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TANDVARDS- OCH Datum Vér beteckning
LAKEMEDELSFORMANSVERKET 2009-12-18 2608/2009
SOKANDE Shire Human Genetic Therapies AB

Svérdvagen 11D
182 33 Danderyd

SAKEN
Ansokan inom lakemedelsférmanerna

BESLUT

Tandvards- och lakemedelsformansverket, TLV beslutar att nedanstaende licenslakemedel ska
inga i lakemedelsférmanerna fran och med 2009-12-19 till i tabellen angivna priser. TLV
faststéller det alternativa forséljningspriset till samma belopp som AIP.

Namn Form Styrka |Forp. |AIP (SEK) |AUP (SEK)

Velaglucerase alfa Ampull 2001E |1 8 355,00 8 522,00

Velaglucerase alfa Ampull 4001E |1 16 711,00 |16 878,00
Postadress Besdksadress Telefonnummer Telefaxnummer

Box 55,171 11 SOLNA Sundbybergsvagen 1 08-5684 20 50 08-5684 20 99
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ANSOKAN

Shire Human Genetic Therapies AB (foretaget) har ansokt om att nedanstaende
licenslakemedel ska inga i lakemedelsférmanerna och att pris faststélls.

Namn Form Styrka |Forp. |AIP (SEK)
Velaglucerase alfa ampull 200 IE |1st 8 355,00
Velaglucerase alfa ampull 4001E |1st 16 711,00

UTREDNING | ARENDET

Gauchers sjukdom &r den vanligaste inlagringssjukdomen och utvecklas pa grund av en éarftlig
brist pa ett enzym. Det finns tre typer av Gauchers sjukdom. Typ | drabbar framst mjalte,
lever, benmarg och skelett och kan vara en mycket allvarlig sjukdom. Idag finns ungefar 60
diagnosticerade patienter och av dessa har ca 15-20 personer Gaucher typ 1. Tva medicinska
behandlingsmetoder &r tillgdngliga: enzymersattningsterapi samt substratreducerande
behandling.

| juni 2009 meddelade foretaget Genzyme, som tillhandahaller lakemedlet Cerezyme
(imiglukeras), en enzymerséattningsterapi for behandling av patienter med Gauchers sjukdom,
typ 1, att produktionen av imiglukeras tillfalligt avbrutits. Foretaget hade tillsammans med
EMEA kommit 6verens om forandrade behandlingsrekommendationer for patienter med
Gauchers sjukdom, som bland annat innebar att vuxna patienter utan kliniska tecken pa
sjukdomsprogression skulle fa minskad dos. I augusti 2009 meddelade Genzyme att foretaget
endast kunde ticka 20 procent av den globala efterfragan pa imiglukeras till och med
arsskiftet.

Velaglucerase alfa ar en enzymersattningsterapi under utveckling for behandling av Gauchers
sjukdom och har genomgatt prévningar pd manniska i Fas I-111. Onskemal har inkommit fran
lakare i olika lander om att fa tillgang till denna behandling. Shire Human Genetic Therapies
AB (Shire HGT) har darfor dkat produktionen av velaglucerase alfa. Foretaget siktar pa ett
marknadsgodkannande av preparatet. Stockholm Gaucher Center har kontaktat Shire HGT
och diskuterat mojligheten for svenska patienter att ta del av behandling med velaglucerase
alfa under den tid det rader brist pa imiglukeras och fram till att velaglucerase alfa har fatt sitt
marknadsgodkannande.

Sverige har fatt en allokering av velaglucerase alfa for att tillgodose behovet for fem patienter
med Gauchers sjukdom, typ 1, under fjarde kvartalet 2009 och fram till
marknadsgodkannande av EMEA, beréknat till september/okober 2010. Férskrivning av
velaglucerase alfa till fem patienter innebér frigérande av imiglukeras for en del av de
patienter som star pa reducerad dos.

Imiglukeras ingar i formanen och omfattas av systemet for solidarisk finansiering.
Imiglukeras har ingatt i formanen sedan ar 1999 dvs. innan LFN bildades, och darmed inte
genomgatt kostnadseffektivitetsprovning. Imiglukeras forskrivs oftast pa recept.
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Velaglucerase alfa har utvarderats i nagra prekliniska och Fas I-111 studier. Kliniskt
signifikanta forbattringar har enligt foretaget visats pa hemoglobin, trombocyter samt storlek
pa lever och mjélte. Andra parametrar forbattrades ocksa vid behandling. Velaglucerase alfa
tolererades vl bade av behandlingsnaiva patienter och av patienter som flyttats dver fran
annan enzymersattningsterapi.

Doserna av imiglukeras som ges till patienter i Sverige kan variera men bedémningen fran
Shire HGT ar att velaglucerase alfa kommer att ges i samma doser som patienterna skulle ha
erhallit med imiglukeras. Foretaget har antagit att de fem aktuella patienterna behandlas med
601E/kg varannan vecka men inte uppgivit om patienterna ar barn eller vuxna.

Lakemedlet ges som intravends infusion vilket innebér sjukvardskostnader utéver kostnaden
for sjalva lakemedlet. Dessa kostnader skiljer sig inte fran motsvarande kostnader vid
behandling med imiglukeras.

Velaglucerase alfa finns som ampuller om 200 IE samt 400 IE. Nedanstaende tabell visar en
prisjamforelse med imiglukeras:

AUP (SEK) 200 IE 400 IE
Imiglukeras 8 522,50 16 878,00
Velaglucerase alfa 8 522,00 16 878,00

Arskostnaden for behandling av en patient som vager 70 kg med 601E/kg kroppsvikt varannan
vecka ar 4,6 miljoner kronor. Om patienten vager 30 kg blir arskostnaden 2 miljoner kronor
och om patienten véger 10 kg blir &rskostnaden 660 000 kronor. Arskostnaden blir densamma
for behandling med imiglukeras om samma doser och doseringsintervall anvands.

SKALEN FOR BESLUTET

For att en patient ska fa velaglucerase alfa maste Lakemedelsverket forst bevilja licens. Aven
for licenslakemedel géller att de forutsattningar som anges i 15 § lagen (2002:160) om
lakemedels- formaner m.m. ska vara uppfyllda.

Enligt 15 § lagen om ldkemedelsformaner m.m. ska ett receptbelagt lakemedel omfattas av

lakemedelsformanerna och inkopspris och forsaljningspris faststallas for lakemedlet under

forutsattning

1.  att kostnaderna for anvandning av lakemedlet, med beaktande av bestdmmelsernai 2 §
hélso- 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 bedoma som vasentligt mer &ndamalsenliga.



4 (4)
2608/2009

Generellt beviljas licens endast om en patient inte uppnatt tillfredsstallande
behandlingsresultat med godkénda lékemedel. | detta fall géller licensen under en begrénsad
tid och till ett begransat antal patienter, for att tillfalligt ersatta annan behandling.

Med anledning av detta kan det inte anses vara rimligt att nu géra mer an en oversiktlig
beddmning av kostnadseffektiviteten. Behandlingskostnaden ar hdg men priset pa
velaglucerase alfa &r detsamma som fér den behandling som velaglucerase alfa ska ersétta.

Vid en sammanvagning av kriterierna i 15 § lagen om lakemedelsformaner m.m. finner TLV
att forutsattningarna i detta fall &r uppfyllda for att velaglucerase alfa ska fa inga i
lakemedelsformanerna i egenskap av licensmedel. Ansokan ska darfor bifallas.

Shire HGT anger att foretaget i samband med maknadsgodkannande kommer att ansoka till
TLV om att velaglucerase alfa ska inga i formanssystemet. TLV kommer da att gora en
forutsattningslos utredning och i den hélsoekonomiska utvéarderingen kommer behandling
med velaglucerase alfa att jamforas med saval alternativa terapier som med situationen da
ingen behandling ges.

HUR MAN OVERKLAGAR

Beslutet kan 6verklagas hos Lansratten i Stockholms lan. Overklagandet, som ska vara
skriftligt, ska stallas till lansratten, men ges in till Tandvards- och lakemedelsférmansverket,
TLV. TLV maste ha fatt 6verklagandet inom tre veckor fran den dag klaganden fick del av
beslutet, annars kan éverklagandet inte provas. TLV sander 6verklagandet vidare till
lansratten for prévning om inte TLV sjélv andrar beslutet pa det satt som begarts.

Detta beslut har fattats av Lakemedelsformansnamnden hos TLV. Féljande ledamoter har
deltagit i beslutet. f.d. generaldirektor Axel Edling, professor Per Carlsson, dverlédkare Eva
Andersén-Karlsson, docent Lars-Ake Levin, dverlakare Rurik Léfmark, specialist i
allménmedicin Ingmarie Skoglund, professor Rune Dahlqvist, 6verlédkare Mikael Hoffmann,
overldkare Gunilla Melltorp, f.d. riksdagsledamot Ingrid Andersson, férbundsordférande
Christina Bergdahl, professor Mats Bergman. Foredragande har varit Maria Storey. |
handlaggningen har dven Catharina Strombéck deltagit.

Axel Edling

Maria Storey



