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1 Diese Zusammenfassung wird Ihnen als Service des IQWiG bereitgestellt. Für weitergehende Informationen zum Gegenstand und Ergebnis der Bewertung wird auf die 
Dossierbewertung zum Projekt A25-136 verwiesen. Über den Zusatznutzen beschließt der G-BA. 

Arzneimittelbewertung auf einen Blick: A25-1361 

Avapritinib (indolente systemische Mastozytose) 
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Fragestellung der Nutzenbewertung 

Population erwachsene Patientinnen und Patienten mit indolenter systemischer Mastozytose (ISM) mit mittelschweren bis schweren 
Symptomen, bei denen mit einer symptomatischen Behandlung keine ausreichende Kontrolle erzielt werden kann 

Intervention Avapritinib 

Vergleichstherapie individualisierte Therapie unter Auswahl von 
 Cladribin 
 Peginterferon alpha-2a ± Prednison 
 Midostaurin 
 Best Supportive Care 

Endpunkte mindestens 1 patientenrelevanter Endpunkt 
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Übersicht der positiven und negativen Effekte 

 Größe der Effekte Aussagekraft der Effekte 

Mortalität Ø – 

Morbidität Ø – 

Symptome Ø – 

Gesundheitsbezogene Lebensqualität Ø – 

Nebenwirkungen Ø – 
 Ø keine (geeigneten) Daten – nicht zutreffend 

↔ kein Vorteil oder Nachteil ★ gering 
↑ bzw. ↓ geringer Vorteil bzw. Nachteil ★★ mittel 

↑↑ bzw. ↓↓ mittelgroßer Vorteil bzw. Nachteil ★★★ hoch 
↑↑↑ bzw. ↓↓↓ großer Vorteil bzw. Nachteil   

 

Insgesamt: kein Vorteil oder Nachteil (keine geeigneten Daten) 
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Evidenzbasis und inhaltliche Besonderheiten 

 Evidenzbasis: doppelblinde, randomisierte Studie PIONEER zum Vergleich von Avapritinib + BSC 
(n = 141) mit Placebo + BSC (n = 71) 

 Im Rahmen der Studie war keine individualisierte Therapieentscheidung möglich. Es ist unklar, ob in 
der Studie PIONEER eine bestmögliche, patientenindividuell optimierte Behandlung zur Linderung 
von Symptomen durchgeführt wurde. Die Studie war somit nicht geeignet die Fragestellung zu 
beantworten. 
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