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ANSOKAN

Novartis Sverige AB (foretaget) har den 3 februari 2025 ansokt om att nedanstaende
lakemedel ska ingd i lakemedelsformanerna och att pris faststills enligt foljande tabell.

Namn Form Styrka |Férp. [Varunr. |AIP (SEK)
Fabhalta Kapsel 200 mg |56 st |555351 |274 200

Foretaget har ansokt om en formansbegransning i enlighet med foljande. Subventioneras
endast for vuxna patienter 6ver 18 ar med paroxysmal nattlig hemoglobinuri (PNH) och som
har kvarvarande anemi trots tidigare behandling med anti-C5 behandlingar i a&tminstone tre
manader.

Till stod for sin ansokan har foretaget kommit in med tva kliniska studier och en indirekt
jamforelse som tillsammans beskriver Fabhaltas effekt och sdkerhet hos individer med
PNH. I foretagets underlag ingar dven en hilsoekonomisk analys i form av en
kostnadsjamforelse som jamfor Fabhalta mot Aspaveli (pegcetakoplan).

SKALEN FOR BESLUTET

Tandvards- och ladkemedelsforménsverket (TLV) bedomer att ansokan ska avslas av foljande
skal:

e Foretaget har inte kommit in med en héalsoekonomisk analys som jamfor Fabhalta
med relevant jimforelsealternativ.

Sammantaget bedomer TLV att kriterierna i 15 § lagen (2002:160) om lakemedelsformaner
m.m. (nedan formanslagen) inte ar uppfyllda till det ansokta priset.

Tillampliga bestimmelser framgar av bilagan till detta beslut.

Lakemedlet Fabhalta

Lakemedlet Fabhalta innehaller den aktiva substansen iptakopan. Likemedlet ar avsett for
att behandla en sjukdom som heter PNH hos vuxna patienter med hemolytisk anemi, vilket
ar ett tillstand av otillrackligt antal r6da blodkroppar. Iptakopan fungerar genom att blockera
en del av kroppens immunsystem som kallas komplementkaskaden. Den riktar sig specifikt
mot nagot som heter faktor B och stoppar en alternativ signalvig i denna kaskad. Nar faktor
B blockeras, forhindras aktiveringen av enzymerna C3-konvertas och C5-konvertas. Det
hjalper till att kontrollera nedbrytningen av roda blodkroppar bade utanfér och inuti
blodkarlen. Genom att blockera dessa processer kan Fabhalta darfor bidra till att minska de
symtom som orsakas av PNH.

PNH ar en ovanlig kronisk blodsjukdom som orsakas av en icke-arftlig genforandring i
blodbildande stamceller. Cirka 10 individer insjuknar i PNH varje ar i Sverige, varav 3—4
personer med en svar form av sjukdomen. I Sverige finns omkring 80 personer som ar
diagnosticerade med PNH. Den kliniska bilden kidnnetecknas ofta av blodbrist som beror pa
hemolys och leder till 1agt blodvarde. Hemolys kan gora att urinen blir morkfargad och kan
ocksa leda till gulsot. Det dr vanligt att individer med PNH upplever en kronisk trotthet,
huvudvark, magsmartor och muskelsammandragningar i matstrupen som kan gora det svart
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att svilja. Risken for trombos (blodpropp) ar forh6jd som kan uppkomma i benen och
lungorna men ocksa mer ovanligt pa stillen som i blodkarlen till och fran levern, i bukviggen
eller i hjarnan. Tromboembolism (blodproppssjukdomar) och svéra infektioner férekommer
hos patienter med PNH vilket 6kar mortalitetsrisken hos den hir patientpopulationen.

Inget tillagg till basta understodjande behandling &r relevant jamforelsealternativ till
Fabhalta

TLV bedomer att inget tillagg till basta understodjande behandling ar relevant
jamforelsealternativ till Fabhalta, eftersom det saknas jamforelsealternativ som ar bade
kliniskt relevanta och kostnadseffektiva.

Enligt 15 § formanslagen kan ett lakemedel endast omfattas av l1akemedelsformanerna 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 maste stillas i relation till ett
jamforelsealternativ.

Enligt TLV:s allménna rad (TLVAR 2003:2) om ekonomiska utvarderingar 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, enligt TLV:s allmadnna rad (TLVAR 2003:2)
om ekonomiska utviarderingar (p. 3), vara “ingen behandling”.

Foretaget anser att Aspaveli, som har liknande verkningsmekanism som Fabhalta, ar relevant
jamforelsealternativ. Foretaget har framhallit att inget tillagg till basta understodjande
behandling ar en teoretisk jaimforelse som inte kan anses vara klinisk relevant for aktuell
patientpopulation.

TLV har tidigare avslagit en ansokan om att Aspaveli ska inga i ladkemedelsforménerna
eftersom foretaget inte kom in med en hilsoekonomisk analys som jamforde Aspaveli med
relevant jamforelsealternativ och dirmed inte hade visat att Aspaveli uppfyllde kriterierna i
15 § forméanslagen (beslut i &rende med dnr 3286/2021).

Behandlingsriktlinjer fran Socialstyrelsen rekommenderar blodtransfusioner vid behandling
av PNH. Eftersom det ar vanligt med jarnbrist ges tillskott av jarn och folsyra for att
underlatta bildandet av nya blodceller. Blodproppar behandlas med blodfértunnande
lakemedel. Behandlingen &r ofta livslang. Behandling med likemedlen Bekemv, Epysqli,
Soliris (ekulizumab), Ultomiris (ravulizumab) och Aspaveli (pegcetakoplan) minskar behovet
av blodtransfusioner och motverkar symtom som kraftloshet och den 6kade risken for
blodproppar.

Rédet for nya terapier (NT-radet, vilket ar en expertgrupp med representanter for Sveriges
regioner som ger rekommendationer till landets regioner om anvindning av vissa liakemedel)
rekommenderade i december 2024 regionerna att avsta fran generell anvindning av Bekemv,
Epysqli, Soliris, Ultomiris och Aspaveli vid behandling av PNH (med stod av TLV:s
hélsoekonomiska analys, dnr 2082/2011) dé dessa inte ansetts vara kostnadseffektiva pa
gruppniva. NT-radet rekommenderar dven att vid behandling som bedéms oundgénglig, det
vill sdga att tillstdndet med storsta sidkerhet leder till en allvarlig och irreversibel forsamring
inom en kort tidsperiod, anvinda Bekemv. For varje patient som kan vara kandidat for
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behandling med Bekemv, Epysqli, Soliris, Ultomiris och Aspaveli vid PNH ar det ett krav fran
bland annat NT-radet att patienten diskuteras i svenska PNH-gruppen, som sedan avger en
rekommendation till patientansvarig hematolog.

TLV konstaterar att Aspaveli ar upphandlat av regionerna. Det finns ett regiongemensamt
avtal framtaget som galler nar lakemedlet hanteras via rekvisition. Enligt regionernas
samverkansmodell for 1akemedel omfattas den dterbaring som erhalls enligt avtal i regel av
sekretess pa foretagets begaran. TLV har inte tillging till det avtalade priset for Aspaveli och
kan darfor heller inte bedoma om kostnaderna for Fabhalta ar rimliga genom att gora en
jamforelse med kostnaden for Aspaveli.

Det saknas darmed forutsattningar for TLV att anta att Aspaveli ar kostnadseffektivt.

Eftersom det saknas jamforelsealternativ som ar bade kliniskt relevanta och
kostnadseffektiva bedomer TLV att relevant jaimforelsealternativ till Fabhalta ar inget tilldgg
till basta understodjande behandling.

Foretaget har inte kommit in med en halsoekonomisk analys som jamfér Fabhalta med
relevant jamférelsealternativ

Foretaget har kommit in med en hilsoekonomisk analys i form av en kostnadsjamforelse
mellan Fabhalta och Aspaveli.

TLV har gett foretaget majlighet att komma in med ett kliniskt och hilsoekonomiskt
underlag, dar Fabhalta jamfors mot inget tillagg till basta understédjande behandling, men
foretaget har inte kommit in med négon sadan jamforelse.

I enlighet med 8 § formanslagen ar det sokanden som ska visa att forutsattningarna i 15 §
forménslagen ar uppfyllda for att ett 1akemedel ska kunna inga i ldkemedelsférménerna.
Eftersom foretaget inte kommit in med nagon hilsoekonomisk analys som jamfor Fabhalta
med relevant jamforelsealternativ bedomer TLV sammantaget att foretaget inte har visat att
kostnaderna for anvindning av Fabhalta dr rimliga och inte heller att kriteriernai 15 §
forménslagen i ovrigt ar uppfyllda.

Detta beslut har fattats av Namnden for likemedelsférméaner hos TLV. Foljande ledamoter
har deltagit i beslutet: tidigare 6verintendenten Staffan Bengtsson (ordférande), docenten
Emelie Heintz, 6verlakaren Inge Eriksson, 6verldkaren Maria Strandberg, lakemedelschefen
Maria Landgren, bitrddande professorn Martin Henriksson, forskningsansvarige Monica
Persson och professorn Sofia Kalvemark Sporrong. Arendet har foredragits av medicinska
utredaren Shahrzad Kia Komujuni. I den slutliga handlaggningen har dven hilsoekonomen
Petros Nousios och juristen Asa Levin medverkat.

Staffan Bengtsson
Shahrzad Kia Komujuni
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HUR MAN OVERKLAGAR )

Beslutet kan overklagas hos Forvaltningsratten i Stockholm. Overklagandet ska vara skriftligt
och stillas till forvaltningsritten, men skickas till TLV som skickar vidare 6verklagandet till
forvaltningsratten. TLV ska ha fatt 6verklagandet inom tre veckor fran den dag klaganden
fick del av beslutet, annars kan 6verklagandet inte provas. I 6verklagandet ska det anges
vilket beslut som 6verklagas och pé vilket sétt beslutet ska &ndras. Om TLV é@ndrar det beslut
som overklagats, 6verlamnas dven det nya beslutet till forvaltningsratten. Overklagandet
omfattar dven det nya beslutet
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BILAGA

Tillampliga bestimmelser

Tandvards- och likemedelsférménsverket beslutar om ett likemedel eller en vara som avses i
18 § ska inga i ladkemedelsformanerna och faststiller ink6pspris och forsiljningspris som,
med de undantag som anges i 7 a och 7 b §§, ska tillampas av 6ppenvardsapoteken. (7 § forsta
stycket lagen (2002:160) om likemedelsformaner m.m. (forménslagen)).

Den som marknadsfor ett lakemedel eller en vara som avses i 18 § formanslagen far ansoka
om att lakemedlet eller varan ska inga i ladkemedelsférmanerna. Sokanden ska visa att
villkoren enligt 15 § formanslagen ar uppfyllda och lagga fram den utredning som behovs for
att faststalla inkopspris och forsaljningspris. (8 § forsta stycket formanslagen).

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

1. kostnaderna for anviandning av likemedlet, med beaktande av bestimmelserna i 3 kap. 1 §
hilso- och sjukvardslagen (2017:30), framstar som rimliga fran medicinska, humanitira och
samhillsekonomiska synpunkter, och

2. det inte finns andra tillgdngliga 1ikemedel 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 hilsa och en vard pa lika villkor for hela
befolkningen. Varden ska ges med respekt for alla manniskors lika varde och for den enskilda
manniskans vardighet. Den som har det storsta behovet av hilso- och sjukvérd ska ges
foretrade till varden. (3 kap. 1 § hilso- och sjukvardslagen (2017:30))

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

(2015:315))

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

Innan Tandvéards- och lakemedelsformansverket 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. (277 § férmanslagen)

Tandvards- och lakemedelsforménsverket faststiller ett alternativt forsiljningspris, som ska
vara lika med inkopspriset, for alla 1ikemedel i 1ikemedelsférménerna. (4 § Tandvards- och
lakemedelsformansverkets foreskrifter och allminna rad (TLVFS 2009:4) om prissattning av
utbytbara ldkemedel och utbyte av lakemedel m.m.)

Ett beslut om att ett 1ikemedel ska inga i lakemedelsférménerna tillimpas pa
oppenvardsapoteken tidigast fran och med dagen efter den da beslutet meddelades. (19 §
Tandvards- och likemedelsforménsverkets foreskrifter och allménna rad (TLVFS 2008:2)
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om ansokan och beslut om likemedel och varor som forskrivs i fodelsekontrollerande syfte).



