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Reblozyl (luspatercept) vid myelodysplastiskt
syndrom (MDS)

NT-radets yttrande till regionerna 2024-06-28

Rekommendation och sammanvagd bedomning

NT-radets rekommendation till regionerna ar:

e att inte anvanda Reblozyl vid vid myelodysplastiskt syndrom (MDS).

Tillstandets svarighetsgrad ar mattlig.

Tillstandet &r vanligt.

Osdkerheten i den vetenskapliga dokumentationen ar mattlig.
Osadkerheten i den hdlsoekonomiska varderingen ar mycket hog.

| TLV:s halsoekonomiska vardering har de patienter som uppnatt minst atta veckors
transfusionsoberoende pa behandling med Reblozyl i kombination med béasta understédjande vard
(BUV) eller placebo i kombination med BUV jamférts med dem som inte svarat med atta veckors
transfusionsoberoende pa behandling med Reblozyl i kombination med BUV eller placebo i
kombination med BUV. TLV varderar kostnaden per vunnet QALY fér Reblozyl till mellan cirka 3,7 och
5 miljoner kronor.

En sammanvédgd bedémning av ovanstaende faktorer gor att Reblozyl inte kan betraktas som
kostnadseffektivt.

Det finns tre nivaer for NT-radets rekommendationer till regionerna: att ldkemedlet bér anvéandas, kan
anvandas eller att I1akemedlet inte ska anvandas. Rekommendationen i det har fallet ar att inte
anvanda Reblozyl eftersom livskvalitetsvinster inte visats.
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Om lakemedlet

Reblozyl (luspatercept) ar ett rekombinant protein som stimulerar utmognaden av roda blodkroppar i
benmaéargen genom att hamma den vid MDS onormalt hoga Smad-2/3-signaleringen som bromsar
utmognaden.

Utvarderad indikation i aktuell rekommendation ar behandling av vuxna patienter med
transfusionsberoende anemi orsakad av myelodysplastiskt syndrom (MDS) med mycket lag, 1ag och
medelhog risk.

Reblozyl har studerats i en randomiserad, dubbelblind, placebokontrollerad, fas 3-studie, Medalist,
dar effekten jamfordes med placebo hos vuxna patienter med mycket lag till medelhogrisk-MDS med
ringsideroblaster och transfusionsberoende anemi. Bada grupperna erbjods basta understédjande
vard som inkluderade blodtransfusion med roda blodkroppar, jarnkelerare, antibiotika, antiviral- och
svampdddande behandling vid behov. Primart effektmatt var minst atta veckors sammanhangande
transfusionsoberoende under de 24 férsta veckornas behandling. Sekundart effektmatt var bl a
transfusionsoberoende under minst 12 veckor under de 48 forsta veckornas behandling. 229
patienter inkluderades, 153 erholl Reblozyl, 76 placebo. Primart effektmatt uppnaddes av 37,9 % av
dem som erholl Reblozyl jamfort med 13,2 % av dem som erhdll placebo, p<0,001.
Transfusionsoberoende under minst 12 veckor under de 48 forsta veckorna uppnaddes for 33,3 % av
dem som erholl Reblozyl jamfort med 11,8 % for dem som fick placebo, p<0,001.

Lakemedlet blev godkant for forsaljning 2020-06-25.

Reblozyl ar ett rekvisitionslakemedel och administreras som subkutan injektion av sjukvardspersonal.

NT-radets bedomning gillande ldkemedlet

Den sammanvédgda bedémningen gallande ldkemedlet baseras pa en vérdering utifran den etiska
plattformen for prioriteringar och dess tre principer: manniskovardesprincipen, behovs-
solidaritetsprincipen och kostnadseffektivitetsprincipen. Vid bedémningen har tillstandets
svarighetsgrad, tillstdndets sillsynthet och dtgdrdens kostnadseffektivitet vagts in. Aven osikerheten i
den halsoekonomiska bedémningen paverkar vilken kostnad som beddms acceptabel.

Tillstandets svarighetsgrad

Tillstandets svarighetsgrad ar mattlig (pa en skala av lag, mattlig, hog och mycket hog).

Med svarighetsgrad avses behovet och konsekvenserna av aterkommande blodtransfusioner snarare
an sjukdomen som sadan da behandling med Reblozyl inte visats paverka sjukdomsférloppet utan
enbart behovet av blodtransfusioner.

Forekomst av tillstandet

Tillstandet ar vanligt (pa en skala av mycket sdllsynt, sallsynt, mindre vanligt och vanligt).

Varje ar insjuknar drygt 300 patienter i MDS i Sverige, cirka 70 % tillhor gruppen I3g- till medelhogrisk-
MDS.

Atgirdens kostnadseffektivitet
Reblozyl doseras var tredje vecka och kostnaden per dos utifran den genomsnittliga doseringen i den
pivotala studien ar 59 245 kr.
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Osdkerhet i underlaget

Osakerhet i den vetenskapliga dokumentationen
Oséakerheten ar mattlig (pa en skala av 1ag, mattlig, hog och mycket hog).

Den pivotala fas 3-studien dr randomiserad, dubbelblind och méjliggér en direkt jamforelse med det
mest relevanta jamforelsealternativet, inget tillagg till basta understédjande vard.

Osdkerhet i den halsoekonomiska bedémningen
Oséakerheten ar mycket hog (pa en skala av 1ag, mattlig, hog och mycket hog).

Studien var planerad att jamfora dem som fick Reblozyl i kombination med BUV med dem som fick
placebo i kombination med BUV. Studien kunde inte visa nagon skillnad i livskvalitet mellan de bada
behandlingsarmarna och inte heller nagon signifikant skillnad i 6verlevnad. Att i efterhand gora en ny
indelning av patienterna utifran respons i form av minskat transfusionsbehov, dar patienter fran bada
behandlingsarmar blandas i de tva grupperna responders och icke responders, och utifran den nya
indelningen hdvda en 6verlevnadsvinst baserat pa att transfusionsbehov vid MDS korrelerar till dalig
overlevnadsprognos, kan ifragasattas. Likasa att i efterhand applicera livskvalitetsvikter fran
publicerad litteratur i stallet for att anvanda de livskvalitetsresultat som erholls i studien.
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