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SAMMANFATTNING AV TJANSTEUTBUDSRADETS REKOMMENDATION OM TOFER-
SEN VID BEHANDLING AV AMYTROFISK LATERALSKLEROS (ALS) MED PAVISAD MU-
TATION | GENEN FOR SUPEROXIDDISMUTAS 1 (SOD1)

Tjansteutbudsradet for halso- och sjukvarden godkande rekommendationen vid sitt mote den 5
februari 2026

Tofersen ingar inte i det nationella tjansteutbudet vid behandling av amyotrofisk late-
ralskleros (ALS) med pavisad mutation i genen for superoxiddismutas 1 (SOD1).

Enligt tjansteutbudsradet kan tofersen-lakemedlets terapeutiska varde jamfort med nu-
varande behandling inte pavisas. | det material som tillhandahallits av innehavaren av
forsaljningstillstandet finns inte jamforelsedata om Finlands lakemedelsbehandling en-
ligt gallande vardpraxis. De patienter som deltog i unders6kningen representerar inte
de finlandska ALS-patienterna. Tofersen ar ett mycket dyrt lakemedel. Tofersenbehand-

lingen ar inte kostnadseffektiv i Finland.

Lakemedelspreparatet Qalsody som innehaller tofersen beviljades ett villkorligt férsaljningstill-
stand av Europeiska kommissionen ar 2024 for behandling av vuxna med amyotrofisk late-
ralskleros (ALS) med pavisad mutation i genen for superoxiddismutas 1 (SOD1). Evidensen
for tofersen kliniska effekt och sakerhet vid den indikation som rekommendationen galler base-
ras i huvudsak pa en randomiserad, dubbelblind och placebokontrollerad fas 3-multicenterstu-
die och en darpa foljande fortsatt undersokning.

| den randomiserade kontrollerade studien i fas 3 fanns det inga statistiskt signifikanta skillna-
der i den fysiska prestationsformagan, andningsférmagan eller muskelstyrkan hos de patienter
som fick tofersen jamfért med de som fick placebo. Matt fran cerebrospinalvatskan minskade
biomarkorerna, vilket stoder den antagna biologiska effekten. Den placebokontrollerade upp-
foljningstiden var for kort, och darfér kan den kliniska effekten av tofersen inte bedémas tillfor-
litligt pa lang sikt vad galler till exempel den aktiva livstiden, prognosen for éverlevnad eller ti-

den fore behovet av andningsstod. Det gjordes ingen jamforelse med den behandling som
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vanligen anvands enligt gallande praxis, och darfor kan effekten eller resultaten av tofersen el-
ler kombinationsbehandlingen tofersen-riluzol jamfért med riluzol-behandlingen inte pavisas.
Hos nastan alla patienter (99,3 %) som behandlades med tofersen férekom nagon incident.
Allvarliga incidenter konstaterades hos 44,2 % och behandlingsrelaterade incidenter hos 66,7
% av patienterna. Tofersen-behandlingen férlanger patientens tid pa sjukhus. ALS-patienterna
i Finland har i vanliga fall den sjukdomsformen som framskrider mycket langsamt, och darfér
ar skadorna av tofersen-behandlingen stoérre an den eventuella nyttan av behandlingen.
Eftersom det inte gjordes nagon analys av genetisk variation vid férsaljningstillstdndsstudien
har man inga uppgifter om huruvida nagon viss genvariation svarar battre pa behandlingen.
De SOD1-genvarianter som anvandes i studien representerar inte de SOD1-genvarianter som
forekommer i Finland. Resultaten av studien kan inte direkt tillampas pa patienterna i Finland.
Tofersen kan inte ersatta den vanliga behandlingen med riluzol. Riluzol-behandlingens kostna-
der ar mattliga (2 542 € / patient / ar) jamfort med tofersen (férsta aret 300 125 euro /patient /
ar, och féljande ar 278 946 euro /patient / ar) enligt officiella listpriser. Tofersen-behandlingen
ar inte kostnadseffektiv i nagon av de modellerade scenarierna i Finland (ICER 1,3 miljoner € /
QALY). Kostnader uppkommer aven av de genetiska undersokningarna i anknytning till tofer-
sen-behandlingen, resorna till och fran sjukhuset, uppféljningen av behandlingens effekt och
behandlingen av biverkningarna. Om tofersen-behandlingen blir praxis okar aven personalbe-

hovet en aning.

Allman inforuta i sammanfattningarna

Detta ar en sammanfattning av en rekommendation som tjansteutbudsradet for halso- och sjukvar-
den har godkant. Sjalva rekommendationen och bakgrundsmaterialet finns pa finska pa tjansteut-

budsradets 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 halso-

och sjukvarden pa tjiansteutbudsradets webbplats.
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