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약제 요양급여의 적정성 평가결과

fostamatinib disodium hexahydrate (as fostamatinib 100, 150mg)
(타발리스정100,150밀리그램(포스타마티닙나트륨수화물), 제이더블유중외제약(주))

▢ 제형, 성분․함량: 

- 1정 중 fostamatinib 100mg, 150mg

▢ 효능·효과

- 이전 치료(예: 코르티코스테로이드, 면역글로불린, 엘트롬보팍올라민, 로미플로스
팀 또는 비장절제술 포함)에 불충분한 반응을 보인 성인 만성 면역 혈소판 감소
증(ITP) 환자의 혈소판 감소증 치료

▢ 약제급여평가위원회 심의일

   2025년 제3차 약제급여평가위원회: 2025년 3월 6일 

- 약제 급여기준소위원회 심의일: 2025년 1월 24일

※ 약제급여평가위원회 평가결과 중 해당 제약회사의 영업상 비밀에 해당하는 내용(신청자

의견, 신청가격 및 이와 관련된 투약비용, 재정영향 금액 등)은 공개대상에서 제외하였습

니다.
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가. 평가 결과  

▢ 평가금액 이하 수용 시 급여의 적정성이 있음

○ “신청품은 “이전 치료(예: 코르티코스테로이드, 면역글로불린, 엘트롬보팍올라민, 로미플로

스팀 또는 비장절제술 포함)에 불충분한 반응을 보인 성인 만성 면역 혈소판 감소증

(ITP) 환자의 혈소판 감소증 치료”에 허가받은 약제로, 혈소판 반응 등에서 대체약제와

효과가 유사하나, 대체약제 대비 소요비용이 고가로 이에 상응하는 비용효과성이 불분명

하여 비급여함.

- 단, 제약사가 대체약제의 가중평균가로 환산된 금액( 원/100mg/정, 원/150mg/정)

이하를 수용할 경우, 급여의 적정성이 있으며, 약가협상생략기준금액(대체약제 가중평균가의

100%, 원/100mg/정, 원/150mg/정) 이하를 수용할 경우 상한금액 협상절차를

생략함.

나. 평가 내용

○ 진료상 필수 여부

- 신청품은 “이전 치료(예: 코르티코스테로이드, 면역글로불린, 엘트롬보팍올라민, 로미플

로스팀 또는 비장절제술 포함)에 불충분한 반응을 보인 성인 만성 면역 혈소판 감소증

(ITP) 환자의 혈소판 감소증 치료”에 허가된 약제로 현재 eltrombopag, romiplostim 등

이 등재되어 있으므로 대체가능성 등을 고려 시, 약제의 요양급여대상여부 등의 평가기

준 및 절차 등에 관한 규정 제6조(진료상 반드시 필요하다고 판단되는 약제)에 해당한

다고 보기 어려움.

○ 임상적 유용성

- 신청품은 “이전 치료(예: 코르티코스테로이드, 면역글로불린, 엘트롬보팍올라민, 로미플

로스팀 또는 비장절제술 포함)에 불충분한 반응을 보인 성인 만성 면역 혈소판 감소증

(ITP) 환자의 혈소판 감소증 치료”에 허가받은 약제로, 대식세포에 발현한 Fcγ 수용체

를 매개로 하는 신호 전달을 억제하여 대식세포에 의한 혈소판 파괴를 저하시키고, B세

포의 항혈소판 자가항체 생성을 억제하는 기전의 비장 티로신 키나아제 억제제(Spleen

tyrosine kinase inhibitor)임.

- 교과서1)2)에서 만성 면역 혈소판 감소증 환자에게 사용 가능한 2차 치료제 중 하나로

언급하고, 임상진료지침3)에서는 혈소판 감소증 치료의 subsequent treatment 약물 중

하나로 신청품을 언급함.
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- [FIT1 + FIT2, 위약대조 3상]4) 지속성 또는 만성 면역성 혈소판 감소증 성인 환자5)를

대상으로 신청품(n=101), 위약(n=49) 2:1 무작위 배정하여 신청품의 유효성, 안전성을 평

가한 다기관6), 이중눈가림, 위약 대조 3상 연구 결과,

§ (1차 유효성 평가변수) 24주차 stable response7)를 보인 환자의 비율은 신청품군에서

18%(18명/101명), 위약군 2%(1명/49명)로 신청품군에서 안정 반응을 보인 환자의 비율

이 유의하게 높았음8). (p=0.0003)

ü stable responder의 77%(14명/18명)은 14∼24주 동안 6회 방문 모두에서 반응을 보였음.

§ (2차 유효성 평가변수) baseline platelet count < 15,000/uL이었던 환자9)가 12주차,

24주차 PLT≧30,000/uL이고, 적어도 20,000/uL 이상 증가를 달성한 비율로, 신청품

군에서 위약군 대비 더 높았음10).

§ (post-hoc) overall response11), 반응시간12), 반응에 따른 혈소판 수13) 등을 분석함.

ü overall response는 신청품군에서 43%(43명/101명), 위약군 14%(7명/49명)로 신청품

군에서 유의하게 높았음. (p=0.0006)

ü 혈소판 수치 50,000/uL에 도달하는 시간의 중앙값은 overall responder 15일, stable

responder 15.5일이었음.

ü (median platelet counts) stable responders 및 overall responders의 혈소판 수는 신

청품 투여 2주차에 증가하여 거의 모든 시점에서 50,000/uL 이상을 유지하였으며, 위

약군은 치료 기간 동안 50,000/uL 이하로 유지됨14).

ü 24주 동안 혈소판 수의 중앙값은 stable responder 95,000/uL, overall responder

49,000/uL 이었음.

§ (subgroup 분석) 이전에 TPO-RA 치료를 받은 환자 47명 중 8명(17%)은 stable

response를 보였음. 8명 모두 효과 부족으로 TPO-RA를 중단했었음.

§ (ITP 약제와 병용) baseline 14일 전까지 안정적인 용량으로 복용했던 ITP 약제15)는

병용투여를 허용하였으며, 70명(46%)의 환자가 동시 복용하였음. 이러한 동시 복용 약

물은 연구 참여 전에 효과가 나타날 가능성이 매우 높으므로 연구 결과에는 영향을 주

지 않았을 것이라 간주됨.

§ (출혈 관련 사건) 중등도/중증 출혈 관련 이상반응은 신청품군의 overall responder에

서 9%, stable responder에서 6% 발생함. (vs. 위약 16%) 심각한 출혈 관련 이상반응

은 신청품의 어떠한 반응군에서도 나타나지 않았고 위약에서 10% 발생함.

§ (구조 약물 사용) 신청품군에서 위약군보다 구조 약물을 덜 복용하는 경향이 있었으나

통계적으로 유의하지 않았음. (30% vs. 45%, P=0.07)

§ (안전성 평가) FIT1 및 FIT2 연구에서 신청품군의 83%, 위약군의 75% 환자가 이상반

응을 경험함.

ü 가장 흔한 이상반응은 설사(신청품군 31% vs. 위약군 15%), 고혈압(28% vs. 13%),
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오심(19% vs. 8%), 현기증(11% vs. 8%), ALT 증가(11% vs. 0%), AST 증가(9%

vs. 0%)이었음.

ü 전체 감염 발생은 신청품군에서 위약군 대비 빈번했지만(30% vs. 21%), 중등도 또

는 중증 감염 발생률은 유사했음(8% vs. 6%).

ü 치료 중단으로 이어진 이상반응은 양군이 유사했음(10% vs. 8%).

ü 사망은 2명 발생함. (FIT1 위약군 1명, FIT2 신청품군 1명)16)

ü 혈전 색전증(thromboembolic event)은 발생하지 않았음.

- [3상 OLE 연장연구]17) 위약대조 3상(FIT1 또는 FIT2)에서 24주 치료를 완료하였거나,

최소 12주간 치료를 완료하고 효과 부족으로 중단한 환자18)를 대상으로 신청품의 장기

간 유효성과 안전성을 평가하기 위한 open-label 연장연구19)20)를 수행한 중간 결과21),

(투여기간 최대 31개월)22)23)

§ (유효성 평가변수) stable response, overall response 비율을 평가함.

ü stable response24)를 보인 환자 비율은 18%(27명/146명)이었고, 이들의 혈소판 수치

중앙값은 89,000/uL (22,350-277,000)이었음.

ü overall response25)를 보인 환자의 비율은 44%(64명/146명)이었고, 이들의 혈소판

수치 중앙값은 63,000/uL(14,500-277,000)이었음.

ü 이전 TPO-RA에 반응이 충분하지 않았던 환자 69명 중 24명(35%)에서 overall

response를 보임. 반응을 보인 24명 중 14명은 지속적으로 혈소판 수치≥ 30,000/uL

를 유지함.

§ (안전성 평가) 86%의 환자가 이상반응을 경험하였고, 가장 흔한 이상반응은 설사, 고

혈압, 오심, 비출혈, ALT 증가였음.

ü 대부분의 이상반응은 경증 또는 중등도이었으며, 감량, 투여 중단, 약물 복용으로 관리

가능하였음.

ü 연장 연구 기간 동안 새롭게 보고되었거나 더 빈도가 높아진 독성(toxicities)이나 불내

성(intolerabilities)은 발생하지 않음.

- [3상 OLE 5년 연장연구]26) Open-label 연장 연구의 5년27)28) 결과로, 신청품의 장기

유효성, 안전성 및 Thromboembolic event 발생률을 평가함.

§ (유효성 평가변수) 설정된 threshold(혈소판 수≥ 50,000/uL 또는 ≥ 30,000/uL)를 달성

한 환자의 비율, 구조요법을 받은 환자의 비율로,

ü 1번 이상 혈소판 수치≥ 50,000/uL를 달성한 환자는 54%(79명/145명)이었고, 64명

(44%, 64명/145명)은 12주까지 혈소판 수가 50,000/uL를 초과하였음.

ü 1번 이상 혈소판 수치≥ 30,000/uL를 달성한 환자는 70%(101명/145명)이었고, 91명

(63%, 91명/145명)은 12주까지 혈소판 수가 30,000/uL를 초과하였음.

ü 혈소판 30,000/uL 초과이면서, 12주차까지 50,000/uL를 달성하지 못한 37명의 환자는
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30,000/uL∼50,000/uL 사이에서 안정화 되는 경향을 보였음.

ü 44명(31%)의 환자는 baseline platelet 수치가 매우 낮았고(median 5,000/uL), 치료로

인한 이득이 없거나 제한적29)이었으며, 대개 6개월 이내 투여를 중단하였음.

ü 61명(41.8%)의 환자가 구조요법을 받았음.

§ (안전성, thromboembolic event) 5년간 신청품을 투여 받은 환자 146명 중 1명(0.7%)

에게서 thromboembolic event가 발생하였음.

ü 87%(127명/146명)의 환자가 혈전증(thrombosis) 위험인자를 가지고 있었고, 85명(58%)

은 여러 개의 위험인자를 가지고 있었음. (median 2: range 0-7)

§ (안전성, 그 외 이상반응) 89% 환자에서 이상반응이 보고되었고, 69%는 경증∼중등도이

었음. 연장연구 기간 동안 부작용 발생이 증가하거나, 새롭게 발견된 이상반응은 없었음.

ü 가장 흔한 이상반응은 설사, 고혈압, 오심, 비출혈이었고, 10%의 환자에서 ALT가 증가함.

ü 치료 관련 이상반응으로 13명(9%)의 환자가 용량을 감량하였고, dose interruption은

24명(16%)의 환자에서 발생함.

ü 4건의 사망30) 중 치료와 관련된 것으로 평가된 건은 없었음.

- [네트워크 메타분석]31) corticosteroids에 적절히 반응하지 않는 만성 ITP 환자의 치료

로 eltrombopag, romiplostim, fostamatinib(신청품)과 비교하여 avatrombopag의 유효성

및 안전성을 평가한 네트워크 메타분석 결과,

§ (선정 기준)32) 18세 이상의 만성 ITP 환자를 대상으로 eltrombopag, romiplostim,

fostamatinib(신청품), avatrombopag을 투여하고 위약 또는 비교 약제 중 하나와 비교하

여 혈소판 반응까지 기간, 구조요법 필요성, 병용 약제의 사용 감소, 출혈 사건 발생률,

사망, 이상 반응 등을 평가한 RCT 연구로 7개 연구33)가 선정됨.

§ (평가 결과) 모든 출혈사건 발생률 이외 유의한 차이가 관찰되지 않았음.

ü ‘모든 출혈사건 발생률’에서 avatrombopag은 eltrombopag, romiplostim 대비 유의하

게 낮은 결과를 보고하였고, 신청품(fostamatinib)과는 유의한 차이를 보이지 않았음.

ü ‘지속적 혈소판 반응’, ‘구조요법 필요성’, ‘출혈사건(WHO 2-4등급)’, ‘부작용 평가’에

서 avatrombopag은 모든 치료제(fostamatinib 포함) 대비 통계적으로 유의한 차이를

보이지 않았음.

ü ‘ITP 병용약제 사용 감소’에서 avatrombopag은 eltrombopag, romiplostim 대비 통계

적으로 유의한 차이가 없었음. (fostamatinib은 ITP 병용약제 감소에 대한 데이터가

없어 평가되지 않음.)

- 관련 학회34)에서는 신청품은 혈소판 파괴를 억제하는 새로운 기전의 약으로 혈소판 생

성을 촉진하는 기전인 TPO-RA에서 발생할 수 있는 혈전증 우려가 적은 장점이 있으

며, 위약 대조 임상을 통해 안전성 및 유효성을 확인하였고, 메타 분석에서도 대체약제

대비 유사함이 확인되므로 2차 약제로 급여 적정성이 있다는 의견임.
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○ 비용 효과성

- 교과서, 임상진료지침, 급여기준, 학회의견 등을 고려하여 eltrombopag, romiplostim을

신청품의 대체약제로 선정함.

- 신청품은 교과서, 임상진료지침, 임상연구 결과 등을 고려 시, 신청품은 대체약제 대비

효과가 유사하므로 투약비용 비교 대상에 해당함.

- 신청품의 1일 소요비용은 원/일으로, 대체약제 가중 1일 소요비용 원/일※

대비 고가임.

§ 대체약제가중평균가로환산된신청품의단위비용은 원/100mg/정, 원/150mg/정이고,

§ 약가협상생략 기준금액35)은 원/100mg/정, 원/150mg/정임.

※ 대체약제 중

, 유사 심의사례를 고려하여

을 적용하여 대체약제의 가중평균가를 산출함.

○ 재정 영향36)

1) 신청약가 기준

- 제약사 제출 예상사용량37)을 기준으로 신청품의 도입 후 절대재정소요금액38) 1차년도

약 원, 3차년도 약 원이고, 대체약제의 대체로 인해 재정소요금액은 1차년

도에 약 원, 3차년도에 약 원 증가될 것으로 예상됨39).

2) 대체약제 가중평균가로 환산된 가격 기준

- 제약사 제출 예상사용량40)을 기준으로 신청품 도입 후 절대재정소요금액은 1차년도에

약 원, 3차년도에 약 원이 되고, 대체약제의 대체로 인한 재정증분은 없음.

※ 신청품의 대상 환자 수, 투여기간, 시장점유율 등에 따라 재정영향은 변동될 수 있음.

○ 제외국 약가집 수재 현황

- 신청품은 A8국가 중 6개국(미국, 영국, 독일, 프랑스, 이탈리아, 일본) 약가집에 수재되

어 있음.
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150mg 정 정 정


