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Medicinradets anbefaling vedrgrende liposomal
daunorubicin og cytarabin (CPX-351) som mulig

standardbehandling til akut myeloid leukaemi

Medicinradets anbefaling

Medicinradet anbefaler liposomal daunorubicin og cytarabin (CPX-351) som mulig standardbehandling
til behandlingsrelateret akut myeloid leukaemi (t-AML) eller AML med myelodysplasirelaterede
forandringer (AML-MRC) hos patienter som vurderes egnede til stamcelletransplantation.

Radet lzegger afgerende vaegt pa det kurative potentiale for CPX-351, idet langtidsoverlevelsen er
forbedret ved brug af CPX-351.

Medicinradet fremhaever, at der er en overlevelsesgevinst ssmmenlignet med standardbehandling for de
patienter, som kan modtage en stamcelletransplantation, hvilket betyder, at liposomal daunorubicin og
cytarabin (ligesom standardbehandlingen) kun ber anvendes til patienter, som vurderes at veere kandidater
til en stamcelletransplantation.

Medicinradet anbefaler, at man undersgger muligheden for hurtig cytogenetisk diagnostik, sadan at
patienter med de novo AML med MDS-forandringer (hgrer under MRC-AML) diagnosticeres tids nok til,
at CPX-351 kan overvejes som behandlingsmulighed.

Sygdom og behandling

Akut myeloid leukeemi (AML) er en akut og livstruende form for blodkraeft. Af nydiagnosticerede AML-
tilfaelde er en undergruppe karakteriseret ved at veere relateret til tidligere medicinsk behandling (t-AML)
f.eks. med kemoterapi, mens en anden undergruppe af AML er karakteriseret ved myelodysplastiske
forandringer (AML-MRC). Disse undergrupper er pa grund af den underliggende biologi forbundet med
kemoresistens og ringere overlevelse uanset alder end andre AML-undergrupper. 1-arsoverlevelsen for
disse patienter er ca. 31-56 %, mens 3-arsoverlevelsen er ca. 11-25 %.

De patienter, som vurderes at veere kandidater til kurativt regime, behandles for at genoprette normal
bloddannelse og opna komplet remission.

Om laegemidlet

CPX-351 er indiceret til behandling af voksne med nyligt diagnosticeret t-AML eller AML-MRC. CPX-
351 er en liposomal formulering, som kombinerer daunorubicin og cytarabin i en 1:5 molarratio.
Daunorubicin er celletoksisk og heemmer celledelingen. Cytarabin virker ogsa ved at heemme
celledelingen. Induktionsdosis er 44 mg/100 mg/m? pa dag 1, 3 og 5, og for konsolideringen er dosis 29
mg/65 mg/ m?pa dag 1 og 3.

Sundhedsfaglig vurdering
Medicinradet vurderer, at liposomal daunorubicin og cytarabin (CPX-351) til voksne patienter med
nydiagnosticeret t-AML og AML-MRC sammenlignet med kurativt regime giver en:

o Vigtig klinisk merveerdi (meget lav evidenskvalitet)
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Det fremhaves, at der ikke synes at vare en overlevelsesgevinst sammenlignet med standardbehandling
for de patienter, som ikke kan modtage en stamcelletransplantation, hvilket betyder, at liposomal
daunorubicin og cytarabin (ligesom standardbehandlingen) ikke bgr anvendes til patienter, som ikke
vurderes at vaere kandidater til en stamcelletransplantation.

Medicinradets vurdering af den sundhedsgkonomiske analyse i forhold

til klinisk mervaerdi

Behandling med CPX-351 er forbundet med betydelige meromkostninger pr. patient sammenlignet med
standardbehandling.

Tages sygdommens alvorlighed og det kurative potentiale i betragtning mener Medicinradet, at
meromkostningerne er rimelige sammenlignet med den kliniske mervaerdi, som leegemidlet tilbyder. Der
er tale om en behandling, som gives med kurative intentioner, hvor en del af patienterne helbredes (NNT =
3, opfalgningstid 2 ar). Behandlingen gives kun til patienter, som kan tale hgjdosis kemoterapi, og der er
saledes tale om patienter med en rimelig god almen tilstand, som forventes at kunne leve frem, hvis de
helbredes.

Overvejelser om alvorlighed/forsigtighed

Medicinradet har ikke fundet anledning til at inddrage forhold vedrgrende alvorlighed eller forsigtighed i
anbefalingen.

Relation til eksisterende behandlingsvejledning
Der er ingen behandlingsvejledninger udarbejdet af Medicinradet eller RADS indenfor omradet.

Om Medicinradets anbefaling

Medicinradets anbefaling bygger pa en faglig vurdering af, om ny medicin giver merverdi for patienterne
i forhold til eksisterende behandling samt en vurdering af omkostningerne ved at anvende medicinen.
Regionernes indkgbsorganisation Amgros indgar aftale om en pris for medicinen med ansggeren. Pa
baggrund af den forhandlede pris vurderer Medicinradet, om medicinens merveerdi star mal med prisen, og
om medicinen derfor kan anbefales som mulig standardbehandling.
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