Hpydosebehandling med Autolog Stamcellestgtte
(HMAS) = autolog-SCT.

Veletablert metode i malign hematologi/onkologi der
benmargstoksistet er dosebegrensende — fra 1980
arene.

Meget effektiv “immunoablativ” behandling ->
potensiale for autoimmune sykdommer? (gener,
miljg, uflaks)
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AUTOLOGOUS HSCT FOR AUTOIMMUNE DISEASES
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Eradikerer “autoimmun hukommelse”, nytt T- og B-cellerepertoire — neppe kurativt!
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Marmow Transp iastation

mm% HSCT Activity in Europe 1990-2012:
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Forlopp efter HSCT (farste svenske MS pasient, auto-SCT 2004)

Tioarskontroll
— Inga skov

— Inga tecken till sjukdom
vid MR-undersokning
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Status auto-SCT 2014, Sverige
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RK. Burt et al. R e
Opublicerade data, ca 150 patienter, 2014

 5-ars relaps-, progressions- och
sjukdomsfrioverlevnad:
— 80-87%, 77-88% och 68%

— Inga dodsfall, totalt ca 200 patienter
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ca 100 norske pasienter
behandlet | utlandet (til 2014)

« 47 (25-66) ar (jamfor Sverige 31 ar)

 Land
— Ryssland (Moskva) 70%
— Sverige 10%
— Mexico 10%
— Israel 5%
— Italien 5%

o Kostnhad (median)
— 440 000 (250 000 — 1 150 000) Nkr
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Forts.

o Uppfoljning
— Fastlege, hematolog eller neurolog 70%
— Transplantationscentra (e] | Norge) 12%
— Nekade uppfdljning 5%
— Saknas kommentar 13%
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2013 Nevrologene “samlet seg” — Nasjonalt MS senter v/HUS- nasjonal indikasjons
konsensus.

Nasjonal hematologisk konsensus om en protokoll, HUS gnsket nasjonal funksjon
Minimetode evaluering fra HUS, eller rett til full metodeevaluering?
HUS fikk aksept for a starte HMAS ved MS av fagdirektgren?
Full metodeevaluering 2015, Kunnskapssenteret
(ingen RCT), mortalitet <2%, lav tillit til effektestimater

Helsegkonomi

Beslutningsforum 2016: “Virksomheten tillates kun kontinuert i en
randomisert studie”

Studieprotokollen skal etter planen ferdigstilles 120517

Utfordring; kontrollarmen ??7?
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Autolog hematopoietisk
stamcelletransplantasjon ved
multippel sklerose

Godt kontrollerte studier som systematisk undersoker effekt og sikkerhet av autolog
stamecelletransplantasjon sammenliknet med annen relevant behandling er
nedvendig for a avklare nytten av denne behandlingen. En pagaende randomisert

kontrollert studie med 120 inkluderte pasienter og fem ars oppfelgingstid er

forventet 4 vaere ferdigstilt i 2021.
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dSSC og autolog — SCT: enklere —to RCT foreld

Burt RK et al Autologous non-myeloablative haematopoietic stem-
cell transplantation compared with pulse cyclofosfamide once per
month for systemic sclerosis (ASSIST): an open-label, randomized
phase Il trail, The Lancet 2011; 378(9790):498-506

Van Laar et al Autologous haematopoietic stem-cell transplantation
vs intraveous pulse cyclofosfamide in diffuse cutaneous systemic
sclerosis: a randomized clinical trial. JAMA 2014; 311 (24): 2490

Gunhild Stordalen ?

April 2015 Mini metodeevaluering OUS, basert pa nasjonal
revmatologisk konsensus.

Aksept fra fagdiretgren, inntil full metodeevaluering foreligger —
hgsten 20177
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Er fagmiljgene for sent “pa banen”?

Er prosessen hensiktsmessig?

| begge eksempler foreligger det “europeiske guidelines” for auto-SCT,
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