. PALVELUVALIKOIMA

Tjansteutbudet | Choices in health care

SAMMANFATTNING

4.2.2021 STM051:00/2020
VN/ 28410/2020

SAMMANFATTNING AV TJANSTEUTBUDSRADETS REKOMMENDATION OM AN-
VANDNING AV NUSINERSEN | BEHANDLING AV SMA — UPPDATERAD REKOMMEN-
DATION

Rekommendationen godkandes av tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden vid dess
mote den 4 februari 2022. Rekommendationen erséatter de tidigare rekommendationerna
som tjansteutbudsradet godkande 15.3.2018 och 4.9.2019 som géallde anvandning av

nusinersen.

Nusinersen ar avsett for behandling av spinal muskelatrofi (SMA). Nusinersen botar inte
sjalva sjukdomen, men kan stoppa dess framskridande. Nusinersen administreras genom

lumbalpunktion i ryggmargsvatskan.

Enligt rekommendationen hér nusinersen till det offentliga tjansteutbudet under féljande
forutsattningar:
Nya diagnostiserade SMA1- eller SMA2-patienter

« Patienten har kliniskt och genetiskt diagnostiserad SMAL eller SMA2.

« Patienten &r inte i behov av permanent andningsstdd och har inget annat medicinskt

hinder for behandlingen.
SMAL1- och SMA2-patienter som redan &r under behandling

« Patienten &r inte i behov av permanent andningsstdd och har inget annat medicinskt
hinder for behandlingen, och kriterierna for fortsatt behandling uppfylls.

« Behandlingen kan fortsatta nar patienten fyllt 18 ar, om kriterierna for fortsatt behand-
ling uppfylls.
SMA3-patienter

« SMAS3-patienter under 18 ar, vars symtom borjade i barndomen, som har fatt sjukdo-

men sakerstélld genom genundersokning och hos vilka sjukdomen framskrider
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snabbt (exempelvis poangen i HFMS-mataren for funktionsférmaga minskar med
minst tre per ar). Behandlingens effektivitet ska utvarderas efter ett behandlingsfor-

sok pa ett ar.

Dartill forutsatts en mycket betydande prisminskning jamfért med det nuvarande priset.

Kriterier for fortsatt vard

Behandlingens effekter ska utvarderas arligen. Innan behandlingen pabdrjas bor mojlighet-
erna till férandring av lakemedlet beddmas, med beaktande av patientens funktionsfor-
maga och strukturella begransningar. Under det forsta behandlingsaret ska man uppna ett
svar pa behandlingen som ar objektivt sakerstallt, kliniskt betydande och klart har forbatt-
rat funktionsféormagan. Att svaret pa behandlingen uppratthalls &r ett minimikrav for att det

ska vara medicinskt motiverat att senare fortsatta behandlingen.

Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden rekommenderar att en gemensam arbets-
grupp av barn- och vuxenneurologer utarbetar en enhetlig bedémningsbeskrivning for
funktionsformagan som baserar sig pa validerade och objektiva méatare, som kan anvan-
das i framtiden for att félja upp behandlingens effektivitet och fatta beslut om fortsatt be-
handling. | synnerhet bor man fasta uppmarksamhet vid hur man i denna heterogena pati-
entgrupp faststéller kriterier for effektiv behandling for vardbeslut pa individniva. Tjansteut-
budsradet for halso- och sjukvarden rekommenderar ocksa att man tar i bruk en matare for

livskvalitet.

Spinal muskelatrofi (SMA) ar en séllsynt arftlig neuromuskular sjukdom, dar impulser inte
gar fram till musklerna eftersom nervceller i ryggmargen ar skadade. SMA har flera under-
grupper, som definieras utifran antalet kopior av SMA2-genen, den kliniska bilden och al-

dern vid insjuknandet.
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Det har &r en sammanfattning av en rekommendation som godkants av tjansteutbuds-
radet for halso- och sjukvarden. Den egentliga rekommendationen och dess bakgrunds-

material finns pa tjansteutbudsradets webbplats, pa sidan for fardiga rekommendat-

ioner. P& webbplatsen finns ocksa versioner av sammanfattningarna pa svenska och

engelska.

Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden verkar i anslutning till social- och halso-
vardsministeriet, och dess uppgift ar att ge rekommendationer for vilka halso- och sjuk-
vardsmetoder som ska inga i den offentligt finansierade halso- och sjukvarden. Mer in-

formation om tjansteutbudet inom halso- och sjukvarden finns pé tjansteutbudsradets

webbplats.
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