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WAR CG notulen avapritinib (Ayvakyt®) 
avapritinib (Ayvakyt®), voor de behandeling van gevorderde systemische 

mastocytose na ten minste 1 eerdere systemische behandeling. eerste 

bespreking  

16 september 2024  

 

FT: De FT-beoordelaar stelt de vragen zoals vermeld op de voorlegger.  

 

Reactie WAR:  

- De WAR-leden zijn het eens met de redenering, de beschreven 

onzekerheden en de GRADE-beoordeling in het FT-rapport. 

- De WAR-leden benadrukken dat er veel onzekerheid bestaat over de 

gevonden effecten, en dat er in de toekomst mogelijk meer 

langeretermijndata zal verschijnen. Ook wordt opgemerkt dat er in de 

samenvatting van het FT-rapport nu staat dat er voldoende vertrouwen is 

in het bewijs, terwijl er juist sprake is van veel onzekerheid. De WAR 

adviseert om deze bewoording aan te passen. 

- Het is onduidelijk wat de plaats van avapritinib is ten opzichte van 

allogene stamceltransplantatie. Als dit in de praktijk de enige curatieve 

behandeling is en vaak wordt ingezet, dan dient dit te worden 

meegenomen in het FT-rapport.  

 

Conclusie: De FT-beoordelaar zal de bewoording in de samenvatting aanpassen. 

Ook zal bij de beroepsgroep meer informatie over de inzet van alloSCT worden 

gevraagd. Daarnaast zal bij de registratiehouder worden nagevraagd wanneer er 

langeretermijndata zal verschijnen.  

 

BIA: De FE-beoordelaar heeft de BIA geïntroduceerd, maar geen vragen gesteld 

aan de WAR. Er wordt benadrukt dat input van de beroepsgroep op de geschatte 

patiëntaantallen noodzakelijk is. 

 

Reactie WAR:  

De WAR heeft geen inhoudelijke opmerkingen bij de BIA.  

 

Conclusie: Het Zorginstituut zal input ophalen bij de beroepsgroep. 

 

FE: DE FE-beoordelaar stelt de vragen zoals vermeld op de voorlegger. 

 

Reactie WAR: 

Wat betreft het FE-rapport heeft de WAR de volgende opmerkingen: 

- De WAR is het eens met het Zorginstituut dat de extrapolaties een erg 

positief beeld schetsen van de effecten van avapritinib. De WAR adviseert 

om de ontbrekende distributies te laten toevoegen door de 

registratiehouder. Alle distributies dienen te worden gevalideerd bij de 

beroepsgroep en dienen toegevoegd te worden aan de DSA.  

- De WAR vindt ook dat er een vorm van treatment waning toegepast dient 

te worden om zo de (onzekere) effecten op de lange termijn te corrigeren. 

Hierbij moet wel rekening gehouden worden met bijvoorbeeld time-on-

treatment; stoppen patiënten met de behandeling vanaf het moment dat 

treatment waning wordt toegepast? Dit dient gevalideerd te worden bij de 

beroepsgroep. 
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- De WAR merkt op dat avapritinib bijna alle gezondheidswinst lijkt te 

behalen in de progressievrije gezondheidstoestand, waarna patiënten snel 

overlijden. De WAR vraagt zich af of dit klinisch plausibel is.  

- De WAR is het eens met het Zorginstituut dat alloSCT uit de basecase van 

het model gehaald dient te worden. Uit de klinische data blijkt niet dat 

avapritinib wordt ingezet als overbruggingstherapie naar alloSCT, dus er 

bestaat onvoldoende bewijs om dit mee te nemen in de basecase. De 

WAR adviseert om de positie van alloSCT in het behandellandschap van 

AdvSM uit te vragen bij de beroepsgroep.  

- De WAR merkt op dat de registratiehouder aanpassingen gedaan heeft 

aan de verdeling van subtypes en verdeling van BAT behandelingen om 

deze beter aan te laten sluiten op de Nederlandse situatie. Dit heeft 

echter alleen effect op de kostenkant van het model. De WAR zou graag 

een scenario zien waarin deze aanpassingen niet gedaan zijn om de 

impact hiervan inzichtelijk te maken. 

- De WAR vraagt zich af of de onzekerheid rondom de HRs niet onderschat 

wordt in het model. 

- De WAR geeft aan dat de utiliteiten van de progressievrije 

gezondheidstoestand van grote invloed zijn op de resultaten van het 

model. De opmerkingen van het Zorginstituut omtrent de onzekerheden 

met betrekking tot de berekende utiliteit voor progressieve ziekte 

onderschrijft de WAR. Verder merkt de WAR op dat de disutiliteiten van 

BAT doorgetrokken lijken te worden over de gehele tijdshorizon. De WAR 

adviseert om deze punten nader te onderzoeken en zo nodig opheldering 

te vragen aan de registratiehouder.  

 

Conclusie: het Zorginstituut heeft aanvullende informatie nodig alvorens een 

definitieve conclusie te kunnen trekken. 
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avapritinib (Ayvakyt®), voor de behandeling van gevorderde systemische 

mastocytose na ten minste 1 eerdere systemische behandeling. tweede 

bespreking  

9 december 2024 

  

FE: De beoordelaar licht het FE toe. 
 

Reactie WAR: De WAR kan zich vinden in de door het Zorginstituut geformuleerde 

discussiepunten. De WAR onderschrijft dat de door de registratiehouder gekozen 
survival distributies resulteren in lange staarten en een erg rooskleurig beeld van 

de te verwachten effecten van avapritinib op de lange termijn. Ook merkt de WAR 

op dat andere conservatievere distributies in principe ook plausibeleopties zouden 

zijn en dat die in het model tot lagere gezondheidswinsten zouden leiden. Ook is 
de WAR het met het Zorginstituut eens dat de winst die aan avapritinib 

toegeschreven wordt omdat patiënten die stoppen met de behandeling nog 

(relatief lang) in de progressievrije gezondheidstoestand kunnen verblijven 
discutabel is.  

 

De WAR merkt nog op dat er erg forse mantelzorgkosten (voor 120 uur per 
maand) in rekening gebracht worden voor patiënten met progressieve ziekte. Dit 

terwijl progressievrije patienten geen mantelzorg nodig zouden hebben. De WAR 

betwijfelt of dit realistisch is.  
 

Er zijn geen opmerkingen over de antwoordbrieven. 

 
Conclusie: De analyse van de registratiehouder is voldoende voor besluitvorming.  

 

 

 

 


