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NT-réadet Halso- och sjukvardsdirektors-
natverket

NT-radets yttrande till landstingen gallande elosulfas
alfa (Vimizim) vid mukopolysackaridos typ IVA

NT-radet rekommenderar landstingen att avsta fran att anvanda elosulfas alfa
(Vimizim), pa grund av en mycket hog behandlingskostnad. i relation till nyttan.

Bakgrund

Davarande NLT-gruppen fick en forfragan fran Vastra Gétalandsregionen att yttra sig
géllande anvéandning av Vimizim vid mukopolysackaridos typ IVA (Morquio A-
syndrom, MPS IVA). Med anledning av detta uppdrogs TLV att inom sitt
kliniklakemedelsuppdrag ta fram ett halsoekonomiskt kunskapsunderlag' med
beddémning av kostnadseffektiviteteniav Vimizim vid.denna indikation.

Mukopolysackaridos typ IVA orsakas av brist pa enzymet galaktos-6-sulfatas. Detta
leder till ansamling av mukopolysackarider som orsakar skador pa vavnader och
organ. Symptomen domineras av paverkan pa skelett och komplikationer fran
nervsystemet.

Sjukdomens svarighetsgrad och prevalens

TLV papekar i sin rapport; att variationerna mellan lindriga och svara former av
sjukdomensstora, varfor bedémningar behdver goras pa individuell niva. Pa gruppniva
bedomer TLV darfor tillstandets svarighetsgrad som medelhdg till hog; NT-radet
anslutersig till denna bedémning..

Enligt TLV uppskattas knappt 10 patienter vara aktuella for behandling i Sverige

Klinisk nytta och risk

Sakerhet och effekten av behandling med Vimizim jamférdes med placebo i en fas 3-
studie i 176 patienter. Det priméra effektmattet var forandring av 6-minuters gangtest
efter 24 veckors behandling. Den promenerade strackan under 6 minuter var
signifikant langre i Vimizingruppen &n i placebogruppen; 22.5 m (K195, 4.0 — 40.9,
p=0.0174). Uppfdljningsstudier har visat att forbattringarna uppehallits i upp till 156
veckor.

Biverkningar var framst infektionsrelaterade, i allmanhet milda eller mattliga.

NT-radet anser att den kliniska effekten av behandlingen ar svarbedomd, eftersom den
kliniska studie som TLV i sitt underlag hanvisar till, endast beskriver
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surrogatmarkarer. Studier av hur Vimizim paverkar direkt patientnytta sasom
livskvaliteten saknas.
Risker med behandlingen bedoms som mattliga.

Halsoekonomisk vardering

TLV har gjort en bedémning av kostnaden for behandling med Vimizim. Eftersom
doseringen baseras pa patientens kroppsvikt har detta stor paverkan pa kostnaden for
behandlingen. For en patient som véger under 25 kg blir kostnaden omkring 3 800
000 kr per ar. Om patienten vager mer och behover tva doser, blir kostnaden cirka 7
800 000 kr per ar. Nagot forsok att berdkna kostnaden per QALY eller vunnet
levnadsar har inte gjorts.

Sammanvagd beddmning

NT-radets bedomningar gors utifran den etiska plattformens tre grundlaggande
priniciper; méanniskovardesprincipen, behovs-och solidaritetsprincipen samt
kostnadseffektivitetsprincipen.

Nar det galler lakemedel riktade mot sallsynta svara tillstand, vilket ar fallet med
Vimizim, finns det skal att acceptera en sémre kostnadseffektivitet &n vad som
normalt &r fallet for tillstand riktade mot vanligare tillstand eftersom gruppstorleken
paverkar mojligheten att utveckla lakemedel till rimliga kostnader. Samtidigt finns det
skal att stalla krav pa att effekten av behandlingen ska ha en mer substantiell inverkan
pé tillstdndet. Aven i de fall det har det, finns.det en Gvre grans for vilken relation
mellan kostnader och effekter som kan accepteras.

| fallet med Vimizim varierar sjukdomens svarighetsgrad mellan patienter, men for de
patienter som har en svar form av MPS IVA far behovet anses stort och att det darmed
ror sig om ett sallsyntsvart tillstand. Daremot ar effekten svarbedomd eftersom de
surrogatmatt som redovisas inte tillrackligt tydligt svarar upp mot kravet pa
substantiell dokumenterad effekt. Ingen formell berdkning av kostnadseffektiviteten
har kunnat goras i detta fall, eftersom data om paverkan pa livskvalitet saknas. Den
mycket hoga behandlingskostnaden medfor dock att oavsett hur lakemedlet paverkar
overlevnad eller livskvalitet &r det osannolikt att det skulle kunna betraktas som
kostnadseffektivt dven nar sjukdomens hoga svarighetsgrad och mycket laga
prevalens tagits i beaktande.

Mot bakgrund av ovanstaende blir NT-radets sammanvagda bedémning att avrada
landsting och regioner fran anvandning av Vimizim.

For NT-rédet,

Lars LOOf, tf ordférande

2 (3)



Sveriges 2014-04-22 3(3)

Kommuner
och Landsting

Referenser:

! http://www.tlv.se/lakemedel/Kliniklakemedelsuppdraget/avslutade-
halsoekonomiska-bedomningar/Halsoekonomisk-bedomning-av-Vimizim-vid-
Morquios-sjukdom/

Om NT-radets beslut:

http://www.janusinfo.se/Nationellt-inforande-av-nya-lakemedel/Nationellt-inforande-
av-nya-lakemedel/NT -radets-rekommendationer-grunder-till-beslut/

Narvarande vid beslut: Lars L66f, Uppsala/Orebro sjukvardsregion,

Eva Andersén Karlsson, sjukvardsregion Stockholm/Gotland, Peter Hoglund, Sédra sjukvardsregionen,
Anders Bergstrom, Norra sjukvardsregionen, Anna Lindhé, Vastra Gotalandsregionen, Marten
Lindstrom, Syddstra sjukvardsregionen

Jav: Ingen ledamot deklarerade nagon intressekonflikt for det aktuella arendet
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