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SAKEN
Omproévning av beslut inom lakemedelsformanerna
BESLUT
Tandvards- och lakemedelsformansverket, TLV, beslutar att lakemedlet Cerezyme fran och
med den 1 juni 2012 inte langre ska inga i lakemedelsférmanerna.
Namn Form Styrka |Forp. |Varunr. |AIP (SEK) AUP (SEK)
Cerezyme® | Pulver till koncentrat |400 IE |1 st 465609 |16 711,20 kr |16 878 kr
till infusionsvatska,
I6sning
Cerezyme® | Pulver till koncentrat |200 IE |1 st 156687 |8 355,60 kr 8 522,50 kr
till infusionsvatska,
I6sning
Postadress Besodksadress Telefonnummer Telefaxnummer

08-5684 20 99
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SKALEN FOR BESLUTET

TLV kan enligt 10 § lagen (2002:160) om lakemedelsformaner m.m. pa eget initiativ besluta
om att ett lakemedel som ingar i lakemedelsformanerna inte langre ska inga i formanerna.
Forutsattningen for detta &r att kriterierna for subvention inte &r uppfyllda. Om det finns
sarskilda skal kan TLV enligt 11 § samma lag ocksa besluta att ett lakemedel ska inga endast
for ett visst anvandningsomrade. Beslutet far aven forenas med andra sérskilda villkor.

Enligt 15 § i denna lag ska ett receptbelagt lakemedel omfattas av lakemedelsférmanerna och
inkOpspris och forsaljningspris ska faststallas for 1akemedlet under férutsattning

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 §
lakemedelslagen (1992:859) &r att bedéma som vasentligt mer &ndamalsenliga.

De allmanna utgangspunkterna for en prévning av om ett lakemedel ska inga i formanerna ar
manniskovardesprincipen samt behovs- och solidaritetsprincipen i halso- och sjukvardslagen.
Dessa principer har fatt narmare utformning i de av riksdagen antagna prioriteringsriktlinjerna
for halso- och sjukvarden (prop. 1996/97:60). Till detta kommer principen om kostnads-
effektivitet, som ocksa ingdr i kriterierna nar det galler att ta stallning till om ett lakemedel
ska inga i formanerna.

I manniskovardesprincipen ligger bland annat att man alltid under alla forhallanden ska
betrakta och behandla méanniskan som den hon &r utan hansyn till vad hon eller han gor. Med
andra ord far sadant som personers sociala stallning, inkomst, alder eller begavning inte vara
avgorande vid prioritering. | detta hanseende ar ingen former an nagon annan. Att alla har lika
varde racker dock inte som enda prioriteringsgrund. Det kravs nagot darutver. Det dr ocksa
viktigt att resurserna anvéands dar det finns storst behov.

Behovs- och solidaritetsprincipen syftar till att samhallets resurser skall fordelas efter behov.
| detta ligger ocksa en stravan att utfallet ska bli sa lika som majligt, dvs. att alla ska na basta
mojliga halsa och livskvalitet. Innebodrden av behovs- och solidaritetsprincipen &r att om
prioriteringar maste ske bland effektiva atgarder ska mer av vardens resurser ges till de mest
behdvande med de svaraste sjukdomarna och de med den samsta livskvaliteten. Solidaritet
innebar ocksa att sarskilt beakta behoven hos de svagaste. Hit hor exempelvis barn, alders-
dementa, medvetslosa och andra som har svart att kommunicera med sin omgivning. Det
sagda géller &ven om konsekvenserna da kan bli att alla inte far sina behov tillgodosedda.

De riktlinjer som regeringen lagt fram i den ovan ndmnda propositionen och som riksdagen
stallt sig bakom utgors av ett antal breda grupper kliniska exempel. De later sig inte forenas
med nagon lista” dar vissa sjukdomar generellt prioriteras fore andra. Varden av en och
samma sjukdom kan darfor under olika stadier ges olika prioritet. Vilken diagnos eller
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sjukdom det ar fraga om &r inte det viktiga. Prioriteringsgrupperna far snarare ses som ett
forsok att illustrera grunderna for prioritering efter behov och angeldgenhetsgrad.

Kostnadseffektivitetsprincipen innebéar att man vid valet mellan olika verksamhetsomraden
eller atgarder efterstravar en rimlig relation mellan kostnaderna i form av insatta resurser av
olika slag och effekt matt i forbattrad héalsa och forhojd livskvalitet.

Vid prévningen av om ett lakemedel ska inga i formanerna har TLV att avvaga vilka
kostnader for anvandningen av lakemedlet som ter sig rimliga fran medicinska, humanitéra
och samhéllsekonomiska synpunkter. Som framgar av forarbetena till lagen ska denna
rimlighetsbedémning gdras ur ett brett helhetsperspektiv. Skalet for denna provning &r att alla
lakemedel inte per automatik kan inga i lakemedelsférmanerna. Grundtankarna i férmans-
systemet ar att samhéllets kostnader for lakemedel ska sta i rimlig proportion till den nytta de
tillfor och att lakemedelskostnaderna inte far medfora att utrymmet for annan angelagen
sjukvard minskar. Det innebaér att tillgangliga resurser skall anvandas dar de gor bast samlad
nytta och att kostnaden for en viss insats far vagas mot nyttan av insatsen jamfort med
kostnad och nytta om resurserna anvands pa annat satt. Det innebér att man vid begransade
resurser kan tvingas gora prioriteringar. Kravet pa kostnadseffektivitet bor generellt stallas
hogre vid mindre angelagna sjukdomstillstand an vid mer angelagna (se prop. 2001/02:63 s.
28 och 46).

Om en medicinsk behandling ar prisvard eller inte brukar avgoras genom en kostnadseffekt-
analys, dar behandlingens kostnad vags mot dess effekter och biverkningar. Den metod som
TLV i regel anvander for att mata behandlingseffekter ar sa kallade kvalitetsjusterade
levnadsar (QALY:s). Tva olika behandlingar jamfors genom att skillnaden i kostnad stalls i
relation till skillnaden i hélsoutfall. Metoden har fordelen att man kan méta behandlings-
vinster i form av bade okad livslangd och livskvalitet for patienten istallet for till exempel
enbart 6kad livslangd.

Av TLV:s allméanna rad om ekonomiska utvarderingar (LFNAR 2003:2) framgar att
kostnader och effekter av det aktuella lakemedlet bor jamféras med de i Sverige mest
relevanta alternativa behandlingarna (t.ex. det mest anvénda). Det kan vara lakemedels-
behandling, annan behandling eller ingen behandling alls.

TLV gor i detta arende foéljande bedémning.

Gauchers sjukdom &r en arftlig sjukdom som orsakas av brist pa enzymet glukosylceramidas.
Enzymets uppgift ar att bryta ner det fettliknande &mnet glukosylceramid i kroppen. Brist pa

enzymet medfor att nedbrytningen av fettdmnet inte fungerar och istallet ansamlas fettdmnet i
vissa celler. TLV bedomer att sjukdomen kan leda till tillstand som har hog svarighetsgrad.

Cerezyme ar ett lakemedel som ges till patienter med Gauchers sjukdom typ 1 och 3.
Lakemedlet innehaller substansen imiglukeras och &r ett enzymersattningspreparat som ar
godkant for langtidsbehandling av patienter med Gauchers sjukdom vilka har icke-
neurologiska symptom. Det innehaller rekombinant framstallt glukosylceramidas som, da det
tillfors kroppen, kompenserar for det kroppsegna enzymets bristande funktion. Utdver
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Cerezyme finns ytterligare en enzymersattningsprodukt, lakemedlet Vpriv. TLV har i maj
2011 avslagit en ansokan om att Vpriv ska fa inga i lakemedelsformanerna (dnr 3402/2010).
Skalet for detta var att Vpriv inte bedomdes vara kostnadseffektivt till det begarda priset.

Vid beddmningen av om ett lakemedel ska inga i lakemedelsférmanerna gor TLV normalt en
jamforelse med det mest kostnadseffektiva lakemedlet inom férmanerna. En jamfarelse med
en annan lakemedelsbehandling innebér att kostnaden for den jamférande behandlingen maste
beddmas vara kostnadseffektiv. TLV anser att vid provning av Cerezyme &r inte en jamforelse
med Vpriv mojlig eftersom TLV tidigare funnit att Vpriv inte &r ett kostnadseffektivt
behandlingsalternativ.

| det fall det saknas ett kostnadseffektivt behandlingsalternativ, bor kostnad for uppnadda
hélsovinster sta i rimlig relation till att inte ge nagon behandling alls (i detta fall avses ingen
behandling i form av enzymerséttnings- eller substratreduceringsterapi). Jamforelse-
alternativet till behandling med Cerezyme ar darmed symptomlindrande behandling utan
enzymersattnings- eller substratreduceringsterapi.

Genzyme AB (nedan kallat foretaget) anfor att en jamforelse mot ingen behandling eller
endast symptomlindrande behandling &r irrelevant och oetisk. Foretaget har emellertid inte
angett nagot jamforelsealternativ utan enbart redogjort for skillnader mellan Cerezyme och
Vpriv.

Foretaget har inte redovisat nagon kostnad per QALY for behandling med Cerezyme for en
vuxen patient som doseras enligt produktresumén i enlighet med nuvarande pris.

TLV beddmer att kostnaden per vunnen QALY f6r behandling med Cerezyme av en vuxen
patient vid dosering enligt produktresumén, jamfort med symptomlindrande behandling utan
enzymersattnings- eller substratreduceringsterapi, ar minst 10 miljoner kronor. Berdkningar
som TLV gjort med halv dosering (30 E/kg) ger en kostnad pa minst 4 miljoner kronor per
vunnen QALY. Foretaget har inte haft nagra invandningar mot dessa berakningar.

TLV kan konstatera att till det pris Cerezyme har idag inom ldakemedelsférmanerna blir
kostnaden per QALY flera ganger hogre dn den kostnad TLV tidigare accepterat.

Trots att Gauchers sjukdom kan leda till tillstand med hog svarighetsgrad och att det bara
finns ett fatal patienter i Sverige finner TLV att behandling med Cerezyme inte ar kostnads-
effektiv till det pris Cerezyme har i dag. Kring denna bedomning rader ingen osakerhet.

TLV finner vid en samlad bedémning att Cerezyme inte uppfyller férutséttningarna i 15 8
lagen om lakemedelsformaner m.m. for att fa inga i lakemedelsformanerna.
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BAKGRUND

For att ett lakemedel ska fa inga i lakemedelsformanerna kravs sedan den 1 oktober 2002 att
det uppfyller de kriterier som stélls upp i lagen (2002:160) om lakemedelsférmaner m.m.

Ett av TLV:s uppdrag &r att omproéva tidigare fattade beslut om subventionering.

I enlighet med uppdraget har TLV utifran en uppdelning av lakemedelssortimentet i terapi-
grupper genomfort omprovningar i form av flera omfattade genomgangar av lakemedels-
sortimentet. Fran och med ar 2010 gor TLV omprévningar av mer begransade delar av
lakemedelssortimentet for att prioritera omraden dar anvandningen inom férmanerna inte
framstar som kostnadseffektiv.

Den fradmsta anledningen till att omprova subventionen av Cerezyme &r dock att TLV i maj
2011 fattade ett beslut om att avsla ansokan om subvention for ett nytt enzymersattnings-
preparat, Vpriv'. Behandlingskostnaden for \priv var i nivd med behandlingskostnaden for
Cerezyme. TLV beddmde att Vpriv inte var kostnadseffektivt till det pris foretaget begarde
och att det darmed inte uppfyllde kriterierna fér subvention. Eftersom Cerezyme och Vpriv &r
mycket lika bade avseende kostnader och effekt fann TLV det motiverat att inleda en
omproévning av lakemedel som anvénds vid Gauchers sjukdom.

Foretaget har anfort att TLV borde invanta den av regeringen tillsatta utredning om en separat
prissattningsmodell for sarlakemedel som ska presentera sitt forslag under hosten 2012
(Lakemedels- och apoteksutredningen S2011:07).

TLV saknar mojlighet att invanta ett forslag fran den av regeringen tillsatta utredningen om
hur en prismodell for sarldkemedel skulle kunna se ut eftersom TLV i sin verksamhet enbart
kan forhalla sig till den lagstiftning som &r beslutad av riksdagen.

UTREDNING | ARENDET

Sjukdomen och behandling

Gauchers sjukdom &r en arftlig sjukdom som orsakas av brist pa enzymet glukosylceramidas.
Enzymets uppgift ar att bryta ner det fettliknande &mnet glukosylceramid i kroppen. Brist pa
enzymet medfor att nedbrytningen av fettdmnet inte fungerar och istallet ansamlas fettdmnet i
vissa celler. Detta sker framforallt i mjélten, levern och benmérgen, men &ven andra organ
kan drabbas. De skador som uppstar tillfoljd av ackumuleringen av fettamnet kan leda till
olika symptom och vara av varierande svarighetsgrad. Exempel pa vanliga sjukdoms-
manifestationer ar organforstoring av mjélte och lever, hematologisk sjuklighet samt skelett-
sjuklighet. 1 vissa fall ger sjukdomen &ven upphov till neurologiska skador. Patienter med
Gauchers sjukdom upplever ofta en forsdmrad livskvalitet, vilken till stor del &r orsakad av

L TLV beslut 2 maj 2011, i arenden med dnr 3402/2010
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skelettmanifestationer som ar forknippade med smarta och funktionsnedsattning. Sjukdomen
brukar delas in i tre grupper, typ 1, typ 2 och typ 3, beroende pa symptomens svarighetsgrad
och férekomst av neurologiska skador.

Sjukdomen &r ovanlig och i Sverige finns det cirka 60 patienter som har diagnosen, varav
majoriteten star pa behandling med Cerezyme idag.

Gauchers sjukdom gar inte att bota, men det finns olika behandlingar for att minska
symptomen, bromsa sjukdomsforloppet och kompensera for funktionsnedséttningarna.

Behandling av Gauchers sjukdom sker i forsta hand med enzymerséattningsterapi (ERT). ERT
syftar till att tillféra kroppen en modifierad form av det kroppsegna enzymet glukosyl-
ceramidas. Detta hjélper cellerna att bryta ner glukosylceramid sa att inlagring av fettamnet i
cellerna kan undvikas. ERT administreras via intravends infusion (dropp), vanligtvis en gang
varannan vecka, och i de flesta fall under dvervakning av sjukvardspersonal. For patienter
med Gauchers sjukdom typ 1 dar enzymerséttningsterapi inte ar lamplig kan i andra hand
behandling ske med substratreduceringsterapi (SRT). SRT avser att minska mangden substrat
(glukosylceramid) sa att det finns mindre méngd fettdmne att bryta ner.

Cerezyme innehaller substansen imiglukeras och &r ett enzymerséttningspreparat som

anvands vid langtidsbehandling av patienter med Gauchers sjukdom typ 1 och typ 3 vilka har
icke-neurologiska symptom. Det innehaller rekombinant framstallt glukosylceramidas som,
da det tillfors kroppen, kompenserar for det kroppsegna enzymets bristande funktion. Kliniska
studier har visat att Cerezyme forbattrar bade livskvaliteten och de icke-neurologiska
sjukdomsmanifestationerna for patienter med Gauchers sjukdom typ 1 och typ 3. Behandling
med Cerezyme medfor att mjalt- och levervolymerna minskar, att de hematologiska
parametrarna forbattras och att patienterna far patagligt farre och mindre besvarande skelett-
komplikationer. Biverkningarna vid behandling &r generellt sett ovanliga och av lindrigare
slag. Behandlade patienter har samma livslangd som friska individer.

Den rekommenderade doseringen av Cerezyme &r enligt produktresumen initialt

60 enheter (E)/kg kroppsvikt en gang varannan vecka. Beroende pa hur den individuella
patienten svarar avseende relevanta kliniska effektmatt ska dosen justeras. Kliniska studier
har visat stod for behandling med 60 E/kg varannan vecka, men dven doser ner till 15 E/kg
varannan vecka har utvarderats. Studierna visar att enzymbehandling forbattrar effektmatten
hemoglobinkoncentration, trombocytantal, mjélt- och levervolym i hég utstrackning. Effekten
syns redan efter en kort tids behandling och langtidsstudier visar ocksa att effekterna kvarstar
och forbattras ofta kontinuerligt. Hur snabbt patienterna svarar pa behandlingen beror dock pa
vilken dos de far. Det framgar aven att enzymterapi minskar skelettsjukligheten sa att
patienterna vid behandling far 6kad bentathet, minskad bensmarta och farre benkriser, men att
dessa forbattringar tar langre tid att uppna och kraver hogre doser for att ge markbar effekt.

De experter som medverkat i utredningen har uppgivit att i klinisk praxis far nya patienter
vanligtvis en ingangsdos pa 60 E/kg kroppsvikt, i enlighet med produktresumén. Experterna
har ocksa framfort att dosen bor justeras individuellt och att man bor strava efter att ha lagsta
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effektiva dos. Deras erfarenhet fran behandling i Sverige ar dock att patienterna manga ganger
far kvarsta pa en hog dos utan att man provar att sanka den.

Foretaget anfor att det framgar av ICGG? Gauchers registret att underhallsdoserna for
patienter ar lagre an initialdosen i produktresumén. Genomsnittsdosen i registret for en patient
med Gauchers sjukdom typ 1 &r 34 E/kg, medan den for en patient med Gauchers sjukdom
typ 3 ar 52 E/kg kroppsvikt. Vrt att notera ar dock att uppgifterna géller genomsnittsdoser
internationellt och att de inte representerar genomsnittsanvandningen i Sverige.

Halsoekonomi

Cerezyme finns i tva styrkor, 200 respektive 400 IE (Internationella Enheter). Lakemedels-
kostnaden for Cerezyme é&r cirka 4,7 miljoner kronor (AUP) per ar for en 70 kilos patient som
doseras enligt produktresumén.

Generellt kan ségas att patienter med Gauchers sjukdom har vésentligt lagre hélsorelaterad
livskvalitet an friska. Méatt med det generiska livskvalitetsinstrumentet SF-36 uppvisar
obehandlade patienter med Gauchers sjukdom lagre hélsorelaterad livskvalitet an en alders-
och kdnsmatchad frisk referenspopulation.

Kunskapen om kostnader for obehandlad Gauchers sjukdom ér lag.

Foretaget har gjort kostnadseffektivitetsanalyser i en modell som ursprungligen tagits fram av
Connock et al men som vidareutvecklats av TLV.

I modellen antar foretaget en arlig kostnad for alternativ behandling utan ERT eller SRT pa
knappt 200 000 kronor. Da antas att obehandlade patienter befinner sig i det svaraste
sjukdomsstadiet.

Nér foretaget gjort kostnadseffektivitetsanalyser har de vidare antagit att den forvantade
livslangden for patienter med lakemedelsbehandling &r 82 ar, det vill saga att patienterna har
samma livslangd som en frisk referenspopulation, medan obehandlade patienter antas ha nio
ars forkortad livslangd. Tidpunkt for pabdrjad lakemedelsbehandling ar pa 18-arsdagen.
Foretaget har vidare antagit att behandling med Cerezyme ger full effekt vilket innebér att
livskvaliteten & densamma som for en frisk referenspopulation. I modellen har fortaget
antagit att patienterna vager 71 kg och att de erhaller en dos pa 60 E/kg varannan vecka.

Foretaget har inte presenterat nagon kostnad per QALY for behandling med Cerezyme med
nuvarande pris enligt ovanstaende grundantaganden. Daremot har de utfort
kanslighetsanalyser dér de varierat parametrarna dos, diskonteringsranta for kostnader
respektive for effekt, Gverlevnad, indelning i subgrupper och alder for behandlingsstart. Trots
detta hamnar kostnaden per QALY pa hogre belopp &an TLV tidigare accepterat. Kring denna
bedomning rader ingen osakerhet.

2 ICGG: International Collaborative Gaucher Group
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TLV bedomer att den mest rattvisande siffran resulterar i en kostnad per QALY pa 10,3
miljoner kronor. Med antagandet om att samtliga patienter som inte far behandling med
Cerezyme genom hela modellen befinner sig i svaraste sjukdomsstadiet samt att inga av dem
arbetar, samtidigt som alla patienter med Cerezymebehandling arbetar, leder detta till en
pataglig underskattning av kostnaden per QALY.

Det ar viktigt att poangtera att modellen & mycket férenklad och endast ger en grov
uppskattning. De kanslighetsanalyser som TLV har gjort sjalva visar att modellen ar kénslig
for pris och dosering.

Synpunkter fran foretaget

Foretaget har anfort att TLV har anvént sig av det halsoekonomiska mattet kostnad per QALY
trots att stark kritik kan riktas mot detta matt vid utvérdering av lakemedel av "Ultra-Orphan

typ”.

Bland annat har den brittiska utvarderingsenheten for lakemedel, NICE, efter sin evaluering
av Cerezyme 2005 rekommenderat att Iakemedel med en prevalens pa mindre &n 1 patient per
50 000 invanare skall betraktas som en "Ultra-Orphan” och utvarderas enligt andra principer
an ”vanliga” lakemedel eller normala ”Orphan-Drugs”. NICE konstaterar att Cerezyme
kvalificerar sig for samtliga dessa krav.

Foretaget anfor vidare att TLV borde invénta den av regeringen tillsatta utredning om en
separat prissattningsmodell for sérlakemedel som ska presentera sitt férslag under hosten
2012 (Lakemedels- och apoteksutredningen S2011:07).

Foretaget uppger att de inte forstar varfor TLV ska fatta beslut utifran, enligt foretagets
mening ett starkt ifragasatt matt, kostnad per QALY, for en produkt som innebar och har
inneburit ett battre och langre liv for 40-talet patienter i Sverige. Ett forhastat beslut av TLV
riskerar att dessa 40 patienter inte kommer att fa tillgang till adekvat behandling, eller att
regionala skillnader kan komma att uppsta, endast nagra manader innan en ny och sannolikt
mera dndamalsenlig modell kan komma att presenteras. Genom att behalla Cerezyme inom
formanen fram till dess att ett annat system implementeras anser foretaget att det sakerstalls
att det inte uppstar regionala skillnader pa tillgang till behandling.

Yttranden

Foljande myndigheter och organisationer har fatt mojlighet att yttra sig angdende innehallet i
promemorian: Landstingens lakemedelsformansgrupp, Lakemedelsverket, Statens beredning for
medicinsk utvardering, Socialstyrelsen, Morbus Gaucher-féreningen och Riksforbundet séllsynta
diagnoser. Foljande yttranden har kommit in:
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Landstingens lakemedelsformansgrupp, LFG

LFG forordar att Cerezyme inte ska inga i lakemedelsférmanerna. De anser att Cerezyme har en
etablerad plats i behandlingsarsenalen vid behandling av Gauchers sjukdom. Né&r det ror sig om
sarlakemedel ar det ofta svart att géra exakta halsoekonomiska bedémningar men allt talar for att
kostnaden per QALY &r betydande och vida Gverstiger de nivaer som anses vara acceptabla. De
aktuella patienterna behandlas vid ett fatal centra i Sverige dar behandlande ldkare har god
kontroll pa patienter och behandling. Om preparaten hamnar utanfor formanen kan det i vissa fall
vara motiverat med behandling enligt landstingens undantagsrutin.

Lakemedelsverket

Lakemedelsverket anser i likhet med TLV att effekten av Cerezyme har visats vara mycket god
och av betydande klinisk relevans. De menar dock att det inte &r Lakemedelsverkets roll att
bedéma den hdlsoekonomiska analysen. De anser vidare att omprévningsforslaget att utesluta
farmakologisk behandling av Gauchers sjukdom kommer att fa patagligt negativa kliniska
konsekvenserna och poangterar behovet av en férandring av ersattningsmodellen for séllsynta
sjukdomar sa att medborgarnas ratt till lika vard sakerstalls.

Statens beredning for medicinsk utvardering, SBU
SBU har inga invandningar mot TLV:s férslag att inte subventionera Cerezyme.

Socialstyrelsen
Socialstyrelsen har inte inkommit med nagra synpunkter.

Morbus Gaucher-foreningen
Morbus Gaucher-féreningen anger att de inte accepterar att Gaucher-patienter som ar i
vardkravande tillstand blir utan relevant ERT- eller SRT-behandling.

De anser att TLV:s utredning for omprovning i stort sett bara fokuserar pa det hélso-
ekonomiska mattet kostnad per QALY, ett matt vars anvandning foreningen menar bade &r
vetenskapligt och etiskt ifragasatt.

Foreningen anser att en tydlig konsekvensanalys av ett eventuellt beslut att utesluta de
aktuella lakemedlen fran lakemedelsférmanerna definitivt bor inga och redovisas i
utredningarna. Morbus Gaucher-foreningen ar oroliga 6ver de praktiska konsekvenser beslutet
innebdr for de patienter som nu behandlas med Cerezyme.

Foreningen anser ocksa att det vore klokt av TLV att avvakta resultatet av regerings-
utredningen om en separat prissattningsmodell for sérlakemedel innan TLV fattar sitt beslut.

Riksforbundet sallsynta diagnoser
Riksforbundet sallsynta diagnoser har inte inkommit med nagra synpunkter.

TLV har haft 6verlaggning med foretaget.
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HUR MAN OVERKLAGAR

Beslutet kan 6verklagas hos Forvaltningsratten i Stockholm. Overklagandet, som ska vara
skriftligt, ska stallas till forvaltningsratten, men ges in till TLV. TLV maste ha fatt
overklagandet inom tre veckor fran den dag klaganden fick del av beslutet, annars kan
Overklagandet inte prévas. Namnden sénder Overklagandet vidare till forvaltningsratten for
prévning om inte namnden sjalv andrar beslutet pa det sétt som begérts.

Detta beslut har fattats av Namnden for lakemedelsformaner hos TLV. Foljande ledamdoter
har deltagit i beslutet. Generaldirektéren Stefan Lundgren (ordférande), hdlso- och
sjukvardsdirektoren Catarina Andersson Forsman, f.d. forbundsordféranden Christina
Bergdahl, hélso- och sjukvardsdirektoren Mats Bojestig, professorn Per Carlsson, docenten
Susanna Wallerstedt och ldkemedelschefen Karin Lendenius. Féredragande har varit den
medicinska utredaren Karin Melén. | handldggningen har dven deltagit halsoekonomen Gustaf
Befrits och juristen Johanna Maornefalt.

Stefan Lundgren

Karin Melén
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