> Medicinradet

Dokument nr. 104017 | Versionsnummer 1.0 | Godkendelsesdato 19.03.21 | Ikrafttraedelsesdato 01.04.21

Medicinradets anbefaling vedrorende
tafamidis ti1l behandling af arvelig
transthyretinmedieret amyloidose
med polyneuropati stadie 1

MEDICINRADET ANBEFALER
tafamidis til patienter med arvelig transthyretinmedieret amyloidose med polyneuropati stadie 1, fordi
behandlingen kan forsinke sygdomsudviklingen for nogle patienter og samtidig har fa bivirkninger.

Tafamidis er forbundet med hgje omkostninger. Medicinradet vurderer dog, at tafamidis vil kunne bruges til
behandling af patienter i sygdomsstadie 1 frem til sygdomsforvaerring i stedet for andre laegemidler, som ogsa
har hgje omkostninger, men som har flere bivirkninger end tafamidis. Derfor anbefaler Medicinradet tafamidis
som mulig standardbehandling til patientgruppen.

Medicinradet anbefaler, at patienterne fglges teet, og at behandlingen med tafamidis stoppes ved fgrste tegn
pa sygdomsforvaerring. Kriterier for opstart og seponering (behandlingsophgr) kan laeses pa Medicinradets
hjemmeside sammen med anbefalingen.

VARDI FOR PATIENTERNE Tafamidis til patienter med arvelig transthyretinmedieret amyloidose med
polyneuropati stadie 1 kan ikke kategoriseres i henhold til Medicinradets
metoder. Det betyder, at data ikke er gode nok til, at Radet kan udtale sig
sikkert om lzegemidlet. Baseret pa fagudvalgets kliniske vurdering af
leegemidlet, vurderer Medicinradet dog, at tafamidis er et bedre
behandlingsalternativ end ingen behandling. Medicinradet har lagt vaegt p3,
at tafamidis kan forsinke sygdomsprogression for nogle patienter og samtidig
har en mild og handterbar bivirkningsprofil. Samtidig er det peroral
behandling, hvilket er forbundet med meget fa gener for patienten.

Kvaliteten af de data, der er for sammenligningen af tafamidis med ingen
behandling, er meget lav. Det betyder, at nye studier med hgj sandsynlighed
vil kunne a&ndre konklusionen.

OMKOSTNINGER FOR Medicinradet har vurderet, at det vil koste ca. 4,3 mio. kr. mere at behandle

SUNDHEDSVASENET én patient med tafamidis sammenlignet med ingen behandling.
Medicinradet har ogsa vurderet, at regionerne vil skulle bruge 10,2 mio. kr.
mere i det femte ar efter en anbefaling.
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ANBEFALINGEN BETYDER
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Belgbene er baseret pa de officielle listepriser for leegemidlerne. |
ovenstaende beregninger indgar ikke andre lzegemidler inden for
sygdomsomradet. Radet har i sin beslutning taget hgjde for priser pa de
andre lzegemidler inden for sygdomsomradet, som Amgros har forhandlet
med laegemiddelfirmaerne. | sin beslutning har Radet desuden taget hgjde
for fagudvalgets vurdering af en behandlingsreekkefglge, som betyder, at
behandling med tafamidis vil kunne traede i stedet for behandling med andre
legemidler til behandling af den tidlige del af sygdommen. Med den
vurdering vil de samlede omkostninger for sundhedsvaesenet veere lavere.
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 vaerdi. Det sker i forbindelse med valget af effektmal og den
vaegt, Medicinradet tilleegger effektestimaterne, hvilket er forskelligt alt efter
typen af effektmal. Derudover har Medicinradet 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 patienter med arvelig transthyretinmedieret amyloidose med
polyneuropati stadie 1, men ikke ngdvendigvis som fgrstevalg til alle
patienter. Medicinradet anbefaler, at patienterne fglges teet, og at
behandling med tafamidis stoppes ved fgrste tegn pa sygdomsforveerring.

Fagudvalgets sammensatning kan ses pa Medicinradets hjemmeside.
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Om Medicinradets anbefaling

Medicinradets 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 laegemidlets veerdi for patienterne. | vurderingen af
vardien for patienterne indgar bade leegemidlets gavnlige effekter og bivirkninger. | nogle tilfaelde spiller
sygdommens alvorlighed en seerlig rolle i afvejningen af forholdet mellem omkostninger og veerdi.
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