TLV

TANDVARDS- OCH
LAKEMEDELSFORMANSVERKET

SOKANDE

BESLUT

BESLUT

Datum

2025-07-10

XGX Pharma ApS

Diarienummer

970/2025

Tandvards- och lakemedelsformansverket beslutar att nedanstidende lakemedel ska ingd i

lakemedelsformanerna fran och med den 15 juli 2025 till i tabellen angivna priser.

Tandvards- och lakemedelsforménsverket faststiller det alternativa forsaljningspriset till
samma belopp som AIP (apotekens inkopspris). Beslutet giller med forménsbegransning och

villkor enligt nedan.
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Namn Form Styrka |Forp. Varunr. AIP AUP'
(SEK)  |(SEK)

Deflazacort XGX | Tablett 6 mg 60 tabletter | 532934 1251,57 |1331,11
Pharma

Formansbegransning

Subventioneras endast for patienter med Duchennes muskeldystrofi som provat men inte

tolererar prednisolon.

Villkor

Foretaget ska tydligt informera om ovanstadende formansbegransning i all sin
marknadsforing och annan information om lakemedlet.

! Apotekens utforsaljningspris

Postadress

Box 22520, 104 22 STOCKHOLM

BesOksadress

Fleminggatan 14

Telefonnummer
08-568 420 50
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Dnr: 970/2025

ANSOKAN

XGX Pharma ApS (foretaget) har den 12 mars 2025 ansokt om att det lakemedel som anges i
tabellen pa sidan 1 ska ingd i lakemedelsforméanerna.

Foretaget har ansokt om en formansbegriansning i enlighet med f6ljande. Subventioneras
endast for patienter med Duchennes muskeldystrofi som provat men inte tolererar
prednisolon.

Till stod for sin ansokan har foretaget kommit in med ett kliniskt underlag for att visa att
Deflazacort XGX Pharma har en effektfordel jamfort med ingen behandling. Foretaget har
aven kommit in med en hilsoekonomisk analys i form av en kostnadsjamforelse.

SKALEN FOR BESLUTET

Tandvards- och lakemedelsforménsverket (TLV) bedomer att ansokan ska beviljas av
foljande skal:

e Foretaget har visat att Deflazacort XGX Pharma har en battre effekt dn det relevanta
jamforelsealternativet ingen behandling.

e Deflazacort XGX Pharma har en liagre total behandlingskostnad dn
jamforelsealternativet.

Sammantaget bedomer TLV att kriterierna i 15 § lagen (2002:160) om likemedelsférméner
m.m. (nedan formanslagen) ar uppfyllda till det ansokta priset om lakemedlets
anvandningsomrade begrinsas (forménsbegransning) och om TLV:s beslut forenas med
villkor i enlighet med 11 § forméanslagen.

Tillampliga bestimmelser framgar av bilagan till detta beslut.

Lakemedlet Deflazacort XGX Pharma

Deflazacort XGX Pharma ar en syntetisk glukokortikoid med antiinflammatoriska
egenskaper som liknar andra glukokortikoider. Glukokortikoider (GC) ar en typ av lakemedel
som anvands for att minska inflammation och ddmpa immunforsvaret.

Deflazacort XGX Pharma ar godkant for ett flertal anvindningsomréaden. Foretagets ansokan
giller endast indikationen Duchennes muskeldystrofi (DMD) hos patienter 2 ar och &ldre.

Ingen behandling ar relevant jamforelsealternativ till Deflazacort XGX Pharma for
patienter som provat men inte tolererar prednisolon

TLV bedomer att for de patienter som provat men inte tolererar prednisolon, ar ingen
behandling det relevanta jamforelsealternativet.

Enligt 15 § formanslagen kan ett lakemedel endast omfattas av lakemedelsformanerna om det
inte finns andra tillgdngliga lakemedel eller behandlingsmetoder som enligt en sddan
avvagning mellan avsedd effekt och skadeverkningar som avses i 4 kap. 1 § forsta stycket
lakemedelslagen (2015:315) ar att bedoma som viasentligt mer Andamalsenliga. Det innebar
att kostnaden for det utviarderade likemedlet méste stillas i relation till ett
jamforelsealternativ.
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Enligt TLV:s allminna rad (TLVAR 2003:2) om ekonomiska utvirderingar bor det mest
kostnadseffektiva av de i Sverige tillgangliga och kliniskt relevanta behandlingsalternativen
utgora jamforelsealternativ. Nar det saknas behandlingsalternativ som ar kliniskt relevanta
och kostnadseffektiva kan jamforelsealternativet vara “ingen behandling”.

Trots omfattande kunskaper om den bakomliggande orsaken till Duchennes muskeldystrofi
finns dnnu ingen behandling som kan bota sjukdomen. TLV kan utifrdn nationella
behandlingsrekommendationer och utlatande fran TLV:s kliniska expert konstatera att
forstahandsbehandling for att fordroja sjukdomsprogressionen hos nydiagnostiserade
patienter med DMD ar glukokortikoidbehandling med prednisolon. Vid oacceptabla
biverkningar av prednisolon anger bade nationella och internationella
behandlingsrekommendationer, samt TLV:s kliniska expert att dosreduktion av prednisolon
ar vanligt. Utover Deflazacort XGX Pharma saknas alternativ nar prednisolon inte tolereras.

Foretaget har visat att Deflazacort XGX Pharma har en baittre effekt an
jamforelsealternativet

TLV bedomer att behandling med deflazakort har bittre effekt 4n ingen behandling genom
att fordroja sjukdomens progression avseende forlust av gangformaga och behov av
andningsstod. TLV baserar sin bedomning pa de observationsstudier som féretaget hanvisar
till och som ger stod for att patienter som behandlas med deflazakort forlorar gangformaga
senare an patienter som inte behandlas med GC. Det finns vidare stod i foretagets underlag
for att deflazakort kan ha en effekt pa forsaimringen i lungfunktion 4ven om storleken pa
effekten 6ver tid far anses vara osiker.

TLV konstaterar att de randomiserade (RCT)-studierna som foretaget skickat in dar patienter
slumpmassigt fordelats till en behandlings- eller kontrollgrupp stodjer antagandet om att
deflazakort har en fordelaktig effekt pa muskelfunktionen hos patienter med DMD jamfort
med ingen behandling. For de kliniska milstolpar som utvarderas i den hialsoekonomiska
analysen (forlust av gangférmaga och behov av andningsstod (FVC 30 %)) saknas
placebokontrollerade RCT-studier. FVC 30 procent betyder att personen bara kan blasa ut 30
procent av den luftmingd som ar normalt for en frisk person med samma alder, langd och
kon, vilket tyder pa kraftigt nedsatt lungfunktion.

Utover RCT-studierna hénvisar foretaget darfor till tre studier dar man f6ljt patienter over tid
(prospektivt), en studie dar man tittat bakat i tiden (retrospektivt) pa patientdata, samt en
sammanstillning av tidigare studier dar man undersokt hur géngformaga och behov av
andningshjalp utvecklats hos patienter som inte fatt behandling. Tva av dessa sa kallade
observationsstudier anviands for att styrka antaganden i den hilsoekonomiska modellen
(Stimpson et al” Relationship between growth and ambulation loss in Duchenne muscular
dystrophy boys on steroids,” European journal of neurology, 2024 och McDonald et al
“Functional and Clinical Outcomes Associated with Steroid Treatment among Non-
ambulatory Patients with Duchenne Muscular Dystrophy,” Journal of Neuromuscular
Diseases, 2023).

Observationsstudier har lagre bevisvarde 4an RCT-studier eftersom de inte kan kontrollera for
alla faktorer som kan péaverka resultatet. Det betyder att man inte med sidkerhet kan siga om
det ar behandlingen som orsakar effekten — eller om det beror pa nagot annat, som
deltagarnas livsstil, hilsa eller andra omstandigheter. I en RCT fordelas deltagarna
slumpmassigt mellan behandlingsgruppen och kontrollgruppen, vilket minskar risken att det
finns skillnader mellan grupperna som inte beror pa behandlingen. Da kan man dra sikrare
slutsatser om orsak och verkan.
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Stimpson et al 2024 ar en retrospektiv studie baserad pa UK NorthStar-databasen, insamlad
mellan 2006 och 2020. Forlust av gangforméaga registrerades hos 13 patienter utan
behandling och 18 patienter i gruppen med daglig deflazakortbehandling. Endast
punktestimat for medianédldern for forlorad gangforméaga presenteras i studien (10,2 ar resp.
15,8 ar). Det 1aga patientantalet och bristen pa statistisk analys innebar stor osidkerhet kring
skillnaderna mellan patientgrupperna. Resultatet styrks dock av att samtliga
naturalforloppsstudier som foretaget hanvisar till konsekvent visar fordel for patienter som
behandlas med deflazakort (medianalder 14—16 ar) jamfort med ingen behandling avseende
gangformaga (medianalder 10 ar).

For att styrka aldern for behov av andningsstod (FVC 30 %) har foretaget anvant sig av data
fran McDonald et al 2023, som ar en prospektiv studie som foljt 86 patienter med DMD med
forlorad gangformaga under i genomsnitt knappt tva ar. Baserat paA métningar av FVC har
forfattarna sedan gjort en modell f6r utvecklingen av FVC o6ver tid for olika GC-
behandlingsregimer. Resultaten visar pa en signifikant ldngsammare férsamring hos
patienter som fatt deflazakort jamfort med de som fatt ingen behandling, vilket resulterar i
att skillnaden i FVC-procent mellan de olika behandlingsgrupperna 6kar 6ver tid. Den
modellerade datan har utvirderats med den statistiska metoden Kaplan-Meier med avseende
pé milstolpen FVC 30 procent och visar signifikant fordel for patienterna som behandlats
med deflazakort jamfort med ingen behandling. TLV:s bedomning ar dock att resultaten for
FVC 30 procent som presenteras i studien dr behaftade med stor osdkerhet, dels pa grund av
den begransade populationen (n=86), dels for att endast ett fatal matvarden har anvants for
att modellera forloppet som leder fram till FVC 30 procent. Kaplan-Meier analysen visar pa
hog grad av censurering och omogna data.

Utover McDonald et al 2023 har FVC dven studerats i McDonald et al 2018 dar bade forlust
av gangformaga och FVC studerats i en och samma population. I studien rapporteras att
milstolpen FVC 1L nés signifikant tidigare hos patienter med tidig forlust av gdngférmaéga,
jamfort med de patienter som forlorar gangformégan senare oavsett behandlingsregim.
Sammantaget indikerar studierna att behandling med deflazakort kan forskjuta behovet av
andningsstod (FVC 30 procent) med ett flertal ar. Den exakta storleken pa skillnaden &r svart
att uppskatta baserat pa underlaget.

Deflazacort XGX Pharma har en lagre totalt behandlingskostnad an
behandlingsalternativet

TLV:s kostnadsjamforelse visar att behandlingskostnaden for Deflazacort XGX Pharma ar
lagre 4n motsvarande kostnad for ingen behandling.

Mot bakgrund av att foretaget inte beaktat patientnyttan av att under nagra ar ha
gangformaga eller inte vara i behov av dagligt och nattligt andningsstéd ingar endast
kostnadsaspekten av behandlingseffekten i foretagets hilsoekonomiska analys. TLV:s
halsoekonomiska analys baseras darfor pa en kostnadsjamforelse.

Foretaget har kommit in med en hilsoekonomisk analys baserad pa en kostnadsjamforelse
mellan Deflazacort XGX Pharma och ingen behandling. Utéver liakemedelskostnaden for
Deflazacort XGX Pharma beaktas i den hélsoekonomiska analysen 6vriga virdkostnader
sasom lakarbesok och sjukhusinlaggning. Ovriga vardkostnader ar lagre nar patienter
behandlas med Deflazacort XGX Pharma till f6]jd av fordrojd tid till férlorad gangformaga
och behov av andningsstod. I en modellanalys vags l1akemedelskostnaden for Deflazacort
XGX Pharma mot att anvindning av lakemedlet medfor lagre 6vriga vardkostnader.
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Modellen bestar av tre tillstand. 1) Inte forlorad gangformaga. Inget andningsstod behovs;
det vill sdga patienter som har behandlats med daglig dos prednisolon, men upplevt
biverkningar och darmed star infor valet att minska antalet dagar som behandling sker med
prednisolon, byta till Deflazacort XGX Pharma eller avsluta glukokortikoidbehandling 2)
Forlorad gangforméaga utan stod. Inget andningsstod behovs 3) Forlorad gangforméga utan
stod. Andningsstod behovs.

Samtliga patienter inleder i tillstdnd 1 vid sex ars alder och avlider vid 25 ars alder. Daglig
behandling med Deflazacort XGX Pharma innebar enligt modellen att saval tiden fran
tillstand 1 till tillstand 2 som tiden fran tillstand 2 till tillstand 3 forlangs jamfort med ingen
behandling.

Enligt en svensk registerstudie ar dock 6verlevnaden 29,9 ar i median for patienter med
DMD. TLV utgér i sina berdkningar fran denna genomsnittliga behandlingsalder. En 6kning
av genomsnittsoverlevnaden i analysen innebér att kostnaden 6kar procentuellt mer for
Deflazacort XGX Pharma. Det innebir ytterligare fem ar med ldkemedelskostnader vid
behandling med Deflazacort XGX Pharma samtidigt som Ovriga sjukvardskostnader ar lika
stora, da samtliga patienter har natt tillstand 3.

Eftersom dosering ar viktbaserad okar kostnaden i takt med att patienten vaxer. Vid sex ars
alder (20 kg) ar lakemedelskostnaden 2 000 kronor per manad. Nar patienten vager 70 kg
eller mer ar kostnaden 7 000 kronor enligt rekommenderad dos.

Foretagets antaganden om vardbehov vid olika halsotillstand ar baserade pa intervjuer med
patientféreningen Insamlingsstiftelsen for Muskeldystrofiforskning (SMDF). TLV har bett
sin kliniska expert att verifiera patienternas vardbehov och TLV har darefter justerat
foretagets antaganden om vardbehov i myndighetens scenarioanalyser.

For att modellera effekten utgar foretaget i sin hilsoekonomiska analys fran att Deflazacort
XGX Pharma fordrgjer forlorad gangformaga med sex ar och att skillnaden i tid till behov av
andningsstod ar nio ar. Dessa antaganden ar forknippade med osidkerhet. TLV har darfor
gjort berakningar over kostnadsskillnaden mellan behandling med Deflazacort XGX Pharma
och ingen behandling vid mindre skillnad i gaingforméga och tid till behov av andningsstod.

Med anledning av att foretagets antaganden ar osdkra har TLV tagit fram ett flertal
scenarioanalyser. Av analyserna framgéar att behandlingskostnaden for Deflazacort XGX
Pharma ar lagre an for jamforelsealternativet vid en fordrgjning av forlorad gangformaga
med minst fyra ar samt fordréjning nar tid till behov av andningsstod uppgar till minst sex
ar. TLV:s kliniska expert uppskattar att skillnaden i forlust av gdngférméga kan vara négra ar
mindre mellan Deflazacort XGX Pharma och ingen behandling an de resultat féretaget har
kommit fram till. Aven de redovisade observationsstudierna som inte anvands i foretagets
hélsoekonomiska analys tyder pé en négot mindre skillnad an sex &r vad avser gngforméga
(4-6 ar). Aven vad géller skillnad i tid till behov av andningsst6d bedomer TLV:s kliniska
expert att foretagets modellering kan vara nagot 6verskattad.

Sammantaget bedomer TLV att foretaget visat att fordrojning av forlorad gangforméga samt
behov av andningsstod i vart fall uppgar till sddan tidslangd att behandlingskostnaderna blir
lagre for Deflazacort XGX Pharma an for jamforelsealternativet och darmed ar
kostnadsbesparande. Kostnaderna for anvindning av Deflazacort XGX Pharma bedéms
darfor vara rimliga.
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Detta beslut har fattats av Namnden for likemedelsforméaner hos TLV. Foljande ledamoter
har deltagit i beslutet: Tidigare 6verintendenten Staffan Bengtsson (ordférande), docenten
Emelie Heintz, overlikaren Inge Eriksson, avdelningschefen Magnus Thyberg,
lakemedelschefen Maria Landgren, bitradande professor Martin Henriksson,
forskningsansvariga Monica Persson och professorn Sofia Kilvemark Sporrong. Arendet har
foredragits av medicinska utredaren Maria Pernemalm. I den slutliga handliggningen har
aven seniora halsoekonomen Stefan Odeberg medverkat.

Staffan Bengtsson

Maria Pernemalm

HUR MAN OVERKLAGAR

Beslutet kan 6verklagas hos Forvaltningsritten i Stockholm. Overklagandet ska vara skriftligt
och stillas till forvaltningsratten, men skickas till TLV som skickar vidare overklagandet till
forvaltningsratten. TLV ska ha fatt 6verklagandet inom tre veckor fran den dag klaganden
fick del av beslutet, annars kan overklagandet inte provas. I 6verklagandet ska det anges
vilket beslut som Gverklagas och pé vilket sétt beslutet ska dndras. Om TLV éndrar det beslut
som overklagats, 6verlamnas dven det nya beslutet till forvaltningsratten. Overklagandet

omfattar dven det nya beslutet.
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BILAGA

Tillampliga bestammelser

Tandvards- och ladkemedelsforménsverket beslutar om ett 1akemedel eller en vara som avses i
18 § ska inga i lakemedelsformanerna och faststiller inkopspris och forsaljningspris som,
med de undantag som anges i 7 a och 7 b §§, ska tillampas av 6ppenvardsapoteken. (7 § forsta
stycket lagen (2002:160) om likemedelsforméaner m.m. (forméanslagen)).

Den som marknadsfor ett lakemedel eller en vara som avses i 18 § formanslagen far ansoka
om att lakemedlet eller varan ska ingd i lakemedelsformanerna. Sokanden ska visa att
villkoren enligt 15 § formanslagen ar uppfyllda och lagga fram den utredning som behovs for
att faststilla ink6pspris och forsiljningspris. (8 § forsta stycket forméanslagen).

Ett receptbelagt 1ikemedel ska omfattas av likemedelsformanerna och inképspris och
forsaljningspris ska faststillas for lakemedlet under forutsattning att

1. kostnaderna for anvandning av lakemedlet, med beaktande av bestimmelsernai 3 kap. 1 §
halso- och sjukvardslagen (2017:30), framstar som rimliga fran medicinska, humanitiara och
samhallsekonomiska synpunkter, och

2. det inte finns andra tillgdngliga 1akemedel eller behandlingsmetoder som enligt en sidan
avvagning mellan avsedd effekt och skadeverkningar som avses i 4 kap. 1 § forsta stycket
lakemedelslagen (2015:315) ar att bedoma som visentligt mer andamaélsenliga.

(15 § formanslagen).

Malet med hilso- och sjukvarden ar en god hélsa och en vard pa lika villkor for hela
befolkningen. Varden ska ges med respekt for alla manniskors lika viarde och for den enskilda
manniskans vardighet. Den som har det storsta behovet av hilso- och sjukvard ska ges
foretrade till varden. (3 kap. 1 § hilso- och sjukvardslagen (2017:30)

Ett lakemedel ska vara av god kvalitet och andamaélsenligt. Likemedlet dr andamalsenligt om
det ar verksamt for sitt andamal och vid normal anvandning inte har skadeverkningar som
star i missforhallande till den avsedda effekten. (4 kap. 1 § forsta stycket lakemedelslagen

(2015:315)

Om det finns sérskilda skil far TLV besluta att ett 1ikemedel eller annan vara ska inga i
lakemedelsforménerna endast for ett visst anvindningsomrade (férmansbegrinsning).
Myndighetens beslut far forenas med andra sirskilda villkor. (11 § forméanslagen)

Innan Tandvéards- och ldkemedelsformansverket meddelar beslut i fragor som avsesi7 §
formanslagen ska sokanden och regionerna ges tillfalle till 6verlaggningar med myndigheten.
(9 § forménslagen)

TLV:s beslut giller omedelbart om inte annat beslutas. (27 § formanslagen)

Tandvards- och lakemedelsformansverket faststiller ett alternativt forsaljningspris, som ska
vara lika med inkopspriset, for alla 1ikemedel i 1ikemedelsforménerna. (4 § Tandvards- och
lakemedelsformansverkets foreskrifter och allminna rad (TLVFS 2009:4) om prissattning av
utbytbara lakemedel och utbyte av lakemedel m.m.)
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Ett beslut om att ett l1dkemedel ska inga i lakemedelsforméanerna tillimpas pa
oppenvardsapoteken tidigast frdn och med dagen efter den da beslutet meddelades. (19 §
Tandvéards- och lakemedelsformansverkets foreskrifter och allmanna radd (TLVFS 2008:2)
om ansokan och beslut om likemedel och varor som forskrivs i fodelsekontrollerande syfte)



