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Medicinradets anbefaling vedreorende
onasemnogene abeparvovec til
behandling af spinal muskelatrofi

MEDICINRADET ANBEFALER

onasemnogene abeparvovec til spaeedbgrn med spinal muskelatrofi, fordi Medicinradet vurderer, at behandlingen samlet

set er lige sa god som nusinersen, som er den behandling, patienterne far i dag.

Onasemnogene abeparvovec gives kun en eneste gang, mens nusinersen gives vedvarende hver 4. maned. Det betyder, at

omkostningerne per patient til de to behandlinger udlignes efter en arraekke. Med de nuvaerende forudsatninger er

denne periode mellem 8 og 15 ar, men der er en betydelig usikkerhed.

Anbefalingen omfatter spaedbgrn med SMA type 1, der far behandlingen, inden de bliver seks maneder, og ikke er i
permanent ventilationsbehandling i mere end 16 timer/dggn. Anbefalingen omfatter ogsa spadbgrn, der er fgdt med
sygdommen, men endnu ikke har haft symptomer.

Bgrn zldre end seks maneder er oftest allerede velbehandlet med nusinersen. Skift til onasemnogene abeparvovec kan

overvejes i szerlige tilfaelde, f.eks. hvis barnet har bivirkninger eller komplikationer forbundet med administrationen af

nusinersen, og forudsat at barnet vejer under 13,5 kg, ikke er udtalt muskelsvaekket og kan traekke vejret selv.

Medicinradet anbefaler ikke, at man kombinerer nusinersen og onasemnogene abeparvovec (dvs. tilleegger nusinersen

efter onasemnogene abeparvovec eller fortseetter med nusinersen efter onasemnogene abeparvovec).

VARDI FOR PATIENTERNE

Medicinradet vurderer, at onasemnogene abeparvovec og nusinersen er
ligevaerdige behandlingsalternativer, selvom vaerdien af onasemnogene
abeparvovec ikke kan kategoriseres efter Medicinradets metoder. Det
betyder, at onasemnogene abeparvovec ikke vurderes at veere bedre eller
darligere end nusinersen, som er den behandling, patienterne bliver tiloudt i
dag.

Begge legemidler kan forbedre patientens funktionsniveau. Isaer nar
behandlingen gives, inden patienten har symptomer, eller meget tidligt i
sygdomsforlgbet, men ingen af dem helbreder sygdommen. Der er ikke
dokumentation for, at patienterne opnar mere effekt ved at kombinere de to
behandlinger — altsa tillaegge nusinersen efter onasemnogene abeparvovec
eller fortseette med nusinersen efter onasemnogene abeparvovec.

Medicinradets vurdering omfatter spaedbgrn med klinisk SMA type 1, som
ikke er i permanent ventilationsbehandling og starter behandling inden seks
manedersalderen samt praasymptomatiske spaedbgrn med mindst to SMIN2-
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kopier. Der er endnu ingen data for aeldre bgrn eller patienter med SMA type
20g3.

Der er fordele og ulemper ved begge behandlinger. Det er en fordel, at
onasemnogene abeparvovec kun skal gives én gang. Til gengeaeld er det ikke
muligt at stoppe behandlingen igen, hvis der senere skulle opsta bivirkninger.
Nusinersen er potentielt en livslang behandling, der hver 4. maned bliver
indsprgjtet i det hulrum, som omgiver rygmarven, hvilket i sig selv kan
medfgre gener og bivirkninger for patienten.

Ved behandling med onasemnogene abeparvovec er der set sjeeldne, men
alvorlige og livstruende bivirkninger i form af trombotisk mikroangiopati.

Medicinradet laegger i vurderingen vaegt pa, at der er stor usikkerhed om
langtidseffekt og langtidsbivirkninger. Vurderingen er baseret pa et yderst
begraenset datagrundlag. Medicinradet opfordrer derfor firmaet til at levere
nye substantielle data for bade effekt og bivirkninger.

Omkostningerne per patient for onasemnogene abeparvovec og nusinersen
vil veere ens ved omtrent ni ar.

Det forudsaetter dog, at patienterne ikke pa et senere tidspunkt modtager
anden legemiddelbehandling mod spinal muskelatrofi.

Budgetkonsekvenserne er fortrolige, da beregningerne bygger pa
patientantal under fem patienter.

Radets beslutning er truffet pa baggrund af priser pa lsegemidlerne, som
Amgros har forhandlet med laegemiddelfirmaerne.

De forhandlede priser er fortrolige efter firmaernes gnske, og derfor ma
Medicinradet ikke offentligggre hverken de reelle priser eller omkostninger.

Sygdommens alvorlighed er altid medtaget i Medicinradets vurdering af et
legemiddels vaerdi. Det sker i forbindelse med valget af effektmal og den
vaegt, Medicinradet tillaegger effektestimaterne, hvilket er forskelligt alt efter
typen af effektmal. Derudover har Medicinrddet formuleret et
alvorlighedsprincip, som Medicinradet kan inddrage i helt szerlige situationer.
Dette har ikke vaeret ngdvendigt i denne sag, hvor patienterne i forvejen
bliver tilbudt en effektiv behandling.

Anbefalingen betyder, at Medicinrddet rader regionerne til at bruge
onasemnogene abeparvovec til spaeedbgrn med spinal muskelatrofi, men ikke
ngdvendigvis som fgrstevalg til alle patienter.

Fagudvalgets sammensatning kan ses pa Medicinradets hjemmeside.
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Versionslog
Version Dato Andring
1.1 23. august 2023 Medicinradet fastholder anbefalingen pa baggrund af 2 ars
opfglgningsdata. Saetningerne om opfglgningsdata er derfor slettet fra
anbefalingsteksten.
1.0 26. maj 2021 Godkendt af Medicinradet.
Medicinradet Om Medicinradets anbefaling
Dampfaergevej 21-23, 3. sal Medicinradets anbefaling er et klinisk og gkonomisk baseret rad til regionerne til brug for deres beslutning om at

2100 Kgbenhavn @ anvende et givet laegemiddel. Anbefalingen bygger pa en vurdering af, om omkostningerne vedrgrende brug af

legemidlet er rimelige, nar man sammenligner dem med lzegemidlets veerdi for patienterne. | vurderingen af
vaerdien for patienterne indgar bade lzegemidlets gavnlige effekter og bivirkninger. | nogle tilfaelde spiller
sygdommens alvorlighed en serlig rolle i afvejningen af forholdet mellem omkostninger og veerdi.
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