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SAMMANFATTNING AV TJANSTEUTBUDSRADETS REKOMMENDATION OM
VORETIGEN NEPARVOVEK VID BEHANDLING AV ARFTLIG
NATHINNEDEGENERATION PA GRUND AV BIALLELISKA RPE65-MUTATIONER
Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden godkande rekommendationen vid sitt mote
den 7 november 2024.

Voretigen neparvovek ingdr i det nationella tjansteutbudet for behandlingen av arftlig
nathinnedegeneration pa grund av bialleliska RPE65-mutationer hos patienter som ha
tillrackligt med viabla nathinneceller och som utifran individuell bedomning ha formagan att
dra nytta av behandlingen. Tjansteutbudsradet forutsatter ocksa att innehavaren av
forsaljningstillstandet och kdparen avtalar om ett pris som ar betydligt lagre an det
offentliga partiforsaljningspriset.

Enligt tjansteutbudsradet behovs genterapin for att forbattra den synféormaga som
forsamras vid den arftliga nathinnedegeneration for vilken det hittills inte funnits ndgon
behandling som botar eller bromsar sjukdomen. Forskningsbevisen ar dock férenade med
betydande osakerhet vad galler behandlingen effekt p& lang sikt. Aven betydelsen av de
negativa effekterna pa lang sikt ar forenad med osékerhet, i synnerhet atrofi i nathinnan
eller nathinnans blodkarl.

Genterapipreparatet Voretigen neparvovek ar avsett for vuxna och barn vars syn foérsamrats till
foljd av arftlig nathinnedegeneration pa grund av bialleliska RPE65-mutationer. Patienten bor ha
tillrdckligt med viabla nathinneceller kvar.

Arftlig nathinnedegeneration orsakas av genmutationer. De progressiva forandringarna i
nathinnecellernas funktion leder till synskada. Rekommendationen galler sadan arftlig
nathinnedegeneration som orsakas av bialleliska RPE65-mutationer. Mutationerna férhindrar
kroppen fran att producera RPE65-protein, vilket leder till att nathinnans kanselceller forstors. De
typiska symtomen vid arftlig nathinnedegeneration ar forsamrad mérkersyn och synskarpa, smalt
synfalt och storningar i fargseendet. Hittills har det inte funnits ndgon behandling som botar eller
bromsar denna arftliga nathinnedegeneration. Sjukdomen férsamrar inte bara synférmagan, utan
den inverkar i hog grad ocksa pa barnets funktionsformaga och barnets narstaende.

Voretigen neparvovek ar ett genterapipreparat som gor det mojligt att overfora 65 kDa cDNA av
humant retinalt pigmentepitel protein (RRPE65) till nathinnan. Proteinet hRPE65 fungerar s3, att
den process som fornyar nathinnans synpigment och som stimuleras av ljus kan korrigeras i
nathinnan. Voretigen neparvovek ska administreras i operationssal och det ges som en
engangsdos i vardera dga under nathinnan.
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| studien som gjordes for forsaljningstillstandet var uppféljningstiden i de primara och sekundara
resultatvariablerna 3 (fordrgjd intervention) eller 4 ar (ursprunglig intervention), och under den tiden
forbattrade genterapin synférmagan och nathinnans funktion i de flesta fall jamfort med
utgangslaget. Negativa effekter som hanférde sig till behandlingen och administrationssattet
observerades hos varje patient. Behandlingen orsakade negativa effekter som hanforde sig till
O0gonen och matsmaltningsorganen och negativa neurologiska handelser, men de flesta negativa
effekterna var lindriga och évergaende. Negativa handelser som klassificeras som allvarliga
observerades hos 9 patienter, och de var katarakt och hogt 6gontryck och hos 1 patient
nathinneavlossning. | studien av behandlingen i praktiken har man observerat atrofi i nathinnan
och nathinnans blodkarl. Orsaken till detta har inte faststallts, men atrofin verkar inte férsamra
synformagan.

Patientkostnaderna per patient som far Voretigen neparvovek i bada 6gonen &r, med beaktande av
den immunsuppressiva behandling som ges innan Voretigen neparvovek administreras och av
kostnaderna for genpreparatet och administreringen av det, sammanlagt 652 000 euro enligt det
offentliga listpriset.

Enligt tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden &r den evidens man har i dag om effekten
kliniskt betydande aven om resultaten pa lang sikt ar forenade med osékerhet. Undersokningen
visar dock att alla patienter inte har nytta av genterapin. Den enda faktor som kan anvandas for en
prognos av effekten ar antalet viabla nathinneceller, och det finns inget tillforlitligt test for att mata
det. Den behandlande lékaren ar den som béast kan beddma om patienten har tillrackligt viabla
nathinneceller, och beddomningen om huruvida genterapin lAmpar sig for patienten bor grunda sig
pa undersokning av nathinnan och dess funktion. Stérsta delen av de negativa handelser som
rapporterades i samband med genterapin var lindriga eller mattliga, och den verkade inte ha nagra
permanenta skadeverkningar. Den mest betydande av de negativa handelser som observerades i
studien av behandlingen i praktiken var atrofi i nathinnan och nathinnans blodkarl, och den var
progressiv. Trots atrofin har dock synskarpan i de flesta fallen varken forsamrats eller férbattrats.

Detta &r en sammanfattning av en rekommendation som tjansteutbudsradet for halso-
och sjukvarden har godkant. Sjalva rekommendationen och bakgrundsmaterialet finns
pa finska pa tjansteutbudsradets webbplats under valmiit suositukset.

Sammanfattningarna pa svenska och engelska finns ocksa pa webbplatsen.

Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden finns i anslutning till social- och
halsovardsministeriet och har till uppgift att ge rekommendationer om vilka halso- och
sjukvardsmetoder som ska hora till den offentligt finansierade halso- och sjukvarden.
Du kan lasa mer om tjansteutbudet inom hélso- och sjukvarden pa tjiansteutbudsradets

webbplats.
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