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Medicinradets anbefaling vedrgrende
nusinersen som standardbehandling til
patienter med 5q spinal muskelatrofi

Medicinradets anbefaling

Medicinradet anbefaler ikke nusinersen som standardbehandling til patienter med 5q spinal
muskelatrofi.

| lyset af fagudvalgets vurdering og ved anvendelse af alvorlighedsprincippet anbefaler Medicinradet
imidlertid, at der kan ivaerkszettes protokolleret ibrugtagning af nusinersen til preesymptomatiske
spaedbgrn samt til patienter med SMA type | med 2-3 SMN2-kopier og symptomdebut fgr
seksmanedersalderen, som ikke er i permanent respirationsbehandling.

Det samlede Medicinrad opfordrer ansgger til at gennemfgre yderligere studier af patienter med SMA
type Il og lll - herunder bgrn under to ar, som i gjeblikket ikke er omfattet af de randomiserede studier.

Ansgger har fortsat valgt at saette prisen for nusinersen urimeligt hgjt, og Radet finder ikke, at der er
proportionalitet mellem ansggers prisforlangende og effekten af at tage nusinersen i brug som
standardbehandling til SMA.

Yderligere oplysninger om Medicinrddets anbefaling findes i “Baggrund for Medicinradets anbefaling”.

Om denne anbefaling

Medicinradet besluttede den 12. oktober 2017 ikke at anbefale nusinersen som standardbehandling til
patienter med 5q spinal muskelatrofi. Ansgger har efter 12 uger ansggt Medicinradet om at revurdere
anbefalingen. Ansgger har ikke fremsendt nye kliniske eller sundhedsgkonomiske data, hvorfor
Medicinradets revurdering af anbefalingen alene er baseret pa en genforhandling om prisen for
nusinersen.

Sygdom og behandling

5q spinal muskelatrofi (SMA) er en arvelig muskelsvindsygdom, som oftest viser sig i den tidlige
barndom. SMA forekommer i forskellige typer, som bl.a. afhaenger af, hvornar symptomerne starter
samt deres svaerhedsgrad.

For SMA type | svaekkes musklerne i en sadan grad, at barnet aldrig kommer til at sidde selv, og de fleste
dgr, inden de er fyldt 2 ar. Et barn med SMA type Il kan oftest sidde selv og kan have normal levealder,
men kommer aldrig til at ga. En mildere grad af sygdommen (type IIl) kan opsta hos zeldre bgrn.

Arligt bliver der i Danmark fgdt 1-2 bgrn med SMA type I. Ca. 90 personer har SMA type I, og 70
personer har SMA type lIl. Det er i dag muligt at teste de meget fa sgskende til bgrn med SMA for, om de
har arvet sygdommen, fgr den udvikler sig (praesymptomatiske bgrn). Der har ikke tidligere eksisteret
lzegemidler til behandling af sygdommen.
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Om laegemidlet

Nusinersen markedsfgres af Biogen under handelsnavnet Spinraza.

Nusinersen skal indsprgjtes hver 4. maned i det hulrum, der omgiver rygmarven. Her gger det dannelsen
af et bestemt protein (SMN), som er vigtigt for at holde de nerveceller i live, der stimulerer musklerne,
og forhindrer at musklerne svaekkes. | starten gives behandlingen hver 14. dag.

Sundhedsfaglig vurdering
Medicinradet vurderer, at nusinersen til spinal muskelatrofi (SMA) giver:

o Vigtig klinisk mervaerdi for patienter med SMA type |, da ét studie har vist, at nusinersen har
effekt bade pa dgdelighed og motorisk funktion.

e Vigtig klinisk mervaerdi hos preesymptomatiske bgrn med dokumenteret 5q SMA gendefekt, som
tyder pa SMA type | eller Il, da ét studie har vist, at nusinersen ser ud til at forebygge eller
forsinke udviklingen af sygdommen.

o Lille klinisk merveerdi for patienter med SMA type Il, da ét studie indtil nu kun har vist en lille
effekt pa motoriske funktioner.

o |kkedokumenterbar klinisk mervaerdi for patienter med SMA type lll, da der ikke findes studier,
som kan vise, om nusinersen har effekt for denne gruppe patienter.

Der er ikke aktuelt viden om effekten af nusinersen udover 13-15 maneders behandling.

Medicinradets vurdering af den sundhedsgkonomiske analyse i forhold

til klinisk mervaerdi
Ansgger har valgt at seette prisen for nusinersen urimeligt hgjt. Medicinradet har derfor vurderet, at
nusinersen ikke kan anbefales som standardbehandling.

Overvejelser omkring alvorlighed/forsigtighed

Medicinradet har fundet alvorlighedsprincippet saerdeles relevant i forhold til vurderingen af nusinersen,
men selv en fuld anvendelse af dette perspektiv pa problemstillingen har ikke kunnet legitimere den
meget hgje pris.

Relation til eksisterende behandlingsvejledning
Nusinersen er den fgrste medicinske behandling af 5q spinal muskelatrofi. Der findes derfor ingen
tidligere behandlingsvejledning pa omradet.

Tilslutning til anbefalingen
Anbefalingen har tilslutning fra 13 rdadsmedlemmer. Danske Patienters to radsmedlemmer har afgivet
dissens vedrgrende type Il og lll, som vil fremga af referatet fra mgdet.

Om Medicinradets anbefaling

Medicinradets anbefaling bygger pa en faglig vurdering af, om ny medicin giver mervaerdi for patienterne
i forhold til eksisterende behandling, samt en vurdering af omkostningerne ved at anvende medicinen.
Regionernes indkgbsorganisation Amgros forhandler en pris for medicinen med ansggeren. Pa baggrund
af den forhandlede pris vurderer Medicinradet, om medicinens merveerdi star mal med omkostningerne,
herunder lzegemidlets pris, og om medicinen derfor kan anbefales som standardbehandling.
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