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Medicinradets anbefaling vedrerende
tatamidis til transthyretin-medieret
amyloidose med kardiomyopati

MEDICINRADET ANBEFALER

tafamidis til behandling af voksne patienter med arvelig transthyretin-medieret amyloidose med
kardiomyopati, som er skrevet op til levertransplantation. Medicinradet vurderer, at udgifterne til behandling
er rimelige i forhold til den effekt, der forventes i perioden frem til levertransplantation. Anbefalingen geelder
kun patienter i NYHA-klasse | og Il.

MEDICINRADET ANBEFALER IKKE

tafamidis til behandling af gvrige voksne patienter med arvelig og vildtype transthyretin-medieret amyloidose
med kardiomyopati, fordi udgifterne til behandling er for hgje i forhold til effekten. Desuden er der usikkerhed
om patientpopulationens stgrrelse, blandt andet fordi det kan forventes, at patienterne diagnosticeres
tidligere i fremtiden, samt at flere patienter vil fa diagnosen. Konsekvenserne for sundhedsvaesnets samlede
budget kan derfor blive uforholdsmaessigt store. Medicinradet inddrager derfor forsigtighedsprincippet i sin
beslutning. Forsigtighedsprincippet skal bl.a. sikre, at ibrugtagning af et nyt leegemiddel ikke vil indebzere, at
en uforholdsmaessig stor andel af sundhedsvasenets gkonomiske midler allokeres i retning af én medicinsk
behandling.

VARDI FOR PATIENTERNE Tafamidis til voksne patienter med vildtype eller arvelig transthyretin-
medieret amyloidose med kardiomyopati har en moderat mervaerdi
sammenlignet med placebo. Det betyder, at tafamidis samlet set er noget
bedre for patienterne end ingen behandling. Medicinradet har lagt vaegt p3,
at malene med behandling med tafamidis er at forlenge livet samt at bevare
livskvaliteten.

Behandling med tafamidis kan reducere sygdomsprogressionen, hvilket fgrer
til forlaenget overlevelse og forbedret livskvalitet sammenlignet med ingen
behandling ("best supportive care”). Der er fa ikke-alvorlige bivirkninger ved
behandlingen. Kvaliteten af de data, der er for sammenligningen af tafamidis
med placebo, er moderat. Det betyder, at nye studier med lav sandsynlighed
kan andre konklusionen.

OMKOSTNINGER FOR | officielle priser vil det i gennemsnit koste ca. 2,9 mio. kr. mere at behandle
SUNDHEDSV/ESENET én patient med vildtype transthyretin-medieret amyloidose med
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kardiomyopati med tafamidis end ingen behandling (”best supportive care”)
med en gennemsnitlig behandlingsleengde pa ca. 4-5 ar.

| officielle priser vil det i gennemsnit koste ca. 420.000 kr. mere at behandle
én patient med arvelig transthyretin-medieret amyloidose med
kardiomyopati med tafamidis end ingen behandling (”best supportive care”)
med en gennemsnitlig behandlingsleengde pa ca. 6 maneder, frem til
patienten far tilbudt levertransplantation. Hvis patienten ikke er egnet til
levertransplantation, vil den officielle pris vaere tilsvarende til prisen for
behandling af én vildtypepatient.

Med nuvarende patientantal pa ca. 300 og ca. 100 nye patienter pr. ar med
vildtype transthyretin-medieret amyloidose med kardiomyopati vil
anbefalingen betyde, at de arlige budgetkonsekvenser i det 5. ar vil veere ca.
301 mio. kr.

Da < 1 nye patienter med arvelig transthyretin-medieret amyloidose med
kardiomyopati, som samtidig er egnet til levertransplantation, forventes at
kunne blive behandlet pr. ar, vil anbefalingen betyde, at de arlige
budgetkonsekvenser i det 5. ar vil vaere ca. 190.000 kr.

Belgbene er baseret pa de officielle listepriser for leegemidlerne. Radets
beslutning er truffet pa baggrund af priser pa leegemidlerne, som Amgros har
forhandlet med lzegemiddelfirmaerne.

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
leegemiddels veerdi. Det sker i forbindelse med valget af effektmal og den
vaegt, Medicinradet tillegger 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.

Anbefalingen betyder, at Medicinradet rader regionerne til at bruge
tafamidis til behandling af voksne patienter med arvelig
transthyretinmedieret amyloidose med kardiomyopati, som er skrevet op til
levertransplantation, og som er i NYHA-funktionsklasse | og II.

Anbefalingen betyder ogsa, at Medicinradet ikke rader regionerne til at bruge
tafamidis til behandling af gvrige voksne patienter med arvelig og vildtype
transthyretin-medieret amyloidose med kardiomyopati.

Fagudvalgets sammensatning kan ses pa Medicinradets hjemmeside.
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Version Dato Andring

2.0 24. februar 2021 Revurdering af anbefaling pa grund af ny
prisaftale. Tilpasning til ny skabelon.

1.1 29. oktober 2020 Praecisering i anbefalingen vedr. NYHA-
funktionsklasser

1.0 21. oktober 2020 Godkendt af Medicinradet.

Medicinradet
Dampfaergevej 27-29, 3. th.
2100 Kgbenhavn @

+45 70 10 36 00
medicinraadet@medicinraadet.dk
www.medicinraadet.dk

Om Medicinradets anbefaling

Medicinrddets anbefaling er et klinisk og gkonomisk baseret rad til regionerne til brug for deres beslutning om at
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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