TLV

TANDVARDS- OCH

LAKEMEDELSFORMANSVERKET

SOKANDE

SAKEN
Ansokan inom lakemedelsformanerna.

BESLUT

Tandvards- och lakemedelsformansverket, TLV, beslutar att nedanstaende lakemedel ska inga
i lakemedelsformanerna fran och med 28 augusti 2015 till i tabellen angivna priser. TLV
faststéller det alternativa forsaljningspriset till samma belopp som AIP.

BESLUT

Datum
2015-08-27
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Var beteckning

2255/2015

Swedish Orphan Biovitrum AB

112 76 Stockholm

Namn |Form Styrka Forp. Varunr |AIP (SEK) |AUP (SEK)
Orfadin |Oral suspension |4 mg/ml |Flaska, 90 ml |151239 |22 130 22 297
Postadress BesOksadress Telefonnummer

Box 22520, 104 22 STOCKHOLM

Fleminggatan 7

08-5684 20 50

Telefaxnummer
08-5684 20 99
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ANSOKAN

Swedish Orphan Biovitrum AB (foretaget) har ansokt om att nedanstaende lakemedel ska
inga i lakemedelsformanerna och att pris faststlls.

Namn Form Styrka Forp. Varunr. |AIP (SEK)
Orfadin | Oral suspension |4 mg/ml | Flaska, 90 ml 151239 |22 130,00

UTREDNING | ARENDET

Orfadin (nitisinon) oral suspension dr ett lakemedel som &r godkant for behandling av
tyrosinemi typ 1. Tyrosinemi typ 1 ingar i en grupp séllsynta, arftliga
amnesomséttningssjukdomar som orsakas av en rubbning i nedbrytningen av aminosyran
tyrosin. Behandling med nitisinon introducerades i borjan av 1990-talet. Sedan dess har
Overlevnaden for patienter med tyrosinemi typ 1 forbattrats dramatiskt.

Orfadin kapsel i styrkorna 2, 5, 10 och 20 mg ingar sedan tidigare i lakemedelsformanerna.
Lakemedlets dosering beror av kroppsviken. Da patientgruppen ar mycket ung finns det flera
patienter som inte kan inte svalja kapslar. Kapslarna far darfor 6ppnas och innehallet blandas i
vatten eller foda, vilket 6kar risken for felaktiga doser. Behovet av en béttre anpassad
beredningsform har darfor framforts av den europeiska ldkemedelsmyndighetens, EMA:S,
vetenskapliga kommitté CHMP (Committee for Medicinal Products for Human Use).
Foretaget har darfor utvecklat den nya beredningsformen i syfte att underlatta
administreringen av lakemedelet for de patienter som inte kan svilja kapslar.

Den rekommenderade initialdosen i barn- och vuxenpopulationen ar enligt produktresumén 1
mg/kg kroppsvikt/dag uppdelad i 2 doser som administreras oralt. Det medfor att kapslarna i
den lagsta styrkan, 2 mg, fyller en viktig funktion for att kunna stélla in dosen individuellt.
Den orala suspensionen kan pa liknande satt anvandas for att stélla in en exakt dos. TLV
bedomer darfor att 2 mg kapslarna ar det mest relevanta jamforelsealternativet.

Resultatet fran en bioekvivalensstudie som redovisas i utredningsprotokollet, EPAR, visar pa
att Orfadin oral suspension &r bioekvivalent med Orfadin kapslar.

Det ansokta priset for Orfadin oral suspension motsvarar priset per milligram for Orfadin
kapsel 2 mg. Det &r inte uppenbart att den orala I6sningen enbart kommer att ersatta 2 mg
kapslarna. Det &r dock sannolikt att patienter som kan svalja hela kapslar fortsatt kommer att
forskrivas kapslar, da dessa ofta upplevs som en mer praktisk beredningsform. Den orala
suspensionen ska forvaras i kylskap medan kapslarna kan forvaras vid temperatur upp till 25
°C under en enda period pa 2 manader. De patienter som ar i behov av behandling med den
orala suspensionen vinner déaremot fordelar med denna beredningsform genom mdojlighet till
mer exakt dosering och saker administrering.
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SKALEN FOR BESLUTET

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

omfattas av lakemedelsférmanerna och inkdpspris och forsaljningspris ska faststéallas for

ldkemedlet under forutsattning

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

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

TLV:s beslutsfattande vilar pa tre grundlaggande kriterier: manniskovardesprincipen — att
varden ska respektera alla manniskors lika varde, behovs- och solidaritetsprincipen — att de
som har de storsta medicinska behoven ska ha mer av vardens resurser dn andra
patientgrupper samt kostnadseffektivitetsprincipen — att kostnaderna for att anvanda ett
lakemedel ska vara rimliga fran medicinska, humanitara och samhallsekonomiska synpunkter.

TLV gor féljande beddmning.
Relevant jamforelsealternativ till Orfadin oral suspension 4 mg/ml ar Orfadin kapslar 2 mg.

Den alternativa behandling till Orfadin oral suspension som idag finns att tillga ar Orfadin
kapslar. Da merparten av de patienter som behandlas med Orfadin &r barn har behovet av en
battre anpassad beredningsform av Orfadin framforts av den europeiska
lakemedelsmyndighetens, EMA:s, vetenskapliga kommitté CHMP (Committee for Medicinal
Products for Human Use).

Per milligram aktiv substans ar det ansokta priset for Orfadin oral suspension inte hdgre én
priset for Orfadin kapsel 2 mg. Det &r inte uppenbart att den orala I6sningen enbart kommer
att ersatta 2 mg kapslarna, utan kan dven komma ersétta kapslar i styrkorna 5 respektive 10
mg. Det kan medftra en nagot hogre kostnad per behandlad patient. Samtidigt &r det troligt att
de patienter som ar i behov av behandling med den orala suspensionen vinner andra fordelar
med denna beredningsform. Detta tillsammans med sjukdomens svarighetsgrad, gor att TLV
bedomer att det ansokta priset ar rimligt.

Mot bakgrund av detta och med hansyn taget aven till ménniskovardesprincipen och behovs
och solidaritetsprincipen, finner TLV att kriterierna i 15 § lagen om lakemedelsformaner
m.m. ar uppfyllda for att Orfadin oral suspension ska inga i lakemedelsformanerna till ansokt
pris. Ansokan ska darfor bifallas.
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HUR MAN OVERKLAGAR

Beslutet kan 6verklagas hos Férvaltningsratten i Stockholm. Overklagandet, som ska vara
skriftligt, ska stallas till forvaltningsratten, men ges in till Tandvards- och
lakemedelsformansverket, TLV. TLV maste ha fatt 6verklagandet inom tre veckor fran den
dag klaganden fick del av beslutet, annars kan éverklagandet inte provas. TLV sander
overklagandet vidare till forvaltningsratten for provning om inte TLV sjalv andrar beslutet pa
det sétt som begarts.

Detta beslut har fattats av Namnden for lakemedelsformaner hos TLV. Foljande ledaméter
har deltagit i beslutet. Generaldirekttr Stefan Lundgren (ordférande), forvaltningschef
Margareta Berglund Rodén, medicinsk radgivare Stefan Back, professor Per Carlsson, docent
Susanna Wallerstedt och ldkemedelschef Karin Landenius. Féredragande har varit utredare
Camilla Ledin.

Stefan Lundgren

Camilla Ledin





