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Tjansteutbudet | Choices in health care

Sammandraget har samband med rekommendationen ’Kriterierna for fortsatt behandling
med nusinersen”, som upphavdes den 4 februari 2022. Lank till den uppdaterade rekom-
mendationen.

Sammanfattning av tjansteutbudradets rekommendation
Rekommendation om kriterier for fortsatt behandling med nusinersen

Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden (Palko) godkande vid sitt mote den 4
september 2019 en rekommendation som galler kriterierna for fortsatt behandling
med nusinersen. Under det forsta behandlingsaret ska lakemedlet forbattra
funktionsférmagan, och darefter ska laget hallas atminstone stabilt for att
behandlingen ska kunna fortsatta.

Palko gav den 15 mars 2018 en rekommendation om behandling med nusinersen vid spinal
muskelatrofi (spinal muscular atrophy, SMA). SMA ar en sallsynt sjukdom, och fér narvarande finns
ingen behandling som botar den. Nusinersen ar det forsta lakemedlet som gor det mojligt att
inverka pa sjukdomsforloppet. Palko konstaterade som sin slutsats att inledande av behandling
med nusinersen skulle kunna hoéra till det nationella tjansteutbudet vid behandling av sjukdomen
SMA nar patientens

e SMA-diagnos har gjorts fore tva ars alder,

e symptomen som ldkaren har konstaterat har borjat hos patienten fore 20 manaders alder,
e patienten ar hogst 17 ar,

e patienten inte dr i behov av kontinuerligt andningsstéd och

e detinte foreligger nagot annat medicinskt hinder for behandling.

Dessutom konstaterade Palko att en forutsattning for att lakemedlet nusinersen ska tas i bruk ar
att priset pa lakemedlet sanks.

Palko konstaterade att det pa grund av bristfalliga forskningsdata ar viktigt att faststalla kriterier
aven for fortsatt behandling, och denna rekommendation galler de kriterierna.

Palko konstaterar att forutsattningarna for att fortsatta behandling med nusinersen bedéms forsta
gangen 12 manader efter att behandling inletts. En forutsattning for fortsatt behandling &r att
man pa ett tillforlitligt satt kan konstatera att lakemedlet under det forsta behandlingsaret har
forbattrat patientens funktionsférmaga med hansyn till personens alder, strukturella forandringar
som begransar funktionsféormagan samt det naturliga sjukdomsférloppet.
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Efter det forsta behandlingsaret gors med 12 manaders intervall en bedémning av huruvida
behandlingen med nusinersen ska fortga. Att det terapisvar som uppnatts under det forsta
behandlingsaret bibehalls ar ett minimikrav for att det ska vara medicinskt motiverat att fortsatta
behandlingen.

Vid beddomningen av forutsattningarna for att fortsatta lakemedelsbehandlingen ska den
nationella expertgruppen konsulteras, eftersom det mojliggor jamlikhet och objektivitet i
grunderna for vardbeslutet. Det egentliga vardbeslutet fattas av den behandlande lakaren under
iakttagande av i synnerhet 6 och 7 § i lagen om patientens stallning och rattigheter.

Ur medicinsk synvinkel ar det nddvandigt att det kan sakerstéllas att [akemedelsbehandlingen ger
ett terapisvar som inverkar pa sjukdomsforloppet. Detta skyddar patienterna fran
lakemedelsbiverkningar och sakerstaller att hadlso- och sjukvardens resurser allokeras ratt.
Forskningsdata om effekterna av nusinersen i en patientgrupp vid klinisk anvandning ar mycket
bristfalliga. En enskild patients funktionsférmaga kan dock forbattras betydligt under det forsta
behandlingséret. Aven i dessa fall 4r det mojligt att terapisvaret férdndras med tiden, sd att
funktionsformagan endast uppratthalls, eller att terapisvaret forloras.

Studier i noggrant utvalda patientgrupper har visat att ju tidigare man har kunnat inleda
behandling, desto mer sannolikt dr det att terapisvaret, som forbattrar grovmotoriken, ar kliniskt
betydande. | Finland har det inte konstaterats nagra medicinska grunder till att lata bli att inleda
behandling med nusinersen i den malgrupp som anges i rekommendationen. Darfor har den
kliniska patientgruppen i inledningsfasen av behandlingen haft betydligt samre funktionsférmaga
an de patienter som ingatt i lakemedelsstudierna, och de metoder fér bedémning av
funktionsformagan som anvants i lakemedelsstudierna har hos flera patienter inte varit mojliga att
anvanda. Forandringarna i funktionsformagan har varit mycket individuella, fran kvalitativa
forandringar (generellt battre ork) till sadana betydande forbéattringar av den sjalvstandiga
funktionsformagan och minskade behov av hjalp som inte skulle ha varit méjliga att uppna utan
behandling med nusinersen, om man beaktar sjukdomens normala férlopp.

En uppdatering av rekommendationen inleds senast 2021, och da beaktas de praktiska
erfarenheterna av genomférandet av behandlingen och effekterna av lakemedelsbehandling med
nusinersen.

Tjdnsteutbudsradet for hélso- och sjukvarden finns i anslutning till social- och hdlsovdrdsministeriet
och har till uppgift att ge rekommendationer om vilka hdlso- och sjukvdrdsmetoder som ska héra
till den offentligt finansierade hdélso- och sjukvarden. Du kan Idsa mer om tjdnsteutbudet inom
hdlso- och sjukvdrden pa tjdnsteutbudsrdadets webbplats www.palveluvalikoima.fi.
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