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Medicinradets anbefaling vedrgrende
emicizumab som mulig standardbehandling til
hamofili A

Medicinraddets anbefaling

Medicinradet anbefaler ikke emicizumab som mulig standardbehandling til sveer hemofili A.
Emicizumab tilferer ikke nogen klinisk merverdi hos den generelle patientpopulation og har betydelige
meromkostninger sammenlignet med faktor VIII-praparater.

Sygdom og behandling

Haemofili A er en arvelig bladersygdom, hvor patienten mangler faktor VIII, som er nadvendig for at
standse bladninger. Ca. 400 patienter i Danmark har sygdommen. Heraf er ca. 150 patienter i
forebyggende behandling. Tilfersel af faktor VIII forebygger bledninger i muskler og led, som pé sigt kan
medfere invaliditet, samt forhindre at en sterre bladning bliver livstruende. Patienter med sveer heemofili A
far forebyggende behandling med infusioner af faktor VIII typisk 2-3 gange om ugen.

Om lzegemidlet

Emicizumab efterligner funktionen af faktor VIII, som patienter med haemofili A mangler. Det sker ved, at
emizicumab binder sig til andre faktorer i blodet (IXa og X), som ogsa har betydning for blodets evne til at
sterkne. Emicizumab gives som subkutan injektion 1-4 gange om méneden. Bladninger, som opstar pa
trods af behandling med emicizumab, skal fortsat behandles med et faktor VIII-praparat.

Sundhedsfaglig vurdering
Medicinradet vurderer, at emicizumab til patienter med sveer heemofili A giver:
e Ingen klinisk mervaerdi sammenlignet med standard FVIII-praeparatet octocog alfa og EHL-
praeparatet efmoroctocog alfa.

Medicinradet finder dog, at den subkutane administrationsform og det lange dosisinterval for emicizumab
er en stor fordel hos patienter med:
e Vanskelig veneadgang, hvor det ikke er muligt at gennemfore profylakse med et EHL-praeparat.
e Gentagne dokumenterede gennembrudsbledninger trods optimeret profylakse med et EHL-
praparat.

Evidensens kvalitet er meget lav.
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Medicinradets vurdering af den sundhedsgkonomiske analyse i forhold

til klinisk merveerdi

Medicinradet vurderer, at der ikke er rimeligt forhold mellem meromkostningerne og den kliniske
mervaerdi af emicizumab sammenlignet med octocog alfa og efmoroctocog alfa til patienter med sver
haemofili A. Behandling med emicizumab er forbundet med betydelige meromkostninger, som
udelukkende drives af laegemiddelprisen.

Overvejelser om alvorlighed/forsigtighed
Medicinradet har ikke fundet anledning til at inddrage forhold vedrerende alvorlighed eller forsigtighed i
anbefalingen.

Relation til eksisterende behandlingsvejledning
Emicizumab indgar i Medicinradets behandlingsvejledning for heemofili A fra den 15. maj 2019, som
stemmer overens med Medicinradets kliniske vurdering og anbefaling for emicizumab.

Om Medicinradets anbefaling

Medicinradets anbefaling bygger pa en faglig vurdering af, om ny medicin giver merverdi for patienterne
i forhold til eksisterende behandling samt en vurdering af omkostningerne ved at anvende medicinen.
Regionernes indkebsorganisation Amgros indgér aftale om en pris for medicinen med ansegeren. Pa
baggrund af den forhandlede pris vurderer Medicinradet, om medicinens mervaerdi star mal med prisen, og
om medicinen derfor kan anbefales som mulig standardbehandling.
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