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Medicinradets anbefaling vedrgrende
caplacizumab som mulig standardbehandling til
erhvervet trombotisk trombocytopenisk

purpura (aTTP)

Medicinradets anbefaling

Medicinradet anbefaler ikke caplacizumab som mulig standardbehandling til erhvervet trombotisk
trombocytopenisk purpura (aTTP).

Medicinradet finder, at der ikke er et rimeligt forhold mellem den kliniske merverdi og omkostningerne
ved behandling med caplacizumab.

Sygdom og behandling

Erhvervet trombotisk trombocytopenisk purpura (aTTP) er en autoimmun akut livstruende tilstand.
Antistoffer mod ADAMTS13 forhindrer spaltning af ultralange von Willebrand faktor-molekyler (VWF),
hvorved der opstar ukontrolleret dannelse af blodpropper i de sma blodkar.

aTTP behandles med daglig plasmaudskiftning og immunsupprimerende behandling, som opstartes, sa
snart der opstar klinisk mistanke om aTTP. Immunsupprimerende behandling bestar af
glykokortikosteroid. I nogle tilfelde anvendes supplerende eller alternativ immunsupprimerende
behandling, f.eks. i form af rituximab.

| Danmark estimeres der at vaere 15-20 patienter om aret.

Om lzegemidlet

Caplacizumab binder til ultralange VWF og heemmer interaktion mellem von Willebrand faktor og
blodplader. Herved bremses dannelsen af blodpropper.

Caplacizumab er indiceret til behandling af voksne, som oplever en episode med erhvervet trombotisk
trombocytopenisk purpura (aTTP) i forbindelse med plasmaudskiftning og immunsuppression.

Behandling med caplacizumab pabegyndes med en dosis pa 10 mg givet ved injektion i en blodare far
plasmaudskiftning. Behandlingen fortsaettes med en daglig injektion a 10 mg under huden pa maven efter
daglig plasmaudskiftning og i 30 dage efter opher af daglig plasmaudskiftning. Om ngdvendigt kan
behandlingen med caplacizumab forlaenges.
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Sundhedsfaglig vurdering

Medicinradet vurderer, at caplacizumab som tillzg til geldende standardbehandling til patienter med
aTTP giver en ikkedokumenterbar klinisk merveerdi sammenlignet med geeldende standardbehandling
alene. Evidensens kvalitet vurderes at veere meget lav.

Medicinradets vurdering af den sundhedsgkonomiske analyse i forhold

til klinisk mervaerdi

Behandling med caplacizumab i tilleeg til geeldende standardbehandling er forbundet med betydelige
meromkostninger sammenlignet med geeldende standardbehandling alene. Medicinradet vurderer, at der
ikke er et rimeligt forhold mellem meromkostningerne og den kliniske mervardi ved behandling med
caplacizumab.

Overvejelser om alvorlighed/forsigtighed

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

Om Medicinradets anbefaling

Medicinradets anbefaling bygger pa en faglig vurdering af, om ny medicin giver merveerdi for patienterne
i forhold til eksisterende behandling samt en vurdering af omkostningerne ved at anvende medicinen.
Regionernes indkebsorganisation 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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