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Aksikabtageenisiloleuseeli (Yescarta®) uusiutuneen tai hoitoresistentin diffuusin suurisoluisen B-solu-
lymfooman (DLBCL) ja primaarisen vélikarsinan suurisoluisen B-solulymfooman (PMBCL) hoidossa

Hyvaksytty Palkon kokouksessa xx.x.20xx

Palkon suositus Aksikabtageenisiloleuseeli kuuluu kansalliseen palveluvalikoimaan aikuispoti-
lailla uusiutuneen tai hoitoon reagoimattoman DLBCL:n ja PMBCL:n hoidossa
kahden tai useamman systeemista syodvan laakehoitoa sisaltdneen hoitolinjan
jalkeen. Aksikabtageenisiloleuseeli-hoito on CAR-T soluhoito, jossa potilaan
omasta elimistosta peréisin olevia T-soluja on muokattu tunnistamaan ja tuhoa-
maan pahanlaatuisia lymfoomasoluja. Suosituksen ehtona on, etta myyntiluvan
haltija ilmoittaa valmisteen tukkuhinnan ja hoidon Kliinisiin vaikutuksiin seké kus-
tannusvaikuttavuuteen liittyvd epavarmuus huomioidaan hintaneuvotteluissa.
Hoidot tulee keskittda hoidon vaativuuden ja kohderyhméan pienen koon vuoksi.
Tietoa hoidon vaikutuksista tulisi kerétd systemaattisesti ja yhdenmukaisesti.
Hoidon asema suomalaisessa palveluvalikoimassa arvioidaan uudestaan vii-
meistdén vuonna 2023.

Terveysongelman DLBCL ja PMBCL kuuluvat nopeakasvuisiin non-Hodgkinin lymfoomiin. DLBCL
vakavuus ja yleisyys | on Suomessa yleisin lymfooman alatyypeisté ja PMBCL hyvin harvinainen. Pie-
nella osalla potilaista tauti uusiutuu toistuvasti tai annetuilla hoidoilla ei saavuteta
vastetta ja naiden potilaiden ennuste on huono. Tavanomaisilla syopalaakehoi-
doilla potilaista vain noin 20 % on elossa 2 vuoden kuluttua. Fimean arvion mu-
kaan mahdollisesti aksikabtageenisiloleuseeli-hoitoon soveltuvia potilaita on
Suomessa vuosittain noin 40.

Hoitovaihtoehdot Toistamiseen uusiutunutta tai hoitoresistenttia nopeakasvuista non-Hodkinin
lymfoomaa sairastavien potilaiden hoitamiseksi ei ole olemassa tutkimusnéyt-
to6on perustuvaa hyvan hoitokaytdnnén mukaista laédkehoitoa. Taudin uusiutu-
essa toista kertaa suositellaan allogeenista kantasolusiirtoa niille, joille se on
mahdollinen. Liséksi vaihtoehtona on osallistuminen kliinisiin 1a&ketutkimuksiin.
Arvioinnin kohteena oleva hoito on tarkoitettu tdhén hoidon vaiheeseen. Suo-
messa naiden potilaiden hoidossa kaytetdan padasiassa ICE-, GDP- ja DHAP-
solusalpaajayhdistelmid, joihin yleensa yhdistetddn myos rituksimabi.

Vaikuttavuus Aksikabtageenisiloleuseeli-hoidon tulokset non-Hodgkinin lymfoomien hoi-
dossa ovat parempia kuin muilla hoitovaihtoehdoilla vastaavissa tilanteissa.
Kaikista infuusion saaneista potilaista 51 % sai taydellisen hoitovasteen. Kaik-
kien tutkimukseen osallistuneiden potilaiden kokonaiselossaoloajan mediaani
oli 17,4 kuukautta ja infuusion saaneissa elossaolo-osuus vuoden kohdalla 60
%. Tavanomaisilla syopalaakehoidoilla taman potilasryhman elossaoloajan
mediaani oli noin 6 kk ja elossaolo-osuus vuoden kohdalla oli noin 28 %. Tutki-
musnayttoon liittyy kuitenkin merkittéavia epavarmuutta aiheuttavia tekijoita, ku-
ten tutkimuksen yksihaaraisuus ilman vertailuryhmaa ja seurannan Iyhyt aika.

Turvallisuus Aksikabtageenisiloleuseeli-hoidosta seuraa akuutisti vakavia haittoja useimmille
potilaille. Tutkimusten seuranta-ajat ovat toistaiseksi melko lyhyit&, eiké hoidon
mahdollisia pitk&aikaishaittoja tai vaikutuksia immunologiseen jarjestelméén
viela tunneta.

Arvioinnin osa-alueet

Kustannukset ja Aksikabtageenisiloleuseeli-valmisteen hintaa Suomessa ei ole julkistettu. Ruot-
budjettivaikutukset sissa julkaistun hinnan perusteella tukkuhinnan voidaan olettaa olevan noin 330
000 €. Fimean perusanalyysissa inkrementaalinen kustannusvaikuttavuussuhde
(ICER) on noin 69 000 euroa/QALY mutta kustannusvaikuttavuuden arviointiin
littyy huomattavaa epévarmuutta. Mikali 40 potilasta saisi vuosittain aksi-
kabtageenisiloleuseeli-hoitoa, lisdakustannukset tavanomaiseen hoitoon verrat-
tuna olisivat noin 13 miljoonaa euroa. Tassa ei ole huomioitu hoidosta mahdolli-
sesti aiheutuvia pitkdaikaisia haittavaikutuksia.

Eettisyys ja taloudel- | Taudin huono ennuste ja muihin hoitovaihtoehtoihin verrattuna parempi hoito-
lisuus kokonaisuu- vaste puoltavat hoidon siséllyttdmista palveluvalikoimaan. Hoitopaatos edellyt-
tena taa, etté potilas ymmartaa hoitoon liittyvat epavarmuustekijat ja riskit. Aksi-
kabtageenisiloleuseeli-hoito on erittéin kallista ja hoidon kliinisiin vaikutuksiin
seka kustannusvaikuttavuuteen liittyy merkittdvaa epavarmuutta. Hoidon kayt-
toéonotto voisi olla perusteltua esim. hallitun kayttéénoton sopimuksen puit-
teissa.
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Lis&naytén kerdaminen

Hoitoon liittyvid suosituksia uudelleen arvioitaessa tarvitaan tietoja mm. hoidet-
tujen potilaiden lukumaarasta ja ominaispiirteistad, hoitojen toteutumisesta, hai-
toista, hoitovasteesta (osittainen, taydellinen) ja lopputuloksista (elossaoloaika
ennen taudin etenemistd, kuolleisuus) sek& muista mahdollisesti annetuista
syopahoidoista. Nama tiedot tulisi keraté ja raportoida rutiininomaisesti. Hoidon
asema suomalaisessa palveluvalikoimassa arvioidaan uudestaan viimeistaan
2023, kun EMAN myyntilupapéatoksessa edellyttamét seurantatiedot ovat kay-
tettivissa.

Diagnoosi (ICD-10)-koodit

C83.31 Diffuusi suurten B-solujen lymfooma (DLBCL),
C83.33 Primaari mediastinaalinen suurten B-solujen lymfooma

Taustatiedot ja ldhteet

Palkon perustelumuistio, Fimean arviointiraportti




