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Lakemedelsformansnamnden Datum Var beteckning
2006-12-22 1368/2006
SOKANDE NOVARTIS SVERIGE AB
Box 1150
183 11 Taby
SAKEN

Ansokan inom lakemedelsformanerna

LAKEMEDELSFORMANSNAMNDENS BESLUT

Lakemedelsformansnamnden beslutar att lakemedlet Exjade ska inga i lakemedelsformanerna
med nedanstaende villkor fran och med den 23 december 2006 till i tabellen angivna priser.

Namn Form Styrka Forp Varunr. AIP AUP
(SEK) (SEK)
Exjade Dispergerbar | 125 mg Blister, 84 | 060578 4946,19| 5092,00
tablett tabletter
Exjade Dispergerbar | 125 mg Blister, 28 | 041014 1648,73| 1728,50
tablett tabletter
Exjade Dispergerbar | 250 mg Blister, 84 | 060569 9892,39| 10059,50
tablett tabletter
Exjade Dispergerbar | 250 mg Blister, 28 | 041023 3297,46| 3410,50
tablett tabletter
Exjade Dispergerbar |500 mg Blister, 84 | 060560 | 19784,77| 19952,00
tablett tabletter
Exjade Dispergerbar |500 mg Blister, 28 | 041032 6594,92| 6762,00
tablett tabletter
Villkor

Foretaget alaggs att senast den 31 december 2009 inkomma med och redovisa data som
beskriver nyttovinster och foljsamhet till behandling med Exjade jamfort med Desferal.
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NOVARTIS SVERIGE AB (foretaget) har ansokt om att nedanstaende lakemedel ska inga i

lakemedelsformanerna och att pris faststalls.

Namn Form Styrka Forp Varunr. AlP

(SEK)

Exjade Dispergerbar 125 mg Blister, 84 |060578 4946,19
tablett tabletter

Exjade Dispergerbar 125 mg Blister, 28 041014 1648,73
tablett tabletter

Exjade Dispergerbar 250 mg Blister, 84 |060569 9892,39
tablett tabletter

Exjade Dispergerbar 250 mg Blister, 28 041023 3297,46
tablett tabletter

Exjade Dispergerbar 500 mg Blister, 84 |060560 19784,77
tablett tabletter

Exjade Dispergerbar 500 mg Blister, 28 041032 6594,92
tablett tabletter

UTREDNING | ARENDET

Exjade (deferasirox), dispergerbar tablett, ar ett sarldkemedel som anvands vid kronisk
jarnupplagring orsakad av frekventa blodtransfusioner hos patienter med beta-talassemi samt
andra anemier (myelodysplastiskt syndrom och sickle cell anemi). Exjade har
forstahandsindikation hos patienter med beta-talassemi och andrahandsindikation vid andra
anemier. Exjade rors ut i ett glas vatten och ges en gang dagligen.

Standardbehandling idag ges med ldkemedlet Desferal (deferoxamin). Lakemedlet tillfors
langsamt under huden (subkutant) t.ex. via barbar infusionspump. Infusionen sker upp till tolv
timmar, fem till sju ganger per vecka.

Dessutom finns lakemedlet Ferriprox (deferipron) som &r avsett for behandling av
jarnoverskott hos patienter med beta-talassemi nér deferoxaminbehandling ar kontraindicerad
eller otillracklig. Ferriprox ges i tablettform tre ganger per dag.

Exjade har i en randomiserad fas 111 studie jamforts med Desferal (deferoxamin) hos patienter
med beta-talassemi och transfusionsberoende jarnupplagring. | studien visades att Exjade inte
var samre an deferoxamin med avseende pd sankning av jarnhalten i kroppen
(jarnkoncentration i bade blod och lever). Dock finns inga data pa morbiditet och mortalitet.
Desferal har visat effekt pA morbiditet och mortalitet vid beta-talassemi.

Foretaget har gjort en halsoekonomisk analys dér Exjade jamférs med Desferal (deferoxamin)
for patienter med beta-talassemi. De bada lakemedlen antas ha likvardig effekt, givet att
foljsamheten ar god. Behandlingskostnaden &r cirka 120 000 kronor hogre per ar for Exjade
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an for Desferal. Administrering av Desferal antas dock orsaka livskvalitetsforluster.
Nyttoforlusten av infusionsbehandling relativt peroral behandling antas i modellen vara 0,17
och 0,23 baserat pa tva s.k. time-trade off studier gjorda pa den brittiska respektive australiska
allmanheten. Infusionsbehandling antas ocksa leda till samre fo6ljsamhet an peroral
behandling. | grundscenariot antas skillnaden till 16 procent.

| grundscenariot berdknas kostnaden per QALY till 473 000 kronor (baserat pa en skillnad i
nyttoforlust pa 0,23) respektive 588 000 kronor (baserat pa en skillnad i nyttoforlust pa 0,17).
Detta resultat & mycket kansligt for variationer i hur administreringsformen paverkar
patienternas livskvalitet samt hur féljsamma patienterna ar till behandlingen.

Landstingens lakemedelsformansgrupp har i ett yttrande forordat att Exjade ska inga i
lakemedelsformanerna. Gruppen har anfort att Exjade ar ett vardefullt tillskott och sannolikt
en vasentlig utveckling for behandlingen av kroniskt 6kad jarnupplagring.

Lakemedelsformansnamnden har haft 6verlaggning med foretaget.

SKALEN FOR BESLUTET

Enligt 15 § lagen (2002:160) om ldkemedelsférmaner m.m. ska ett receptbelagt lakemedel

omfattas av lakemedelsformanerna och forsaljningspris faststallas for lakemedlet under forut-

sattning

1. att kostnaderna for anvandning av lakemedlet, med beaktande av bestdimmelserna i 2 §
hélso- och sjukvardslagen (1982:763), framstar som rimliga fran medicinska, humanitéara
och samhéllsekonomiska synpunkter, och

2. att det inte finns andra tillgadngliga lakemedel eller behandlingsmetoder som enligt en
sadan avvagning mellan avsedd effekt och skadeverkningar som avses i 4 § lake-
medelslagen (1992:859) ar att bedoma som véasentligt mer &ndamalsenliga.

Innan ett lakemedel kan fa status som sarlakemedel ska det enligt Europaparlamentets och
Radets forordning (EG) nr 141/2000 goras klart att det anvands mot ett mycket allvarligt
medicinskt tillstand, livshotande eller kroniskt funktionsnedséttande. Hogst fem av 10 000
personer i EU far vara drabbade vid ansokningstillfallet. Det far inte heller finnas nagon
annan tillganglig terapi for den aktuella indikationen eller om det finns skall l&kemedlet vara
till stor nytta for dem som lider av detta tillstdnd. Angelagenhetsgraden for dessa lakemedel
anses vara hog.

Awven for sarlakemedel géller kriterierna i 15 § for att ett lakemedel ska kunna omfattas av
lakemedelsformanerna. Det sokande foretaget ska visa att kriterierna ar uppfyllda (8 § samma

lag).

Lakemedelsformansnamnden gor féljande bedomning.
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Kroniskt okad jarnupplagring orsakad av frekventa blodtransfusioner ar en sjukdom av hog
svarighetsgrad. Effekten av Exjade pa sankning av jarnhalten i kroppen (jarnkoncentration i
bade blod och lever) bedéms som likvardig som for lakemedlet Desferal (deferoxamin). Den
kliniska dokumentationen ar dock begransad eftersom effekt pa morbiditet och mortalitet
saknas for Exjade.

Den beredningsform, dispergerbar tablett, som Exjade erbjuder kan uppfattas som mindre
kravande an infusionsbehandling med Desferal. Merkostnaden for Exjade ar ca 120 000
kronor per ar jamfort med Desferal. Om foretagets antagande om nyttovinster och foljsamhet
stammer sa framstar Exjade som kostnadseffektivt. Det finns dock betydande osékerheter om
hur tillgangen till peroral behandling paverkar livskvalitetsvinster och foljsamhet, och detta
gor att ocksa kostnaden per QALY far anses mycket oséker.

Lakemedelsformansnamnden finner vid en samlad bedémning att forutsattningarna i 15 §
lagen om lakemedelsformaner m.m. ar uppfyllda. Osékerheten i bedémningen av Exjade
motiverar emellertid att foretaget alaggs att senast den 31 december 2009 inkomma med och
redovisa data som beskriver nyttovinster och féljsamhet till behandling med Exjade jamfort
med Desferal.

HUR MAN OVERKLAGAR

Beslutet kan oOverklagas hos Lansritten i Stockholms lan. Overklagandet, som ska vara
skriftligt, ska stallas till lansratten, men ges in till Lakemedelsformansnamnden. Namnden
maste ha fatt 6verklagandet inom tre veckor fran den dag klaganden fick del av beslutet,
annars kan overklagandet inte provas. Ndmnden sander dverklagandet vidare till lansratten for
prévning om inte namnden sjalv andrar beslutet pa det satt som begérts.

Detta beslut har fattats av f.d. generaldirektor Axel Edling, ordférande, fil.dr UIf Persson,
professor Olof Edhag, ekonomie doktor Niklas Zethraeus, dverlédkare Rurik Léfmark,
specialist i allmadnmedicin Ingmarie Skoglund, éverldkare Gunilla Melltorp, docent Sigurd
Vitols, f.d. riksdagsledamot Ingrid Andersson och vice forbundsordférande David
Magnusson. Féredragande har varit Magnus Koping-Hoggard.

Axel Edling

Magnus Kdping-Hoggard
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