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Fostamatinib (Tavlesse) til behandling av kronisk immunologisk
trombocytopeni (ITP) hos voksne pasienter som er refraktaere
overfor annen behandling

Type metode: Legemiddel

Omréade: Blod

Virkestoffnavn: Fostamatinib

Handelsnavn: Tavlesse

ATC-kode: Ikke angitt

MT seker/innehaver: Rigel Pharmaceuticals (1)
Finansieringsansvar: Spesialisthelsetjenesten
Status for bruk og godkjenning

Tidsperspektiv markedsfgringstillatelse (MT) i Norge:
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Metoden omfatter et nytt virkestoff. Metoden har forelgpig ikke MT i Norge eller EU, men har fatt anbefaling om godkjenning i
EU av CHMP. Metoden fikk innvilget MT i USA i april 2018 (1).

Beskrivelse av den nye metoden

Fostamatinib er en hemmer av enzymet spleen tyrosin kinase. Ved & hemme dette enzymet reduseres antistoffmediert
destruksjon av blodplater. Den anbefalt godkjente indikasjonen til fostamatinib er behandling av kronisk immunologisk
trombocytopeni hos voksne pasienter som er refrakteere overfor annen behandling. Fostamatinib er formulert som tabletter, og
administreres peroralt (1).

Sykdomsbeskrivelse og pasientgrunnlag

Immunologisk trombocytopeni er en autoimmun sykdom, og er den vanligste arsaken pa for lavt antall blodplater
(trombocytter). Blodplatene har som viktigste oppgave & sgrge for at blodet kan koagulere, og ved lave nivaer av disse vil
pasienten vanligvis oppleve sma blgdninger i huden som minner om bldmerker. | alvorlige tilfeller oppstar indre blgdninger
som kan bli livstruende. Hos barn er tilstanden ofte kortvarig og forbigdende, men hos voksne ser man oftere et kronisk forlap,
definert som at tilstanden har vedvart i mer enn 12 maneder. Det er anslatt at det forekommer 1-4 nye tilfeller av
immunologisk trombocytopeni per 100 000 voksne per ar (3), (4).

Dagens behandling

Formélet med behandlingen er & gke nivaet av trombocytter for & stoppe eller forebygge blgdninger. Farstevalget blant de
tilgjengelige behandlingene er glukokortikoider, som gir effekt hos ca. 75 % av pasientene. Hos pasienter med alvorlig grad av
trombocytopeni kan det veere aktuelt med intravengs behandling med immunglobuliner. Andrevalget er oftest kirurgisk fjerning
av milten. Aktuelle behandlingsalternativer dersom farste- eller andrevalget ikke er aktuelt eller/gir @nsket effekt inkluderer
romiplostim, eltrombopag, rituksimab eller immunsuppressiv behandling med kiemoterapi (5).

Uklart

Status for dokumentasjon

Metodevurderinger eller systematiske oversikter —norske

Vi har identifisert flere paAgaende norske metodevurderinger av legemidler til behandling av ulike former for trombocytopeni

med andre virkestoffer (se Nye metoder 1D2018 131, ID2018 076 og ID2018 037).

Metodevurdering eller systematiske oversikter -internasjonale

Det foreligger minst én relevant internasjonal systematisk oversikt (6).

Det er registrert minst én pagaende relevant internasjonal metodevurdering (7).

Metodevarsler

Det foreligger minst ett relevant internasjonalt metodevarsel (8).
Folkehelseinstituttet har i samarbeid med Statens legemiddelverk ansvar for den nasjonale funksjonen for metodevarsling. Metodevarsling skal sikre at nye og
viktige metoder for norsk helsetjeneste blir identifisert og prioritert for metodevurdering. Statens legemiddelverk har ansvar for innholdet i metodevarsler om

legemidler som fremstiller et overordnet bilde av det kommende legemidlet pa et tidlig tidspunkt. MedNytt er Folkehelseinstituttets publiseringsplattform for
metodevarsler. For mer informasjon om metodevarsler, se Om MedNytt.



http://www.helsebiblioteket.no/mednytt/om-mednytt
https://nyemetoder.no/metoder/avatrombopaq-doptelet
https://nyemetoder.no/metoder/lusutrombopag-mulpleta
https://nyemetoder.no/metoder/pacritinib-enpaxio-indikasjon-ii
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Klinisk forskning
De antatt viktigste studiene for vurdering av metoden er vist i tabellen under:

Populasjon Intervensjon Kontrollgruppe Utfallsmal Studienavn og Tidsperspektiv
(N =antall deltagere) nummer* (fase) resultater
Voksne pasienter med | Fosamatinib 100- Placebo. Antall pasienter NCT02076399 Fullfgrt april
kronisk immunologisk | 150 mg administrert med stabilt Fase llI 2016.
trombocytopeni to ganger daglig i platetall over Publikasjon
(n=76). 24 uker. 50 000/uL ved foreligger.

minst 4 av de 6

planlagte visittene

mellom uke 14 og

24.
Voksne pasienter med | Fosamatinib 100- Placebo. Antall pasienter NCT02076412 Fullfgrt august
kronisk immunologisk | 150 mg administrert med stabilt Fase lll 2016.
trombocytopeni to ganger daglig i platetall over Publikasjon
(n=74). 24 uker. 50 000/uL ved foreligger.

minst 4 av de 6

planlagte visittene

mellom uke 14 og

24.

*ClinicalTrials.gov Identifier www.clinicaltrials.gov
Relevante vurderingselementer for en metodevurdering

Klinisk effekt relativt til komparator Ny virkningsmekanisme
Sikkerhet relativt il komparator Ny bivirkningsprofil
Kostnader/ressursbruk
Kostnadseffektivitet
Organisatoriske konsekvenser O
Etikk O
Juridiske konsekvenser O
Annet O
Hva slags metodevurdering kan vare aktuell
Hurtig metodevurdering
Fullstendig metodevurdering O
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Tilgjengelig fra: http://www.io.nihr.ac.uk/report/fostamatinib-for-chronic-immune-thrombocytopenic-purpura/
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17.01.2020 - henvisning il publiserte resultater fra de kliniske studiene

Folkehelseinstituttet har i samarbeid med Statens legemiddelverk ansvar for den nasjonale funksjonen for metodevarsling. Metodevarsling skal sikre at nye og
viktige metoder for norsk helsetjeneste blir identifisert og prioritert for metodevurdering. Statens legemiddelverk har ansvar for innholdet i metodevarsler om
legemidler som fremstiller et overordnet bilde av det kommende legemidlet pa et tidlig tidspunkt. MedNytt er Folkehelseinstituttets publiseringsplattform for
metodevarsler. For mer informasjon om metodevarsler, se Om MedNytt.
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