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▢ 제형, 성분․함량 : 
- 250mcg: 1 바이알 중 romiplostim 250mcg
- 500mcg: 1 바이알 중 romiplostim 500mcg

▢ 효능 효과 : 
- 코르티코스테로이드 또는 면역글로불린 또는 비장절제술에 충분한 반응을 보이지
않은 만성 면역성(특발성) 혈소판 감소성 자반증 환자에서의 저혈소판증 치료. 이
약은 출혈의 위험이 증가하는 임상적 상태의 저혈소판증을 갖는 환자에서만 사용
한다. 혈소판 수를 정상화시키기 위한 목적으로 사용하지 않는다.

▢ 약제급여평가위원회 심의일

   2015년 제9차 약제급여평가위원회 : 2015년 8월 13일

   2016년 제1차 약제급여평가위원회 : 2016년 1월 12일 [재평가]
- 중앙심사평가조정위원회 심의일 : 2012년 6월 18일

약제 요양급여의 적정성 평가 결과 

romiplostim 250mcg, 500mcg
(로미플레이트주250마이크로그램,엔플레이트주500마이크로그램,

한국쿄와하코기린(주))

※ 약제급여평가위원회 평가결과 중 해당 제약회사의 영업상 비밀에 해당하는 내용(신청자의견,

신청가격 및 이와 관련된 투약비용, 재정영향 금액 등)은 공개대상에서 제외하였습니다.
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가. 평가 결과

▢ 1차 심의결과(2015년 제9차 약제급여평가위원회)

○ 비급여

- 신청품은 “코르티코스테로이드 또는 면역글로불린 또는 비장절제술에 충분한 반응을

보이지 않은 만성 면역성(특발성) 혈소판 감소성 자반증 환자에서의 저혈소판증 치료”

에 허가받은 약제로 위약대비 혈소판 반응에 유의한 개선을 나타내었으나, 대체약제

(현행치료) 대비 비용효과성이 불분명하므로 비급여함.

▢ 최종결과

○ 급여의 적정성이 있음

※ 2016년 제1차 약제급여평가위원회 결과: 급여의 적정성이 있음

- 신청품은 “코르티코스테로이드 또는 면역글로불린 또는 비장절제술에 충분한 반응을

보이지 않은 만성 면역성(특발성) 혈소판 감소성 자반증 환자에서의 저혈소판증 치료”

에 허가받은 약제로 위약대비 혈소판 반응에 유의한 개선을 나타내었으며, 대체약제

(현행치료) 대비 효과가 유사하며, 투약비용이 대체약제보다 저렴하여 비용 효과적이

므로 급여의 적정성이 있으며, 약가협상생략기준금액( )1) 이하

로 상한금액 협상절차를 생략함.

나. 평가 내용

○ 진료상 필수 여부

- 신청품은 “코르티코스테로이드 또는 면역글로불린 또는 비장절제술에 충분한 반응을

보이지 않은 만성 면역성(특발성) 혈소판 감소성 자반증 환자에서의 저혈소판증 치료”

에 허가받은 약제로, 대상 질환은 생존을 위협할 정도에 해당하는 심각한 질환에 해당

하지 않으며, 생존기간의 상당기간 연장 등 임상적으로 의미 있는 개선여부가 불분명

한 점 등을 고려시 진료 상 반드시 필요한 약제에 해당하지 않음.
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○ 경제성평가 자료 제출 생략 가능 여부

- 신청품은 “코르티코스테로이드 또는 면역글로불린 또는 비장절제술에 충분한 반응을

보이지 않은 만성 면역성(특발성) 혈소판 감소성 자반증 환자에서의 저혈소판증 치료”

에 허가받은 약제로 치료적 위치가 동등한 약제가 없으나, 희귀질환 치료제에 해당하

지 않고 대상질환이 생존을 위협할 정도의 심각한 질환에 해당하지 않는 점을 고려

시 경제성평가 자료 제출 생략 가능 약제에 해당하지 않음.

○ 임상적 유용성

- 신청품은 TPO(Thrombopoietin) receptor agonist(혈소판 증식인자 수용체 작용제로)

서, 교과서 및 임상진료지침에서 코르티코스테로이드 또는 면역글로불린 또는 비장절

제술에 충분한 반응을 보이지 않은 만성 면역성(특발성) 혈소판 감소성 자반증[ITP,

Immune(Idiopathic) Thrombocytopenic Purpura] 환자의 혈소판 감소증 치료에 사용하

도록 추천되고 있음.2)3)4)5)

§ 신청품은 thrompoietin receptor agonist로 작용하는 protein으로 혈소판 생성을 증

가시키며, 효과는 전형적으로는 2-3주후에 보이지만 중단 후 몇 주(a few weeks)안

에 사라짐.6)

§ 치료 중단 시 대부분의 환자가 낮은 혈소판 수치로 돌아가며(~10% transiently

falling below baseline platelet counts), 일부 환자의 경우 성공적으로 치료를 중단

할 수 있었음7)

- 신청품의 임상문헌으로 위약대조 3상 임상시험 1편8) 및 Open-label extension study

2편9)10), SR 1편11) 등 4편의 문헌을 분석함

§ 18세 이상, 혈소판 수치 30×109/L 미만(with none>35×109/L)의 만성 ITP 환자

(N=125; splectomized=63, non-splectomized=62)를 대상의 위약 대조 3상 임상시

험12)에서 1차 변수인 지속적 혈소판 반응13)은 비장 절제환자(신청품 vs 위약;

38.1% vs 0%, P<0.0013)와 비장 비절제환자(60.9% vs 4.8%, P<0.0001) 두 군에서

신청품과 위약 간 차이가 유의하였음.

§ 상기 3상 임상14)에서 출혈(bleeding adverse event)15), 혈전증 이상반응(thrombotic

adverse events)을 분석한 결과(ad hoc analyses)16), 3상 임상에서 신청품군은 위약

대비 출혈에서 차이가 유의하지 않았으나(57% vs 61%, P= 0.68), Grade 2 이상의

출혈 이상 반응에서 차이가 유의하였고(15% vs 34%, P= 0.018). 혈전증은 신청품군

2.4%, 위약군 2.4%(patient incidence17))발생함.

§ 동 임상의 open-label extension study(n=10118))19)20)에서 출혈은 1-24주
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48%(48/101), 24-48주 30%(28/93) 등이었으며 Grade 2 이상의 출혈은 1-24주

23%(23/101), 24-48주 12%(11/93) 등 이었음. 혈전증은 4%(4/101) 발생함.

§ 이전에 romiplostim 임상시험에 참여한 환자를 대상(n=292)으로 단일군, 장기 안전

성, 효능 측정을 위한 임상시험21)에서 신청품을 주 1회 피하주사로 5년까지 투여

시, 95% 환자에게서 최소 1회 이상 혈소판 반응22)이 관찰되었으며, 약 92%23)의 환

자가 혈소판 반응을 유지함.

§ Chronic ITP 환자에게 TPO receptor agonists를 투여한 RCT 대상의 체계적 문헌

고찰24)에서 6개의 RCT25)26)(n=808, 위약대조 5편, SOC 대조 1편)가 포함되었고 1차

변수27)중 생존은 연구되지 않았으며 다른 1차변수인 중대한 출혈의 개선28)은 TPO

receptor agonists와 대조군(위약, SOC)간에 유의한 차이를 보이지 못함(versus

placebo risk ratio (RR) 0.48, 95% CI 0.20 to 1.15; versus SOC RR 0.49, 95% CI

0.15 to 1.63)

○ 비용 효과성

- 신청품은 “corticosteroid와 IVIg에 불응인 비장절제술환자 또는 corticosteroid와 IVIg

에 불응인 비장절제술이 의학적 금기인 환자”에 급여가 타당하며29), 해당 적응증에서

치료적 위치가 동등한 대체가능 약제가 존재하지 않으나, 해당 적응증의 현행 치료법

인 human immunoglobulin-G, immunoglobulin anti-D를 대체약제로 선정함.

- 신청품의 24주 투약비용은 원으로, 대체약제의 투약비용 원30)31)

대비 저렴함.

§ 대체약제 32)을 반영한 신청약제의 단위비용은 250mcg: 원/병, 500mcg:

원/병임.

§ 신청품의 약가협상생략기준금액은 250mcg: 원/병, 500mcg: 원/병임.33)

※ 신청품은 6개월 이후 재투여 및 장기간 투여에 대한 임상근거34)35)가 있으나, 대

체약제 반복투여의 경우 임상문헌의 대상 환자군에 차이가 있고 국내 증례가 많

지 않아 임상근거 제한점이 있으므로 투약비용에 불확실성이 있음. 다만, 면역글

로불린 반복투여의 효과가 제한적이기는 하나 지속적으로 투여는 가능하다는 임

상진료지침36)37), 전문가 의견38)39) 등을 고려하여 투약비용 비교가 가능한 것으로

인정함.
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○ 재정 영향40)

- 해당 급여기준(안)의 대상 환자수는 약 명41)42)43)이고, 제약사 제출 예상사용

량44)을 기준으로 신청품의 도입 후 절대재정소요금액45) 은 1차년도에 약

원, 3차년도에 약 원이 되고, human immunoglobulin-G, immunoglobulin

anti-D의 대체로 재정소요금액은 1차년도에 약 원, 3차년도에 약

원 절감될 것으로 예상됨.46)47)

※ 제약사 제출 예상사용량( )48)은 신청품의 시장점유율을 ,

으로 적용하여 산출한 것으로, 신청품의 대상 환자수 및 투여기

간, 점유율, 함량별 사용량 등에 따라 재정영향은 변동될 수 있음.

○ 제 외국 등재 현황

- 250mcg 함량은 A7 국가 중 미국, 영국, 일본, 프랑스, 독일, 이태리, 스위스에 등재되

어 있음.

- 500mcg 함량은 A7 국가 중 미국, 프랑스, 독일, 이태리, 스위스에 등재되어 있음.
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30) 대체약제 청구량에서 해당 적응증(corticosteroid와 IVIg에 불응인 비장절제술환자 또는

corticosteroid와 IVIg에 불응인 비장절제술이 의학적 금기인 환자)에 대한 청구량 비중 확인이
곤란하므로, 대체약제 투약비용의 산술평균값으로 비교함

31) 「신약 등 협상대상 약제의 세부평가기준」[별첨1] 3.1.2.가중1일 투약비용 ※대체약제의 적응증
이 다수이거나, 급여기준 등으로 인해 대체약제의 청구량 산출이 어려운 경우 대체약제 소요비용
의 산술평균(또는 중앙값)으로 함.

32) 대체약제의 적응증이 다수이거나, 급여기준 등으로 인해 대체약제의 청구량 산출이 어려운 경우
대체약제 소요비용의 산술평균(또는 중앙값)으로 함.

33)

34) Saleh MN et al. Safety and efficacy of eltrombopag for treatment of chronic immune
thrombocytopenia: result of the long-term, open-label EXTEND study. Blood.
2013;17(121):537-545.
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35) Saleh MN et al. Long-term safety and efficacy of eltrombopag in adults with chronic
immune thrombocytopenia (ITP): Report of up to 5.5 years of treatment in EXTEND. Blood.
2012; 120:21

36) GUIDELINES FOR THE INVESTIGATION AND MANAGEMENT OF IDIOPATHIC
THROMBOCYTOPENIC PURPURA IN ADULTS, CHILDREN AND IN PREGNANCY.
British Journal of Haematology, 2003, 120, 574–-596

37) Anderson et al. Guidelines on the Use of Intravenous Immune Globulin for Hematologic
Conditions. Transfusion Medicine Reviews, Vol 21, No 2, Suppl 1 (April), 2007: pp S9-S56

38) 제약사 제출자료, 대한혈액학회( ).
39)
40) 동 재정소요금액은 요양급여비용의 총액임(보험자 및 환자 부담금의 합)
41) 대한혈액학회( ):
42) 대한조혈모세포이식학회( ):
43) 대한혈액학회( ):
44) 제약사 제출 예상 사용량 (1차년도: 바이알, 2차년도: 바이알. 3차년도: 바이알)
45) 절대재정소요금액 = 제약사 제시 예상사용량( ) × 신청약가( 원/바이알)
46) 재정증감액=(대체약제의 산술투약비용을 반영한 단위비용-신청약가)×(제약사 제시 예상 사용량)
47) 대체약제의 적응증이 다수이거나, 급여기준 등으로 인해 대체약제의 청구량 산출이 어려운 경우
대체약제 소요비용의 산술평균(또는 중앙값)으로 함.

48)

1차년도 2차년도 3차년도
급여기준 대상환자수
시장점유율
신청품 대상환자수
예상 사용량


