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SAMMANFATTNING AV REKOMMENDATIONEN FRAN TJANSTEUTBUDSRADET
FOR HALSO- OCH SJUKVARDEN OM BEHANDLING AV BETA-THALASSEMI MED
ZYNTEGLO

Tjansteutbudsradet antog rekommendationen pa sitt sammantrade 5 maj 2021.

Enligt tjansteutbudsradets rekommendation hér behandling med Zynteglo inte till det
nationella tjansteutbudet, om lakemedlet anvands for att behandla beta-thalassemi som ar
beroende av transfusion av rdda blodkroppar. Trots det pavisade terapisvaret i
initialskedet saknas fortfarande kdnnedom om langvariga férdelar och nackdelar med
behandlingen. Behandlingskostnaderna ar héga i forhallande till osédkerheten om evidens

och de forvantade fordelarna med behandlingen med Zynteglo.

Zynteglo (betibeglogene autotemcel) ar avsett for vard av patienter som har fyllt tolv ar,
som lider av transfusionsberoende beta-thalassemi med en icke-B°%/B°-genotyp och som
stamcellstransplantation kan vara en lamplig behandlingsform fér, men som inte har en
matchande donator av stamceller. | behandlingen med Zynteglo 6verfors en fungerande
genetiskt modifierad gen som kodar betaglobin till patientens egna stamceller som bildar
blod. Nar de modifierade stamcellerna aterfors till patienten transporteras de till
benmargen och boarjar tillverka réda blodkroppar som uttrycker den 6verférda genen. Det

ar fraga om en engangsbehandling som ska paverka genom hela livet.

Data om effekten av Zynteglo bygger pa fyra sma studier som sammanstallts i ett material
om 24 patienter. Studien omfattade ingen kontrollgrupp. Zynteglo konstaterades ha effekt
nar 83 procent av patienterna i studien uppnadde oberoende av transfusioner av roda
blodkroppar under en period pa tolv manader. Tillsvidare ar kontrolltiden dock mycket kort
och det gar inte att bedéma langtidseffekterna av behandlingen. Fér narvarande ar det inte
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kant om patienter som behandlats med Zynteglo kommer att fa transfusioner av réda
blodkroppar senare. Bedomningen av effekterna pa patientens jarnbelastning pagar
fortfarande. Pa grund av den korta kontrolltiden ar det inte kant hur Zynteglo paverkar
jarnrelaterade skador eller dodsfrekvens. Jarnkelerande behandlingar forvantas dock
fortsatta i flera ar efter behandling med Zynteglo i syfte att minska jarnbelastningen.

Effekterna pa livskvaliteten ar inte heller kanda.

Det rader stor osakerhet kring beddmningen av behandlingens kostnadseffektivitet.
Behandlingen berdknas medféra en merkostnad pa cirka en miljon euro per patient jamfort
med nuvarande behandling. Fér narvarande finns det i Finland enligt berakningen fem

patienter som ar lampade fér behandling.

Beta-thalassemi ar en sallsynt arftlig sjukdom som inte ar vanlig i Finland. Sjukdomen
orsakar anemi och en del av dem som lider av beta-thalassemi behdver regelbundna

transfusioner av réda blodkroppar.

Detta ar en sammanfattning av en rekommendation som tjansteutbudsradet for halso-

och sjukvarden har godkant. Sjalva rekommendationen och bakgrundsmaterialet finns

pa finska pa tjansteutbudsradets webbplats under fardiga rekommendationer.

Sammanfattningarna pa finska 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 den offentligt finansierade halso- och sjukvarden.

Du kan lasa mer om tjansteutbudet inom halso- och sjukvarden pa tjansteutbudsradets

webbplats.
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