Amgenin kommentti Fimean julkaisemaan arviointiraporttiin:

Karfiltsomibin, deksametasonin ja daratumumabin yhdistelm&dhoito uusiutuneen multippelin
myelooman hoidossa

Kiitdmme Fimeaa arvioinnista ja mahdollisuudesta kommentoida sitd. Haluamme jatkossakin
kehittdaa yhteistyota ladkealan toimijoiden valilla, jotta sairaalaldadkkeiden kayttdonotto ja siihen
liittyva paatoksenteko on ennakoitavaa ja mahdollistaa innovatiivisten, potilaiden terveytta
merkittavasti hyodyttavien laakkeiden saatavuuden potilaille taloudellisesti kestavalla tavalla.

Ladkkeestd hyotyvat potilaat

Myelooman hoito kehittyy nopeasti ja talla hetkelld erilaisia mahdollisia hoitoyhdistelmia on
saatavilla suuri maara. CANDOR-tutkimuksessa kaikki potilasalaryhmat hyotyivat daratumumabin
lisdadmisesta Kd- hoitoyhdistelmaan. Relapsoituneen taudin hoidon valintaan vaikuttaa mita
hoitoja on aiemmin kdytetty myelooman hoidossa. Suurin tarve tallaiselle niin sanotulle “imid-
vapaalle” KdD-hoitoyhdistelmélle on ensimmaisen ja toisen relapsin potilailla, jotka eivat enda
hyody tai siedd lenalidomidihoitoa ja ovat mahdollisesti korkean riskin potilaita.

Terveystalousanalyysi

Fimea on arviointiraportissaan tuonut esille kustannusvaikuttavuusanalyysia koskevia
epdvarmuustekijoita, joista keskeisin liittyy kokonaiselossaoloajan mallintamiseen. Keskeisina
oletuksina ovat parametristen jakaumien valinta ja CANDOR-tutkimuksen ulkopuolisen tiedon
kayttd kokonaiselossaoloajan mallintamisen tukena.

Tunnistamme Fimean esiintuomat terveystalousmallinukseen liittyen epdvarmuustekijat.
Esiintuodut epdvarmuustekijat ovat kuitenkin tyypillisia pitkan aikavadlin mallinnukselle, ja
esittamdssamme analyysissa kdytetyt valinnat ovat perusteltuja ja asianmukaisia. Olemme
pyrkineet huomioimaan mallinnukseen liittyvda epavarmuutta kattavilla herkkyysanalyyseilla.

Kokonaiselossaoloaika

Fimea on omassa analyysissaan olettanut potilaiden kuoleman riskin pysyvan samana yli
tarkasteluajan, eli potilaan elinajan. Tama oletus johtaa mahdollisesti KdD ja Kd -hoitojen
kokonaiselinaikahyo6tyjen aliarviointiin. Piddmme uskottavampana, ettd keskimaardisen potilaan
riski on taudin alkuvaiheessa suurempi ja vahenee ajan kuluessa. Tama johtuu siitd, ettd vanhemmat
ja muuten suuremman riskin potilaat kasvattavat keskimaardisen potilaan riskia tarkasteluajan
alkupuolella. Fimean valitsemasta menetelmastd poiketen olemme kokonaiselinajan
mallinnuksessa ottaneet huomioon ajan mahdollisen vaikutuksen kuoleman riskiin.

Fimea toteaa, CANDOR-tutkimuksen seuranta-ajan olevan toistaiseksi lyhyt (mediaani 27,8
kuukautta), ja siksi kokonaiselinajan arviointiin liittyy epavarmuutta. Olemme pyrkineet
hallitsemaan tata epavarmuutta soveltamalla kokonaiselinajanarviointiin pidemman seuranta-ajan
tutkimustietoa kayttamalla perusteltuja ja asianmukaisia menetelmia.



Tunnistamme elinajan mallinnukseen liittyvan epdvarmuuden, mutta uskomme esittamiemme
menetelmien ja sitd kautta analyysin olevan vaihtoehtoisia menetelmid perustellummat ja tulosten
taten luotettavammat.

Yhteenveto

Vaikka elinajan mallinnukseen liittyy tyypillista epdvarmuutta, tulokset osoittavat, etta KdD
kdyttoonotto mahdollistaa terveyshyotyja uusiutunutta tai refraktaarista multippeli myeloomaa
sairastavilla potilailla, jotka ovat saaneet yhta tai useampaa aiempaa hoitoa. KdD:n mahdollistama
elinaikahyoty on havaittavissa sekd Fimean ettd myyntiluvanhaltijan analyyseissa.

Arviointiraportin tuloksia tulkittaessa tulisi huomioida, etta lddkehoitojen mahdollisia sopimuksia
tai sairaala-alennuksia ei olla huomioitu. Kustannusvaikuttavuuteen ja budjettivaikutukseen liittyvat
kysymykset ovat suurelta osin ratkaistavissa sopimus- ja hinnoittelumalleilla terveydenhuollon
yksikodiden kanssa.
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