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Hyvaksytty 4.5.2023 julkaistavaksi kommentoitavaksi otakantaa.fi —palvelussa

Palveluvalikoimaneuvoston suositus

Efgartigimodi alfa myasthenia

graviksen hoidossa

Efgartigimodi alfa ei kuulu kansalliseen palveluvalikoimaan yleistyneen

myasthenia graviksen hoidossa.

Palkon nakemyksen mukaan.efgartigimodi paransi jonkin verran potilaiden
toimintakykya, mutta vain lyhytaikaisesti. Tutkimustietoa on toistaiseksi vain
lyhyelta ajalta, joten tarvitaan tietoa pitkan ajan vaikuttavuudesta ja
turvallisuudesta. Lisaksi tarvitaan vertailevia tutkimuksia kaytossa oleviin

hoitoihin ja kustannusvaikuttavuusanalyysi.
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Lyhenteet
AChR Asetyylikoliinireseptori
ADA Laakevasta-aine (anti-drug antibodies)
FcRn Neonataali-Fc-reseptori
IGg Immunoglobuliini G
LV Luottamusvali
MG-ADL  Myasthenia Gravis Activities of Daily Living
NSIST Ei-steroidinen immunosuppressiivinen laakitys
OR Ristitulosuhde, vetosuhde (odds ratio)

SAE Vakava haittatapahtuma (serious adverse event)
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Palkon suosituksista

Terveydenhuollon palveluvalikoimaneuvosto Palkon tehtavana on ohjata julkisesti
rahoitettujen terveyspalveluiden jarjestamista antamalla suosituksia siita, kuuluuko
arvioitu terveydenhuollon menetelma terveydenhuollon palveluvalikoimaan tietyn

terveysongelman tutkimuksessa, hoidossa tai kuntoutuksessa.

Palkon suositus koostuu tasta varsinaisesta suosituksesta, valmistelumuistiosta ja
tiivistelmasta. Suositus julkaistaan taustamateriaaleineen kotisivuilla suomeksi.

Tiivistelma julkaistaan my0s ruotsiksi ja englanniksi.

Suositukset perustuvat parhaaseen hyvaksymishetkella kaytettavissa olleeseen
ladketieteelliseen ja muuhun tietoon. Suositus on voimassa toistaiseksi, ellei

voimassaoloaikaa ole rajoitettu.

Terveydenhuollon palveluvalikoiman maarittely seka Palkon toiminta perustuu

terveydenhuoltolain (1203/2014) 7a ja 78a §:aan seka terveydenhuollon

palveluvalikoimaneuvostosta annettuun valtioneuvoston asetukseen (63/2014)
muutoksineen (718/2017 ja 995/2019).

Palkon hyvaksyma kasikirja sisaltda tarkemman kuvauksen kasittelyprosessista ja

palveluvalikoiman maarittelyn periaatteista.

Palkon suositus ei ole kannanotto siihen, miten yksittaista potilasta tulisi tutkia, hoitaa
tai kuntouttaa, vaan siita paatetaan potilaslain mukaisesti hyodyt ja haitat
yksittaistapauksessa punniten. Harkittaessa kaytettavaksi menetelmaa, joka on rajattu

palveluvalikoiman ulkopuolelle, tulee huomioida terveydenhuoltolain 7a §:n 3 momentin

saannds poikkeamisen laaketieteellisista edellytyksista. Poikettaessa

palveluvalikoimasta korostuu velvollisuus perustella ja kirjata ratkaisun perusteet.

Sairausvakuutuslain mukaan palveluvalikoiman ulkopuolelle rajatusta hoidosta ei voi

saada sairausvakuutuskorvausta.



https://palveluvalikoima.fi/valmiit-suositukset
https://palveluvalikoima.fi/sv/rekommendationer
https://palveluvalikoima.fi/en/recommendations
https://www.finlex.fi/fi/laki/ajantasa/2010/20101326#L1P7a
https://www.finlex.fi/fi/laki/ajantasa/2010/20101326#L8P78a
https://www.finlex.fi/fi/laki/alkup/2014/20140063
https://www.finlex.fi/fi/laki/alkup/2014/20140063
https://www.finlex.fi/fi/laki/alkup/2017/20170718
https://www.finlex.fi/fi/laki/alkup/2019/20190995
https://palveluvalikoima.fi/periaatteet
https://finlex.fi/fi/laki/ajantasa/1992/19920785
https://www.finlex.fi/fi/laki/ajantasa/2010/20101326#L1P7a
https://www.finlex.fi/fi/laki/ajantasa/2004/20041224?search%5Btype%5D=pika&search%5Bpika%5D=sairausvakuutuslaki#O2L2P3
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1 Suosituksen kohde, rajaukset ja tietopohja

Palkon suosituksen kohteena on efgartigimodi alfan kayttd yleistyneen myasthenia
graviksen hoidossa aikuispotilailla, jotka ovat asetyylikoliinireseptori (AChR) -vasta-
ainepositiivisia. Suositus perustuu Fimean joulukuussa 2022 julkaisemaan

arviointiraporttiin (Oravilahti ym. 2022).
2 Terveysongelma

Myasthenia gravis on autoimmuunisairaus, jossa hermoimpulssien kulku hermo-
lihasliitoksessa on hairiintynyt. Se aiheuttaa tahdonalaisten lihasten heikkoutta ja
vasyvyytta. Okulaarisessa taudissa oireet rajoittuvat silmiin, ja yleistyneessa taudissa
oireita esiintyy myods muualla lihaksissa, kuten niskan, hartia- ja lantioseudun lihaksissa.

Noin 85 % potilaista sairastaa yleistynyttd myasthenia gravista.

Myasthenia graviksen diagnosoinnissa kaytetaan lihasten rasituskokeita, seerumin vasta-
ainemaarityksia ja neurofysiologisia menetelmia (myasthenia-ENMG). Yleistynytta
myasthenia gravista sairastavista noin 85 %:lla on asetyylikoliinireseptorin (AChR)-vasta-

aineita.

Laakekorvaustilastojen mukaan vuoden 2022 lopussa Suomessa oli 1659 henkil6a, jotka
olivat oikeutettuja myasthenia graviksen laakkeiden erityiskorvauksiin. Uusia tapauksia

raportoidaan 40-50 vuodessa (Laakarin kasikirja). Uusien tapauksien maara on

kansainvalisestikin lisaantynyt talla vuosituhannella mm. parantuneen tunnistamisen takia.
3 Arvioitava menetelma

Efgartigimodi alfa on ihmisen immunoglobuliini G1:sta (IgG1) johdettu Fc-fragmentti, joka
sitoutuu neonataali-Fc-reseptoriin (FcRn). FcRn on solun endosomeissa toimiva reseptori,
joka suojaa IgG:ta hajotukselta. Efgartigimodi alfa sitoutuu suurella affiniteetilla FcRn:iin,
mika johtaa IgG:n lisdantyneeseen hajottamiseen ja verenkierrossa olevan IgG:n maaran

vahenemiseen.


https://www.terveysportti.fi/apps/dtk/ltk/article/ykt00921
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Euroopan komissio mydnsi efgartigimodi alfalle ehdollisen myyntiluvan elokuussa 2022.

Se on tarkoitettu tavanomaisen hoidon lisaladkkeeksi.

Efgartigimodi alfan annostellaan laskimoinfuusiona kerran viikossa neljan viikon ajan.
Seuraavat hoitojaksot annetaan kliinisen arvion mukaan. Hoitojaksojen tiheys voi vaihdella

potilaittain.

Efgartigimodi alfan kayttoonotosta ei ole valmistunut arviointeja tai suosituksia muissa
maissa (tilanne 2.3.2023).

4 Nykyinen tutkimus- ja hoitokdytanto seka menetelma, johon verrataan

Suomessa ei ole julkaistu kansallista hoitosuositusta, mutta hoito vastaa paaosin

kansainvalisia hoitosuosituksia (Narayanaswami ym. 2021).

Myasthenia gravikseen ei ole parantavaa hoitoa; mutta osalla potilaista oireet vahenevat
merkittavasti hoidolla. Yleistyneen myasthenia graviksen oireenmukaiseen hoitoon kuuluu
koliiniesteraasin estaja pyridostigmiini, ja lisalaakkeena kaytetaan toisinaan erityisluvallista
pitkavaikutteista distigmiinia. Jos pyridostigmiinilla ei saavuteta riittdvaa hoitovastetta,
voidaan laakitykseen lisata immunosuppressiivinen laakitys, useimmiten prednisoloni. Osa
potilaista tarvitsee pitkaaikaista glukokortikoidihoitoa tai toisen immunosuppressiivisen
laékehoidon; jotta glukokortikoidiannosta pystytaan pienentamaan. Vaihtoehtoja
lisdlaakkeeksion atsatiopriini ja rituksimabi, harvemmin mykofenolaattimofetiili tai
metotreksaatti tai muita uudempia immunomoduloivia ladkeaineita. Immunoglobuliinia

voidaan kayttaa taudin vaikeissa tai akuuteissa pahenemisvaiheissa.

Uudempia immunomoduloivia hoitoja on mm. ekulitsumabi, joka on tarkoitettu myasthenia
graviksen hoitoon potilailla, jotka eivat saa vastetta tavanomaisesta hoidosta., Toistaiseksi
hoito ei ole kaytdssa Suomessa. Euroopan komissio hyvaksyi syyskuussa 2022

ravulitsumabin kayttdaiheen laajennuksen myasthenia graviksen hoitoon standardihoitoon

lisattyna.
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Jos myasthenia gravista sairastavalla havaitaan kateenkorvakasvain eli tymooma, se
poistetaan leikkauksella (tymektomia). Tymektomialla voidaan saavuttaa useammin

sairauden elpymavaihe (remissio) laakehoitoon verrattuna.

Tassa suosituksessa vertailuhoitoina oli standardihoito, joka koostui pyridostigmiinista ja
tarvittaessa prednisolonista ja muista immunosuppressiivisista lisalaakkeista (atsatiopriini,

metotreksaatti, siklosporiini?, takrolimuusi, mykofenolaattimofetiini, syklofosfamidi).
5 Vaikuttavuus ja turvallisuus

Naytto tehosta ja turvallisuudesta perustuu faasin Il satunnaistettuun,
kaksoissokkoutettuun ADAPT-tutkimukseen (NCT03669588), jossa efgartigimodi +

standardihoitoa (n = 84) verrattiin lume + standardihoitoon (n =83). Potilaista 85 % oli 18—

65-vuotiaita. Mediaaniaika alkuperaisen diagnoosin saamisesta oli efgartigimodihaarassa
6,9 vuotta ja lumehaarassa 7,4 vuotta. Suurimmalla osalla potilaista (86 %) oli kaytossa
immunosuppressiivinen hoito ja 77 % oli AChR-vasta-ainepositiivisia. Tutkimuksen kesto
oli 26 viikkoa, mutta seuranta-ajan mediaania ei ole raportoitu. Supportiivista
tutkimustietoa turvallisuudesta on saatavilla ADAPT+ seurantatutkimuksesta
(NCT03770403, data cut-off 1.2.2021, 363 paivaa).

Keskimaarainen hoidon kesto ensimmaisesta annoksesta tutkimuksen loppuun
maariteltyna oli kummassa hoitohaarassa 152 paivaa (21,7 viikkoa). Ensimmaisen neljan
viikon hoitojakson jalkeen efgartigimodiryhman potilaista 5 % ja 10 % lumeryhman
potilaista putosi pois tutkimuksesta ennen seuraavaa hoitojaksoa. Uuden hoitojakson sai
aloittaa aikaisintaan 8 viikkoa edellisen hoitojakson alusta. Yhden hoitojakson sai
efgartigimodiryhmassa 25 % ja lumeryhmassa 31 % potilaista, kaksi hoitojaksoa 67 %
(lumeryhmassa 65 %) ja kolme hoitojaksoa sai 8 % (lumeryhmassa 4 %) potilasta.
Suurimmalla osalla AChR-vasta-ainepositiivisista potilaista ensimmainen ja toinen
hoitojakso kesti 10 viikkoa (45 % ja 62 % potilaista) ja kolmas kahdeksan viikkoa (63 %).

Ensisijainen lopputulosmuuttuja oli MG-ADL-vasteen (Myasthenia Gravis Activities of Daily
Living, pisteet 0-24) saaneiden potilaiden osuus ensimmaisen hoitojakson aikana niista

potilaista, joilla on AChR-vasta-aineita. MG-ADL-vaste oli maaritelty vahintaan kahden


https://clinicaltrials.gov/ct2/show/NCT03669588
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pisteen paranemisena MG-ADL-asteikolla vahintaan neljan viikon ajaksi. MG-ADL-vasteen
saavutti ensimmaisen hoitojakson aikana efgartigimodihaarassa 44/65 (68 %) potilasta ja
lumehaarassa 19/64 (30 %) potilasta (vetosuhde OR 4,95, 95 % luottamusvali LV 2,21—
11,53). Efgartigimodin vaste oli paras neljannen annoksen jalkeen ja alkoi sen jalkeen
hiipua, eika eronnut lumeryhman tuloksista viikolla 8: Neljannen annoksen (paiva 28)
jalkeen kliinisesti merkittavaa hoitovastetta ei havaittu efgartigimodi ryhmassa 35
(vaihteluvali 18-71) paivan jalkeen ja lumeryhmassa 8 (1-57) paivan jalkeen (p=0.26)
(Howard ym. 2021). MG-ADL-vasteen saavuttaneilla AChR-vasta-ainepositiivisilla potilailla
vasteen kesto oli 5 viikkoa 11 %:lla, 67 viikkoa 32 %:lla, 8—11 viikkoa 23 %:lla ja

vahintaan 12 viikkoa 34 %:lla potilaista.

Lihasheikkoutta mittaavan QMG (Quantitative Myasthenia Gravis, pisteet 0-39) -mittarin
mukaan vasteen (vahintaan kolme pistetta pienempi hoitojakson lahtétasoon verrattuna
vahintaan neljan perakkaisen viikon ajan).saaneiden osuus ensimmaisessa hoitojaksossa
AChR-vasta-aine-positiivisilla potilailla oli efgartigimodihaarassa 63 % ja lumehaarassa 14
% (OR 10,84, 95 % LV 4,18-31,20). Toisessa hoitosyklissa osuudet olivat
efgartigimodihaarassa 47 % (24/51) ja lumehaarassa 12 % (5/43).

Alaryhmaanalyyseja tehtiin mm. immunosuppressiivisen laakityksen (NSIST-laakitys vs. ei
NSIST-laakitysta),/ AChR-vasta-ainepositiivisuuden ja MG-ADL- Iahtépisteiden mukaan.
AChR-vasta-ainenegatiivisilla potilailla ensimmaisen hoitojakson aikana 13 potilasta (68
%) efgartigimodihaarassa ja 12 potilasta (63 %) lumehaarassa saavuttivat MG-ADL-

vasteen.

Efgartigimodihoitoa. verrattiin epasuorasti ravulitsumabihoitoon. Efgartigimodilla (viikko 4)
MG-ADL-pisteet vahenivat 1,9 pistetta (keskihajonta 0,7) enemman verrattuna
ravulitsumabiin (viikko 4). Epasuora vertailu sisaltaa paljon epavarmuutta, eika tuloksista
voida tehda luotettavia johtopaatoksia.

Turvallisuutta koskeva aineisto perustuu paaosin ADAPT ja ADAPT+-tutkimuksiin (data
cut-off 1.2.2021). Yli 75 % kaikista potilaista oli kokenut vahintdan yhden
haittatapahtuman. Valtaosa haittatapahtumista oli lievia tai kohtalaisia. ADAPT-
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tutkimuksessa lumehoidolla hoidetuilla havaittiin hieman enemman haittatapahtumia
efgartigimodilla hoidettuihin nahden (77 % efgartigimodi vs. 84 % lume). Vakavan
haittatapahtuman (SAE) sai ADAPT-tutkimuksessa 5 % efgartigimodi ja 8 %
lumeryhmassa. Ainoastaan yhden vakavan haittatapahtuman katsottiin johtuneen
efgartigimodihoidosta. Kolme potilasta (4 %) kummassakin ryhmassa keskeytti

tutkimuksen haittojen takia.

Yleisimmat haittatapahtumat ADAPT-tutkimuksessa olivat paansarky (29 % vs. 28 %),
nenanielutulehdus (12 % vs. 18 %), ylahengitystietulehdus (11 % vs. 5 %) ja pahoinvointi
(8 % vs. 11 %). ADAPT+-seurantatutkimuksessa raportoitiin edellisten lisaksi.my®os ripulia
ja virtsatietulehdusta. ADAPT+-seurantatutkimuksessa havaittiin asteen 3-5 haittoja
efgartigimodi-efgartigimodi-ryhmassa 21 %:lla potilaista ja lume-efgartigimodi-ryhmassa 17
%:lla potilaista, mika on melkein kaksinkertainen maara ADAPT-tutkimuksen ryhmiin

verrattuna (11 % vs. 10 %).

Kliinisissa tutkimuksissa havaittiin hoidon indusoima ladkeaineeseen kohdistuvien vasta-
aineiden muodostuminen 18 %:lla potilaista, mutta niiden kliininen merkitys on viela

epaselva.
6 Menetelman kustannukset, kustannusvaikuttavuus ja budjettivaikutukset

Vuosittainen potilaskohtainen laake-ja annostelukustannus efgartigimodihoidossa olisi
Fimean arvion mukaan noin 280 000 €. Tama tarkoittaisi noin 31 miljoonan euron

vuosittaista lisakustannusta, jos efgartigimodihoitoa kaytettaisiin 110 potilaalle vuodessa.

Keskeisia epavarmuustekija budjettivaikutuksen arvioinnissa ovat hoitoa saavien
potilaiden maara ja potilaskohtainen vuotuinen kustannus. Efgartigimodia annetaan
hoitosykleina, joihin kuuluu yksi infuusio viikossa neljan viikon ajan ja sen jalkeen tauko.
Uusi hoitosykli aloitetaan kliinisen harkinnan mukaan. ADAPT-tutkimuksessa syklien
pituudet olivat samanlaiset efgartigimodi- ja lumehaaroissa, mika viittaa siihen, etta syklin
sopivan pituuden arvioiminen hoidon tehon perusteella ei ole yksiselitteista.
Potilaskohtainen vuosikustannus voi siis vaihdella potilaiden valilla ja se riippuu osittain

my0Os muodostuvasta hoitokaytannosta.
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Yritys ei toimittanut Fimean arviointia varten kustannusvaikuttavuusanalyysia.
7 Eettiset ja jarjestamiseen liittyvat nakokohdat

Myasthenia gravis on vakava pitkaaikaissairaus, johon voi liittya hengenvaarallisia oireita,
eivatka useimmat/kaikki potilaat saavuta hoitovastetta tavanomaisella hoidolla.
Efgardigimodi on tavanomaisen hoidon lisahoito. Silla todettiin lyhytaikaista positiivista
vaikutusta, mutta tutkimusnayton perusteella vaste nayttaa hiipuvan ja hoito on uusittava
viimeistaan neljan viikon tauon jalkeen. Uuden hoitojakson aloitus voisi olla perusteltu jo
aikaisemminkin, ennen vasteen haviamista kokonaan. Annostelusta ja annosteluvalista ei
tiedeta viela tarpeeksi. Tihed suonensisainen annostelu rasittaa potilasta ja aiheuttaa
resurssitarpeita terveydenhuollossa. On myos huomioitava, etta kyseessa on hyvin kallis

laake ja hoidontarve on pitkaaikainen.
Hoidon aiheuttamista haitoista ei mydskaan tiedeta viela tarpeeksi.
8 Johtopaatokset

Myasthenia gravis on oirekuvaltaan vaihteleva pitkaaikaissairaus, joka voi olla
pahimmillaan henkea uhkaava. Efgartigimodi on tarkoitettu tavanomaisen hoidon
lisdhoidoksi yleistynyttd myasthenia gravista sairastaville aikuisille. Efgartigimodia
saaneiden potilaiden vasteosuudet olivat ADAPT-tutkimuksessa suurempia lumehaaraan
verrattuna ensimmaisten hoitojaksojen aikana AChR-vasta-ainepositiivisilla potilailla. On
huomioitava, etta suurin osa potilaista ehti saamaan hoitoa vain kaksi ensimmaista syklia
ja kolmannen hoitojakson sai kummassakin ryhmassa ainoastaan alle kymmesosa
potilaista. Vaste hiipui keskimaarin ensimmaisella hoitojaksolla neljan viikon hoidon
jalkeen ja vaste sailyi 12 viikkoa vain noin kolmasosalla efgartigimodia saaneista potilaista.

Vasteen kestoa voidaan pitaa lyhyena ottaen huomioon taudin luonteen.

Tutkimuksen kesto oli lyhyt, vain 26 viikkoa. Tutkimusnayton suurin epavarmuus koskee
tarvittavien hoitojaksojen maaraa seka annosteluvalia. Ei tiedetd milloin annostelu
voitaisiin lopettaa (vai voidaanko) henkil6illa, jotka ovat saaneet vastetta hoidolle.

Toisaalta vasteen hiipumisen valttamiseksi voitaisiin annostelu joutua uusimaan useammin
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kuin mita tutkimuksessa tehtiin. Talla olisi merkittava vaikutus kustannuksiin seka hoidon

vaatimiin kaytannon jarjestelyihin.

Tutkimuksen paatulosmuuttujan maaritelma, vahintaan kahden pisteen laskusta 24-
pisteisella MG-ADL-asteikolla vahintaan neljan viikon aikana, on vaatimaton, joskin

asiantuntija-arvioiden mukaan kliinisesti merkittava muutos (Muppidi ym. 2022).

Koska suurin osa potilaista oli AChR-vasta-ainepositiivisia, ei AChR-vasta-
ainenegatiivisten potilaiden hoitotuloksista voida tehda johtopaatéksia. Hoidon
vaikuttavuudesta vanhemmilla myasthenia gravista sairastavilla potilailla ei myoskaan
voida tehda johtopaatoksia, koska lahes kaikki potilaat olivat alle 65-vuotiaita. Koska
yleistyneen myasthenia graviksen hoitoon on olemassa jo useita hoitovaihtoehtoja,
tarvittaisiin tutkimusta myos uudempiin hoitoihin verrattuna, joiden kustannukset ovat

matalammat.

Koska efgartigimodia on verrattu kliinisessa tutkimuksessa ainoastaan lumehoitoon,
myyntiluvan haltija toimitti Fimean kayttoon epasuoran vertailun ravulitsumabiin verrattuna.
Fimean arviointiryhman mukaan epasuora vertailu efgartigimodin ja ravulitsumabin valilla

sisaltaa paljon epavarmuutta, eika tuloksista voida tehda luotettavia johtopaatoksia.

Potilailla esiintyi melko yleisesti haittavaikutuksia, mutta haittatapahtumat olivat paaosin
lievia tai kohtalaisia ja ne johtuivat todennakaoisesti osittain taustasairaudesta. Hoidon
aikana 18 % potilaista muodosti vasta-aineita, mika voi muodostua pitkaaikaiskayton
esteeksi. Koska kyseessa on pitkaaikaissairaudesta, mahdollisista vakavista

haittavaikutuksista tarvitaan lisatietoa.

Efgartigimodi on erittain kallis hoito. Vuosittaiset potilaskohtaiset 1aake- ja
annostelukustannukset ovat julkisin listahinnoin noin 280 000 euroa. Kun Fimean arvion
mukaan potilaita olisi 110 vuodessa, lisakustannus vuositasolla standardihoitoon
verrattuna olisi jopa 31 miljoonaa euroa. Myyntiluvan haltija ei esittanyt
kustannusvaikuttavuusanalyysia. Kustannusten arvioinnissa epavarmuutta aiheuttaa

hoitoa saavien potilaiden maara ja potilaskohtainen vuotuinen kustannus. Kustannusten
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epavarmuuteen vaikuttaa erityisesti se, etta uusi neljan viikon hoitojakso aloitetaan
kliinisen harkinnan mukaan ja kustannukset voivat taten vaihdella eri potilailla.
Pitkaaikaisseurantatiedon puuttuessa ei tiedeta millaiseksi hoitokaytanto tulisi

muodostumaan. Jatkohoitojen tarpeesta ei ole myoskaan talla hetkella tietoa.
9 Yhteenveto suosituksesta

Efgartigimodi ei kuulu kansalliseen palveluvalikoimaan yleistyneen myasthenia-graviksen

hoidossa.

Palkon ndkemyksen mukaan efgartigimodilla todettiin tehoa, mutta todetut vasteet olivat
lyhytaikaisia. Tutkimustietoa on toistaiseksi vain lyhyelta ajalta. Tarvitaan tietoa pitkan ajan
vaikuttavuudesta ja turvallisuudesta. Lisaksi tarvitaan vertailevia tutkimuksia kaytossa

oleviin hoitoihin ja kustannusvaikuttavuusanalyysi.
10 Lisanayton keraaminen ja suosituksen vaikutusten seuranta

Tutkimustietoa tarvitaan lisaa erityisesti pitkdaikaisvaikutuksista. Efgartigimodin ehdollisen
myyntiluvan edellytyksena oli; etta. myyntiluvan haltija toimittaa Euroopan laakevirastolle
paivitetyn turvallisuusanalyysin kuuden kuukauden sisalla myyntiluvan myontamisesta
(syyskuu 2022). Turvallisuuteen keskittyva ADAPT+ seurantatutkimus (NCT03770403)
paattyy kesakuussa 2023. Lisaksi meneillaan on mm. tutkimus (NCT05374590), jossa
efgartigimodin tehoa ja turvallisuutta tutkitaan lapsilla, mika voi tarkoittaa efgartigimodin
kayttdaiheen laajenemista tulevaisuudessa. Lisaksi efgartigimodia tutkitaan
subkutaanisesti (ihon alle) annosteltuna (NCT04818671), kun tdmanhetkisen myyntiluvan

mukaan annostelu tehdaan laskimoinfuusiona.
11 Suosituksen valmisteluun osallistuneet

Suosituksen valmisteluun Palkon ladkejaostossa (toimikausi 14.8.2020-30.6.2023) ovat

osallistuneet:

Puheenjohtaja:
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Toimialajohtaja Sirkku Jyrkkio, Varsinais-Suomen hyvinvointialue
Jasenet:

e Ylildakari Tarja Heiskanen-Kosma, Kuopion yliopistollinen sairaala, Pohjois-Savon
hyvinvointialue

e Laakintdneuvos Vesa Jormanainen, sosiaali- ja terveysministerio

e Linjajohtaja, infektiotaudit, Asko Jarvinen, HUS Helsingin yliopistollinen. sairaala

o Laaketieteellinen johtaja Vesa Kataja, KaikuHealth

» Arviointiylildakari Kati Kinnunen, Kuopion yliopistollinen sairaala

e Arviointiylildakari Niina Koivuviita, Varsinais-Suomen hyvinvointialue

e Yliproviisori Jaana Martikainen, ladakkeiden hintalautakunta /STM

e Arviointiylildaakari Anna-Kaisa Parkkila, Pirkanmaan sairaanhoitopiiri
Asiantuntijat:

¢ Arviointipaallikké Vesa Kiviniemi, Fimea
e Ylildakari Jyrki Vanakoski, laakkeiden hintalautakunta/STM

Jaoston vastuusihteereina: erityisasiantuntijat Sinikka Sihvo ja Reima Palonen, seka

sivutoimisena vastaava asiantuntijalddkari Katariina Klintrup (Kela).
12 Suosituksen hyvaksymiseen osallistuneet

Taydentyy myohemmin.

13 Suosituksen valmistelun vaiheet

e Joulukuu 2022 Fimean arviointiraportin julkaisu

e 26.1.2023 Fimean arvioinnin esittely Iadkejaostolle

o 27.2.2023 suositusluonnoksen 1. kasittely laakejaostossa

e 12.4.2023 suositusluonnoksen 2. kasittely laakejaostossa

o 4.5.2022 Palko hyvaksyi suositusluonnoksen vietavaksi kommentoitavaksi
otakantaa.fi-palveluun
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