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Sebelipas alfa vid behandling av brist pa lysosomalt surt lipas

Godkand vid tjansteutbudsradet for halso- och sjukvardens mote 12.6.2018

Tjansteutbudsradets re-
kommendation

Behandling med sebelipas alfa skulle inga i det nationella tjansteutbu-
det vid behandling av brist pa lysosomalt surt lipas hos infantile onset-
patienter, om priset pa lakemedlet var avsevart lagre. Det nuvarande
partiférsaljningspriset per patient for lakemedlet &r dock oskaligt hogt i
forhallande till den forvantade effekten for att lakemedlet skulle kunna
tas med i tjansteutbudet ens f6ér de patienter som har infantile onset-
varianten av sjukdomen.

Hos infantile onset-patienter dar livsfunktionerna betydligt har férsam-
rats p& grund av de forandringar sjukdomen orsakat ar det inte medi-
cinskt motiverat att inleda eller fortsatta behandling med sebelipas alfa.
Dessa patienter bor i stallet f& symtomatisk behandling.

For de patienter som har later-onset-varianten av sjukdomen ingar be-
handling med sebelipas alfa inte i tjansteutbudet, eftersom det inte
finns tillrackligt med bevis pa behandlingens effekt och det finns andra
lakemedel som kan anvéndas.

Delomraden for utvarderingen

Halsoproblemets sva-
righetsgrad och ut-
bredning

Brist pa lysosomalt surt lipas ar en rubbning i fettmetabolismen som be-
ror p& en mutation i LIPA-genen. Den gor att lipider ansamlas i organ-
ismen. Det ar en sallsynt sjukdom, av vilken det grovt raknat finns tva
kanda varianter: den snabbt framskridande och dédliga sjukdomsvari-
anten infantile onset (Wolmans sjukdom), som i allménhet framtrader
redan under de forsta levnadsveckorna, och den lindrigare sjukdoms-
varianten later onset (CESD, kolesterolesterlagringsdefekt), som fram-
trader senare och dar den férvantade livslangden i basta fall kan vara
normal, men sjukdomsbilden, sjukdomens svarighetsgrad och progno-
sen kan variera fran individ till individ.

Antalet nya infantile onset-patienter kan uppga till en vart tredje ar. An-
talet later onset-patienter &r uppskattningsvis 2—56.

Effekt

Av de infantile onset-patienter som fatt behandling med sebelipas alfa
uppnadde en storre del tva ars alder jamfort med kontrollgruppens pa-
tienter, men det finns inte data om hurdan effekt lakemedlet har pa
livskvaliteten. Pa later onset-patienter har lakemedlet haft en gynnsam
effekt p& surrogatvariabler, men man vet inte hur behandlingen inver-
kar pa livslangden eller sjukfrekvensen.

Sebelipas alfa korrigerar inte det genfel som orsakar sjukdomen.

Sakerhet

Det finns inte beskrivet ndgonstans att sebelipas alfa-behandling skulle
medfora nagra sarskilda, allvarliga sakerhetsrisker, men studierna ba-
serar sig pa ett litet antal patienter. Doseringen ar forknippad med sad-
ana risker som &r normala vid intravends lakemedelsbehandling.

Kostnader och bud-
getkonsekvenser

Priset for lakemedelsbehandlingen fér en infantile onset-patient ar 0,5—
1,4 miljoner euro per ar och for en later onset-patient 0,2-0,9 miljoner
euro per ar.

Att gbra en bedémning av de totala budgetkonsekvenserna ér inte
andamalsenligt pa grund av de stora variationerna i kostnaderna per
patient och antalet patienter.

Etik och ekonomi som
en helhet

Sebelipas alfa ar ett exceptionellt dyrt lakemedel, och det ar etiskt for-
svarbart att avgransa anvandningen av det till endast en sadan pati-
entgrupp som det finns evidens for att lakemedelsbehandlingen har ef-
fekt pa.

Diagnoskoder

E 75.5 Andra specificerade rubbningar i fettupplagringen (ICD-10)
275761 (ORPHA-kod)

Bakgrundsmaterial
och kallor

Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvardens motiveringspromemoria
(pa finska), Fimeas utvarderingsrapport (pa finska med svensk re-
sume)




