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Formand Steen Werner Hansen bgd velkommen til det 43. radsmgde i Medicinradet (ekstraordinaert
mgde).

Punkt 1

Anbefaling: nusinersen (Spinraza) — spinal muskelatrofi (SMA)
Radet havde drgftet sagen pa radsmgderne i april, maj og juni 2020.

P3 juniradsmgdet havde flere af radsmedlemmerne spgrgsmal til vurderingerne af lzegemidlets effekt pa
stgrre bgrn og unge med spinal muskelatrofi (SMA). Radet besluttede derfor pa sidste mgde, at det var
ngdvendigt at afklare disse spgrgsmal med fagudvalget, fgr der kunne traeffes en beslutning i sagen.

Repraesentanter fra Radet havde siden da haft et mgde med fagudvalget, og disse repraesentanter gav
indledningsvist Radet en tilbagemelding fra mgdet med fagudvalget. Referat fra mgdet (godkendt af
mgdedeltagerne) var desuden fremsendt til Radet inden m@det. Repraesentanterne orienterede Radet om,
at der ikke var uenighed mellem Radet og fagudvalget om de data, som fagudvalget har indsamlet fra
studier af nusinersen. Men man ser forskelligt pa, hvordan data skal tolkes. Den primaere arsag er, at man
ikke er enige om, hvorvidt patienterne ville have opnaet det samme funktionsniveau eller funktionstab
uden behandling. Diskussionen opstar, fordi de nye data er real-world-data, herunder data fra et
opfelgningsstudie, hvilket betyder, at nusinersen ikke er sammenlignet med placebogruppe.

Sammenligningen med data fra historiske kontrolgrupper (data fra Mercuri 2016 og 2019) udfordres szerligt
af, at sygdommens spontanforlgb ikke er ens i de forskellige aldersgrupper, og der er stor variation mellem
patienterne. Derfor kan data for forskellige aldersgrupper ikke sammenlignes. Samtidig er opfglgningstiden
i studierne af nusinersen meget kort set i lyset af, at der er tale om potentiel livslang behandling, og de
forskelle, man diskuterer, er derfor meget sma.

Radet genoptog herefter sine drgftelser.

Radsmedlemmerne fra Danske Patienter spurgte indledningsvist ind til de slides, som Radet var blevet
praesenteret for pa det tidligere radsmgde. Disse blev derfor rundsendt under mgdet. En skematisk oversigt
over de samme data blev desuden rundsendt forud for radsmgdet den 17. juni 2020.

En observatgr stillede spgrgsmalstegn til, hvorvidt Medicinradets generelle processer var overholdt i denne
sag, herunder om der er nye oplysninger i sagen, der burde have veeret forelagt virksomheden bag
legemidlet.

Radsmedlem Hanne Rolighed Christensen, som havde udarbejdet de omtalte slides, forklarede, at der ikke
var nye oplysninger i praesentationen, men at det alene gengav oplysninger fra de selvsamme studier, som
indgik i fagudvalgets afrapportering. Radet fik samtidig tilsendt de enkelte postere. Graferne fra en poster
af CHERISH-SHINE-studiet fra april 2019, som var et centralt punkt i diskussionen, blev ogsa praesenteret af
fagudvalget ved Radets mgde i maj 2020. Medicinradet har ogsa tidligere modtaget posteren fra den
ansggende virksomhed. Endvidere har den ansggende virksomhed forud for det ekstraordinaere mgde
fremsendt en graf med laengere opfglgningstid fra det samme studie. Den nye graf var ogsa fremsendt til
Radet sammen med dagsordenen for mgdet.

Radet drgftede herefter, hvilken konklusion det kunne drage pa baggrund af det tilvejebragte materiale.
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En raekke radsmedlemmer fandt, at drgftelserne med fagudvalget grundleeggende ikke sendrede deres
holdning. Disse radsmedlemmer mente ikke, at der er en rimelig sammenhang mellem den
sandsynliggjorte effekt og prisen. Disse rdadsmedlemmer var derfor for at fastholde den nuvaerende
anbefaling af nusinersen.

Radsmedlemmerne fra Danske Patienter var ikke enige i disse betragtninger. De fandt, at fagudvalgets
konklusion om, at der ser ud til at vaere effekt for aeldre bgrn, bgr fgre til en udvidelse af anbefalingen.

Radet drgftede herefter for og imod disse synspunkter og det forhold, at det ikke var muligt at komme til
en faelles konklusion med fagudvalget. Radet noterede sig i den forbindelse, at det ikke var et enigt
fagudvalg, som var kommet med indstillingen. Danske Patienters repraesentanter lagde veegt pa, at det kun
var ét medlem af fagudvalget.

Radet fandt, at der er stor usikkerhed forbundet med data i studierne. Og dermed ogsa med den
sandsynliggjorte effekt. Det er det, som Radet er ngdt til at afveje i forhold til prisen.

Radsmedlemmerne fra Danske Patienter gnskede i den forbindelse fgrt til referat, at nar man efter Danske
Patienters opfattelse sammenholder de indhentede data med bedste data for det aldersbetingede
spontane forlgb, kan man finde dokumentation for den effekt, som fagudvalget redeggr for i konklusionen.

Radet fortsatte drgftelserne om effekt versus pris pa laegemidlet, og Radet drgftede i den forbindelse ogsa
fagudvalgets rapport. Radet drgftede ogsa pa opfordring fra radsmedlemmerne fra Danske Patienter
anbefalingerne i andre lande end Danmark.

Radet genbesggte afslutningsvis den oprindelige protokol og vurdering og fandt, at Radets tidligere
vurdering af den kliniske mervaerdi fortsat skulle laegges til grund i sagen.

Et flertal i Radet var pa den baggrund enige om fglgende konklusion (som er godkendt efterfglgende af
Radet i skriftlig procedure):

Medicinrddet har i dag besluttet ikke at aendre sin nuvaerende anbefaling af nusinersen. Det sker, fordi
Rddet, efter en ngje gennemgang af de nye data som fagudvalget har indsamlet, fortsat ikke kan finde
evidens for, at en st@rre patientgruppe vil have gavn af behandlingen.

Set i lyset heraf er prisen for nusinersen fortsat for hgj.

Radsmedlemmerne fra Danske Patienter gnskede ikke at bakke op om konklusionen, men udarbejdede
efter radsmgdet fglgende mindretalsudtalelse som de anmodede om at fa medtaget i referatet:

“Danske Patienter finder, at kliniske erfaringer og Mercuri (2019) viser at bgrn og unge med SMA efter 5-drs
alderen taber funktionsevne. Real-world-data og et opfalgningsstudie viser at behandlingen med nusinersen
ret hurtigt eendrer denne udvikling for en del af patienterne. Der er sdledes en dokumenteret effekt.

Danske Patienter finder det i gvrigt bemaerkelsesveerdigt, at Medicinrddet som det eneste
prioriteringsinstitut er ndet frem til en konklusion om, at der ikke er evidens for at nusinersen har effekt for
en stgrre patientgruppe.

Medicinrdadet har sdledes uden nogen faglig redeggrelse - pa tvaers af radets egne eksperter og den
almindelige kliniske opfattelse blandt eksperter i Europa — besluttet, at der ikke er evidens for at udvide
behandlingstilbuddet til hele bgrne- og ungegruppen. Det indebaerer at den gruppe af bgrn og unge med
SMA, der i dag ikke far tilbudt behandlingen i Danmark heller ikke fremover vil fa tilbudt behandlingen, selv
ved en yderligere reduktion i prisen pd nusinersen.
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Danske Patienter er uenige i denne tilsidesaettelse af faglige eksperters vurdering og i at den relevante
patientgruppe som falge heraf ikke far tilbudt behandling”.

Felgende er tilfgjet efter rddsmgdets afholdelse:
[Formandskabet bemeaerker til pdstandene i mindretalsudtalelsen fra Danske Patienter;

1) At den naevnte artikel af Mercuri 2019 kan ikke alene tages som udtryk for sygdommens spontanforlgb
og 2) Flere andre lande har, ligesom Danmark, begraenset anbefalingen ift. alder eller andre kriterier. Det
geelder eksempelvis Norge, Sverige, Finland, Island, England, Graekenland, Canada, Australien og New
Zealand].

Radet var endeligt enigt om, at fagudvalgets rapport ogsa skal offentligggres. Rapporten vedhaftes
referatet som bilag.

Radet genoptager sagen, safremt der publiceres nye substantielle data, eller Biogen tilbyder en ny pris.

Punkt 2

Eventuelt
Intet.

Naeste radsmgde i Medicinradet afholdes onsdag den 26. august 2020.
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