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som Palko godkéant 4 februari 2022. Lank till den ersattande rekommendationen.
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Nusinersen vid behandling av sjukdomen SMA — Godkand vid tjansteutbudsradet for halso- och sjuk-
vardens mote den 15 mars 2018

Tjansteutbudsradets Re-
kommendation

Inledande av behandling med nusinersen skulle kunna hora till det na-
tionella tjansteutbudet vid behandling av sjukdomen SMA nér
patientens SMA-diagnos har gjorts fore tva ars alder

symptomen som lakaren konstaterat borjat hos patienten fére 20 mana-
ders alder

patienten &r hogst 17 ar

patienten inte &r i behov av kontinuerligt andningsstéd och

det inte foreligger ndgot annat medicinskt hinder for behandling.

Att fortsatta behandlingen skulle, bedémd ur ett medicinskt perspektiv,
vara motiverat i frdiga om patienter som enligt en klinisk bedomning vid
regelbunden uppféljning haft nytta av behandlingen.

Det nuvarande listpriset per patient for lakemedlet nusinersen &r dock
alltfor hogt i forhallande till den forvantade effekten for att lakemedlet
ens skulle kunna tas med i tjansteutbudet fér de patienter som konsta-
terats ovan.

For andra patientgrupper som har sjukdomen SMA an de ovan namnda
ar nusinersen-behandling inte medicinskt motiverad.

Halsoproblemets sva-
righetsgrad och ut-
bredning

Sjukdomsbilden for sjukdomen SMA i de olika undergrupperna varierar
betydligt frdn en mycket svar sjukdom som for en del patienter leder till
doden i spadbarnsaldern till lindrig muskelsvaghet hos vuxna.
Uppskattningar som galler antalet nya SMA-patienter per &r varierar
mellan 3 och 10 patienter. Enligt Fimeas utvarderingsrapport diagnosti-
ceras i Finland arligen hogst 8 nya patienter som har sjukdomen SMA.
Antalet patienter som har sjukdomen SMA beddms for narvarande
uppga till hogst 180. Endast en del av patienterna skulle vara lampade
att fa nusinersen-behandling.

Effekter

Nusinersen har konstaterats forbattra den motoriska funktionsfor-
magan och den motoriska utvecklingsnivan hos en del av de barnpati-
enter som har sjukdomen SMA med symptom. Enligt kortvariga under-
sokningar minskar nusinersen dédsrisken for SMA-patienter som in-
sjuknat i spadbarnséaldern eller behovet av langvarigt assisterat and-
ningsstod jamfort med placebobehandling, men uppgifter om behand-
lingens langtidseffekter saknas. Nusinersen botar inte det genfel som
orsakar sjukdomen SMA.

Sakerhet

Delomréden for utvarderingen

Biverkningar med anknytning till doseringen av nusinersen har rappor-
terats och de motsvarar vanliga incidenter i samband med spinalpunkt-
ion. Det har rapporterats om biverkningar i form av olika symptom som
galler andningsvagarna, och att sarskilja dem fran den naturliga symp-
tombilden hos sjukdomen SMA é&r utmanande. Uppgifter om behand-
lingens langtidseffekter saknas.

Kostnader och bud-
getkonsekvenser

Listpriset for en dos av nusinersen ar cirka 83 000 euro. Lakemedels-
kostnaderna for en patient under det forsta behandlingsaret skulle vara
cirka 500 000 euro och de foljande &ren cirka 250 000 euro/ar. Enligt
Fimeas budgetkonsekvensbeddmning skulle de sammanraknade lake-
medelskostnaderna for nusinersen-behandlingen enligt listpriset for
SMA |-, SMA II- och SMA llI-patienter under det forsta behandlingsaret
vara cirka 13,5 miljoner euro och under det femte aret 8,4 miljoner
euro, om antalet patienter som far behandlingen arligen ar nagot under
30.



https://palveluvalikoima.fi/nusinerseeni-sma-taudin-hoidossa-paivitetty-suositus
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Etik och ekonomi som
en helhet

Nusinersen ar i forhallande till sitt pris ett mycket dyrt lakemedel och
det &r etiskt motiverat att begransa anvandningen av det till att endast
omfatta svart sjuka patienter for vilka lakemedelsbehandling forbattrar
eller uppratthaller den motoriska formagan och minskar behovet av yt-
terligare hjalp.

Insamling av ytterli-
gare ron

SMA ér en sallsynt sjukdom och det finns forskningsrén i mycket be-
gransad omfattning om langtidseffekterna av behandling med nusiner-
sen. Darfor ar det nédvandigt att systematiskt samla in ytterligare in-
formation om anvandning, kostnader, behandlingsresultat och séker-
heten i fraga om behandling med nusinersen i samband med en even-
tuell klinisk anvandning av det.

Ovrigt

Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden utfardar senast hdsten
2018 en kompletterande rekommendation om de narmare medicinska
kriterier som ska tillampas vid fortsatt behandling.

Rekommendationen galler hogst till utgdngen av 2022.

Diagnos (ICD-10)-koder

G12.0 Infantil spinal muskelatrofi, typ | (Werdnig-Hoffmann)
G12.1 Annan hereditar spinal muskelatrofi

Bakgrundsmaterial och kal-
lor

Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvardens motiveringspromemoria
(pé finska), Fimeas utvarderingsrapport (pa finska, svensk resumé)
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http://www.fimea.fi/documents/160140/1454401/2016_14_Reslitsumabi+vaikean+eosinifiilisen+astman+hoidossa.pdf/13722b81-b522-4c76-bf0b-8d3a9f8035dahttp:/www.fimea.fi/documents/160140/1454401/2016_14_Reslitsumabi+vaikean+eosinifiilisen+astman+hoidossa.pdf/13722b81-b522-4c76-bf0b-8d3a9f8035da

