiste etranakogeenidetsaparvoveekki eli AMT-061 ei kuulu kansalliseen
palveluvalikoimaan vaikean ja kohtalaisen vaikean B-hemofilian hoidossa aikuisilla,
joille ei ole kehittynyt FIX-vasta-aineita. Palkon nadkemyksen mukaan AMT-061 on uu-
denlainen hoitomuoto, jonka pitkan aikavalin vaikutuksista ei toistaiseksi ole tietoa.
Kertaluonteisena hoitona AMT-061 on erittdin kallis ja esitettyyn kustannusvaikutta-
vuus-analyysiin liittyy huomattavaa epavarmuutta erityisesti hoidon vaikutuksen keston

osalta.

Etranakogeenidetsaparvoveekki (AMT-061) on tarkoitettu vaikean ja kohtalaisen vaikean B-
hemofilian hoitoon aikuisille, joilla ei todistetusti ole kehittynyt FIX-vasta-aineita. B-hemofilia on
synnynnainen verenvuototauti, joka johtuu hyytymistekija IX:n (FIX) toiminnan vajeesta tai tay-
dellisesta puutoksesta. B-hemofilia on periytyva sairaus, jonka vakavia tautimuotoja on lahes
yksinomaan miehilla ja naiset ovat kantajia. Kyseessa on harvinaissairaus ja on arvioitu, etta

1:20 000 syntyneesta poikalapsesta sairastaa B-hemdfiliaa.

Etranakogeenidetsaparvoveekki (AMT-061) on geeniterapiavalmiste, joka koostuu virusvekto-
rista, joka sisaltaa kopioita FIX:a valmistavasta geenista. Geeniterapiahoitoa annosteltaessa
virusvektori tarttuu maksasoluihin. Taman jalkeen virusvektori vapauttaa FIX:a valmistavan

geenin solujen tumassa, joka kaynnistaa FIX-proteiinin valmistuksen.

Myyntilupatutkimuksessa AMT-061-geenihoidon vasteen stabiloiduttua 6—18 kuukautta hoidon
saamisesta verenvuototapauksia ilmeni vuoden aikana 37 %:lla potilaista, kun ennen hoitoa
verenvuototapauksia ilmeni 74 %:lla potilaista. Puolentoista vuoden kuluttua hoidosta veren-
vuototapauksia ilmeni 50 %:lla potilaista. Potilaiden ollessa FIX-korvaushoidolla he saivat kes-

kimaarin 4 verenvuotoa vuosittain, kun taas AMT-061-geenihoidon jalkeen keskimaaraisten
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verenvuotojen vuosittainen maara oli 1,5. Erot vuosittaisissa vuotomaarissa ennen geenihoitoa
ja 3 vuotta sen jalkeen olivat tilastollisesti merkitsevia. Vuotojen kokonaismaara ennen geeni-
hoidon alkua oli 136/6kk ja hoidon jalkeen vuotoja ilmaantui 55 1.vuoden, 48 2. vuoden ja 37
3.vuoden aikana. My0s spontaanien verenvuotojen ja nivelvuotojen vuosittainen maara laski
tilastollisesti merkitsevasti. Toissijaisilla lopputulosmuuttujilla saadut tulokset tukivat geenihoi-
don tehonayttd3; elimiston FlX-aktiivisuustasojen havaittiin lisdantyneen geenihoidon seurauk-
sena ja FIX-korvaushoitoja tarvittin huomattavasti vahemman. Muuttujat ovat sailyneet sa-
mankaltaisina kolmen vuoden seuranta-ajan puitteissa. Huolimatta kliinisilla lopputulosmitta-

reilla havaituista parannuksista, ei potilaiden kokemassa elamanlaadussa havaittu muutosta.

Kaikki myyntilupatutkimuksiin osallistuneet potilaat kokivat vahintaan yhden haittatapahtuman.
Valtaosa haitoista oli lievia tai keskivaikeita. Vaikeita haittoja raportoitiin 4 %:lla potilaista. Ylei-
simmin raportoidut haittavaikutukset olivat nivelkipu, paansarky, nenanieluntulehdus, uupumus
ja alaniiniaminotransferaasi-tason kohoaminen. Kaikilla geenihoitoa saaneilla potilailla havait-
tiin pitkakestoinen vasta-ainepitoisuuksien kohoaminen virusvektorille. Geeniterapiahoitojen
riskeihin saattaa liittya, etta soluihin integroituessaan virusvektori voi aiheuttaa kudoksissa pa-

hanlaatuisia muutoksia.

Suurin hyoty AMT-061-geenihoidosta muodostuu vuosien aikana saastyneista FIX-korvaus-
hoidon kuluista. Suurin epavarmuustekija on geenihoidon vaikutuksen kesto. Myyntiluvan halti-
jan mallissa hoidon vaikutuksen kestoa on arvioitu 59 vuoden paahan. Hoitovaikutuksen kes-
tosta ei kuitenkaan toistaiseksi ole olemassa havaintoaineistoa kuin 3—4 vuodelta. AMT-061-
hoidon potilaskohtaiset kustannukset (2,8 miljoonaa €) ovat yli kymmenkertaiset FIX-korvaus-

hoidon vuotuisiin kustannuksiin (noin 216 000 €/potilas/vuosi) julkisilla listahinnoilla.

Tama on tiivistelma terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto Palkon hyvaksymasta suosituk-

sesta. Varsinaisen suosituksen ja sen taustamateriaalin 16ydat Palkon kotisivuilta valmiiden suosi-

tusten sivulta. Kotisivuilta I6ydat my®és tiivistelman ruotsin- ja englanninkieliset versiot.

Palko toimii sosiaali- ja terveysministerion yhteydessa ja sen tehtdvana on antaa suosituksia tervey-
denhuollon menetelmien kuulumisesta julkisesti rahoitettuun terveydenhuoltoon. Lisa-tietoja tervey-

denhuollon palveluvalikoimasta voit lukea Palkon kotisivuilta.

Sosiaali- ja
terveysministerio

Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto
Meritullinkatu 8, Helsinki

PL 33, 00023 VALTIONEUVOSTO

Puhelin 0295 16001
www.palveluvalikoima.fi
palveluvalikoima.stm@gov.fi


http://www.palveluvalikoima.fi/
mailto:palveluvalikoima.stm@gov.fi
https://palveluvalikoima.fi/valmiit-suositukset
https://palveluvalikoima.fi/valmiit-suositukset
https://palveluvalikoima.fi/sv/rekommendationer
https://palveluvalikoima.fi/en/recommendations
https://palveluvalikoima.fi/etusivu

	TIIVISTELMÄ PALKON SUOSITUKSESTA ETRANAKOGEENIDETSAPARVOVEEKKI (AMT-061) B-HEMOFILIAN HOIDOSSA
	Geeniterapiavalmiste etranakogeenidetsaparvoveekki eli AMT-061 ei kuulu kansalliseen palveluvalikoimaan vaikean ja kohtalaisen vaikean B-hemofilian hoidossa aikuisilla, joille ei ole kehittynyt FIX-vasta-aineita. Palkon näkemyksen mukaan AMT-061 on uu...

