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▢ 제형, 성분․함량 : 

- 5mg: 1정 중 ruxolitinib phosphate (as ruxolitinib 5mg) 6.60mg

- 15mg: 1정 중 ruxolitinib phosphate (as ruxolitinib 15mg) 19.80mg

- 20mg: 1정 중 ruxolitinib phosphate (as ruxolitinib 20mg) 26.40mg

▢ 효능 효과 : 

- 중간위험군 또는 고위험군 골수섬유화증의 치료: 일차성 골수섬유화증, 진성적혈구

증가증 후 골수섬유화증, 본태성혈소판증가증 후 골수섬유화증

- 이 약의 유효성은 비장 용적 감소에 근거하였음.

▢ 약제급여평가위원회 심의일

   2014년 제 12차 약제급여평가위원회 : 2014년 11월 6일

- 암질환심의위원회 심의일: 2013년 5월 29일1), 2014년 9월 3일

약제요양급여의 적정성 평가 결과 

Ruxolitinib phosphate(as ruxolitinib 5, 15, 20mg)

6.60, 19.80, 26.40mg

(자카비정 5, 15, 20밀리그램, 한국노바티스(주))

※ 약제급여평가위원회 평가결과 중 해당 제약회사의 영업상 비밀에 해당하는 내용

(신청자의견, 신청가격 및 이와 관련된 투약비용, 재정영향 금액 등)은 공개대상

에서 제외하였습니다.
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가. 평가 결과 

▢ 급여의 적정성이 있음
○ 신청품은 “중간위험군 또는 고위험군 골수섬유화증의 치료: 일차성 골수섬유화증, 진성

적혈구증가증 후 골수섬유화증, 본태성혈소판증가증 후 골수섬유화증”에 허가받은 약제로

BAT와 비교 시 비장부피 감소 효과 등의 임상적 개선이 인정되나, 대체약제 대비 소요

비용이 고가이고 경제성평가 결과 비용효과적이지 않음.

○ 다만, 정부의 중증질환 보장성 강화 시책에 따라 질환의 중증도, 사회적 영향 등을 고려

시 제출된 비용효과비가 수용 가능하므로 급여의 적정성이 있음.

§ 한편 국내에 허가된 함량이 모두 평가신청되었고, 신청된 함량으로 조합가능하나

외국에서 10, 25mg의 제품이 허가받아, 해당 함량도 필요함을 위원회에서 언급함.

나. 평가 내용

○ 진료상 필수 여부

- 신청품은 “중간위험군 또는 고위험군 골수섬유화증의 치료: 일차성 골수섬유화증, 진성

적혈구증가증 후 골수섬유화증, 본태성혈소판증가증 후 골수섬유화증” 에 허가받은 약제로,

현재 골수섬유화증에 사용되고 있는 hydroxyurea가 급여2)되고 있으며, 관련 교과서3)4) 및

제외국 가이드라인5)6)에서도 동 질환의 치료제로 권고되고 있는 점 등을 고려 시, 진료상

반드시 필요한 약제에 해당하지 않음.

○ 임상적 유용성

- 신청품은 선택적인 JAK1/2 tyrosine kinase inhibitor7)로 골수섬유화증으로 인한 비장

비대 및 동반 증상을 완화시키는 약제로, 교과서8)9)에 임상시험 중인 약물로 소개되고

있음.

- 제외국 가이드라인에 따르면 일차성골수섬유화증에 사용할 수 있는 약제로 ruxolitinib,

hydroxyurea, thalidomide, lenalidomide 등이 권고되고 있고10), 비장비대 치료의

first-line으로 혈구감소증이 없는 경우 hydroxycarbamide11)를 권고하고 있고 second

line으로 JAK 저해제가 권고되고 있음12).

- IPSS 진단기준 intermediate-2 이상의 일차성 골수섬유화증, 진성적혈구증가증 후 골수
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섬유화증, 본태성혈소판증가증 후 골수섬유화증의 18세 이상 환자(n=309)를 대상으로 한

무작위, 이중맹검, 위약대조 3상 임상시험(COMFORT-I)13)에서 ruxolitinib과 위약을 1:1

로 투여한 결과, primary endpoint인 24주 시점에서 35% 이상의 비장부피 감소를 보인

환자 비율이 ruxolitinib 군 41.9%, 위약군 0.7%임(p<0.001).

§ 24주 시점에서 ruxolitinib 군 10명(6.5%), 위약군 14명(9.1%)의 환자가 사망하였고

(HR 0.67; 95%CI, 0.30-1.50; p=0.33), 4개월 뒤(planned data-collection cutoff) 분석

에서는 ruxolitinib 군 13명(8.4%), 위약군 24명(15.6%)의 환자가 사망하였음(HR

0.50; 95% CI, 0.25-0.98; p=0.04).

- IPSS 진단기준 intermediate-2 이상의 일차성 골수섬유화증, 진성적혈구증가증 후 골수

섬유화증, 본태성혈소판증가증 후 골수섬유화증의 18세 이상 환자(n=219)를 대상으로 한

무작위, 3상 임상시험(COMFORT-II)14)에서 ruxolitinib과 BAT(best available therap

y)15)를 2:1로 투여한 결과, 1차 효과변수인 48주 시점에서 35%이상의 비장부피 감소를

보인 환자 비율은 ruxolitinib 군 28%, BAT군 0%임(p<0.001).

§ 48주 시점에서 overall survival의 HR은 0.70(95% CI 0.20-2.49), 약 2개월 뒤(관찰

기간 중간값 61.1주) overall survival 분석 결과 HR은 1.01(95% CI 0.32-3.24)임.

- COMFORT-II의 3년 overall follow up 연구16)에서 ruxolitinib 군이 BAT군 보다 OS의

향상을 보임(HR 0.48; 95% CI 0.28-0.85, p=0.009)

- 암질환심의위원회17) 의견에 따르면, BJH guideline 및 NCI guideline에서 myelofibrosis

에 신청품을 권고하고 있고, 3상 무작위 배정 비교임상시험에서 placebo 대비 비장크기

의 감소와 생존율 연장 효과를 보였으며, best available thearpy(주로 hydroxyurea)와

의 무작위 배정 비교 임상시험에서도 비장크기의 유의한 감소효과를 보였으므로 임상

에서 필요한 약제로 판단됨.

- 학회의견에 따르면 신청품은 대상 환자들의 비장비대를 감소시켜 불편함을 감소시키고

질환과 관련된 증상을 완화시켜 삶의 질을 개선시키는 장점이 있음. 단점이라면 치료

초기에 혈액학적 부작용이 보다 심해 이에 대한 보조적 요법이 필요하다는 점이나 통

상적인 혈액학적 치료를 감안한다면 이는 충분히 조절가능하고 치료대비 효과를 고려

시 감내할 만한 수준임. 궁극적으로 생존기간의 연장을 반영할 수 있다면 타 약제에 비

해 월등히 우수하다고 볼 수 있음18).
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○ 비용 효과성

- “중간위험군 또는 고위험군 골수섬유화증의 치료: 일차성 골수섬유화증, 진성적혈구증가

증 후 골수섬유화증, 본태성혈소판증가증 후 골수섬유화증”에 허가받은 약제는 없으며,

「암환자에게 처방·투여하는 약제에 대한 요양급여의 적용기준 및 방법에 관한 세부사

항」40. 기타암, 골수증식성 질환에 사용하는 항암화학요법제로 공고되어 있고 가이드라인

에서 언급되고 있는 hydroxyurea와의 소요비용을 비교함.

- 신청품의 1주 투약비용은 원이며, hydroxyurea의 1주 투약비용은 원임.

- 신청품은 BAT(best available therapy: hydroxyurea 포함) 대비 비장부피 감소 등에 대

한 효과가 유의하게 개선되었고 소요비용이 고가이며, 비용-효용 분석 결과, ICER는

원/QALY임.

○ 재정 영향19)

- 해당적응증의 대상 환자수20)는 약 명이고, 제약사 제출 예상사용량21)을 기준으로

신청품의 도입 후 절대재정 소요금액은 1차년도 약 원, 3차년도 약 원이 예상

됨22).

§ 다만, 신청품의 대상 환자수 및 투여기간, 점유율, 함량별 사용량 등에 따라 재정영향은

변동될 수 있음.

○ 제 외국 등재 현황

- 신청품은 A7 국가 중 미국, 프랑스, 독일, 이태리, 스위스, 영국에 등재되어있음.

○ 기타 사항

- 국내 허가된 함량 모두 등재신청 되었으나 미국에는 5, 10, 15, 20, 25mg 다섯 가지 함

량이 등재되어 있고, 그 외 국가들에는 5, 15, 20mg 세 가지 함량이 등재되어 있음.
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