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ANSOKAN

Albireo AB har ansokt om att nedanstiende likemedel ska inga i ladkemedelsforméanerna och
att pris faststills enligt foljande tabell.

Namn Form Styrka Forp. Varunr. AIP (SEK)
Bylvay Hard kapsel 200 ug 30 kapslar 166548 24360
Bylvay Hard kapsel 400 ug 30 kapslar 188644 48720
Bylvay Hard kapsel 600 ug 30 kapslar 189974 73080
Bylvay Hard kapsel 1200 pg | 30 kapslar 558318 146160

UTREDNING | ARENDET

Progressiv familjar intrahepatisk kolestas (PFIC) ar en grupp séllsynta, heterogena,
genetiska leversjukdomar som drabbar spddbarn samt barn och innebar nedsatt gallsyntes
och dess transport till tarmen vilket gor att gallsyrorna blir kvar i levercellerna. Detta kan
leda till cirros, leversvikt och dod. Vanliga symtom vid PFIC ar svar klada (pruritus),
forsamrad viktuppgang och tillvaxt, ikterus (gulsost), brist pa fettlosliga vitaminer och stenar
i gallvagarna.

Bylvay ar avsett for behandling av progressiv familjar intrahepatisk kolestas (PFIC) hos
patienter fran sex manaders alder.

Bylvay tillhandahélls i form av harda kapslar med den aktiva substansen odevixibat som
minskar upptag av gallsyror i tunntarmen genom att himma proteinet IBAT som ar
inblandat i processen. Detta forhindrar ansamlingen av gallsyror som skadar levervivnaden.

For patienter som inte ar lampliga for kirurgisk gallavledning men som far basta
understodjande vard menar foretaget att ingen tillaggsbehandling utgor relevant
jamforelsealternativ till Bylvay. For patienter dar behandling med kirurgisk gallavledning ar
lamplig ar detta relevant jamforelsealternativ till Bylvay. Vidare menar foretaget att
levertransplantation ar relevant jamforelsealternativ for samtliga patienter som inte svarar
pa behandling med bista understodjande vard och kirurgisk gallavledning eller néar
behandlingseffekten avtar.

Foretaget har kommit in med den kliniska studien, PEDFICi, till stod for effekten av
odevixibat avseende minskning av serumgallsyror och forbattring av svar klada i jamforelse
med placebo.

Foretaget havdar att behandling med Bylvay ersitter kirurgisk gallavledning och att
behandling med Bylvay jamfort med kirurgisk gallavledning ger farre komplikationer och
mindre paverkan pa livskvalitet eftersom gallavledning ar ett kirurgiskt ingrepp och leder till
att patienten maste bara en stomipase.

Enligt TLV:s kliniska expert ges forst och framst extra fettlosliga vitaminer och speciella
ersattningar med MCT-fett (engelska: medium chain triglycerides) for att sakerstalla
adekvata vitaminnivéer och adekvat tillvixt. Vidare anger experten att ett av
huvudproblemen for PFIC-patienter brukar vara svar klada. Det finns idag en rad mediciner
som provas som kladstillande men som ofta har begransad eller avklingande effekt. TLV
konstaterar att inga av dessa lakemedel ar godkanda av EMA for behandling vid PFIC.
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Om off-label-ldkemedelsbehandling inte hjalper 6vervigs, enligt TLV:s kliniska expert,
kirurgisk gallavledning. Kirurgisk gallavledning kan dven 6vervigas i ett tidigt stadium for att
om mojligt forhindra bindvavsutveckling i levern.

Ansokt pris for Bylvay ar 24 893,45 kronor (AUP), 49 740,65 kronor, 74 126,25 kronor och
147 206,25 kronor i styrkorna 200, 400, 600 respektive 1200 mikrogram for forpackningar
om 30 kapslar. Detta motsvarar en likemedelskostnad pa cirka 1,8 miljoner kronor per ar for
en patient som vager 35 kg som star pa lag dos (40 mikrogram/kg/dag) respektive cirka 5,4
miljoner kronor per ar for en patient som vager 35 kg som star pa hog dos (120
mikrogram/kg/dag).

Foretaget har kommit in med en hilsoekonomisk analys som baseras pa en markovmodell
dar Bylvay jamfors mot kirurgisk gallavledning samt ingen tilldggsbehandling. Den
utviarderade patientpopulationen ar patienter fran sex manaders dlder med PFIC. I foretagets
grundscenario skattas kostnaden per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar till cirka 7,7 miljoner
kronor.

SKALEN FOR BESLUTET

Tillampliga bestammelser m.m.

Enligt 8 § forsta stycket lagen (2002:160) om likemedelsformaner m.m. (nedan
formanslagen) far den som marknadsfor ett 1akemedel eller en vara som avses i 18 § samma
lag ansoka om att lakemedlet eller varan ska inga i ladkemedelsférmanerna. Sokanden ska visa
att villkoren enligt 15 § formanslagen ar uppfyllda och liagga fram den utredning som behovs
for att faststilla inkopspris och forsiljningspris.

Av 15 § formanslagen framgar att ett receptbelagt l1dkemedel ska omfattas av
lakemedelsformanerna och inkopspris och forsaljningspris ska faststillas for lakemedlet
under forutsattning att

1. kostnaderna for anviandning av ldkemedlet, med beaktande av bestimmelserna i 3 kap. 1 §
hélso- och sjukvirdslagen (2017:30), framstar som rimliga frdn medicinska, humanitira och
samhallsekonomiska 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.

I forarbetena till forménslagen anges att TLV:s beslutsfattande utgar fran tre grundlaggande
principer: manniskovardesprincipen - att virden ska ges med respekt for alla manniskors lika
varde och for den enskilda manniskans vardighet, behovs- och solidaritetsprincipen — att den
som har det storsta behovet av hilso- och sjukvarden ska ges foretrade till virden samt
kostnadseffektivitetsprincipen — att det bor efterstravas en rimlig relation mellan kostnader
och effekt, matt i forbattrad halsa och forhojd livskvalitet (se prop. 2001/02:63 s. 43 ff., jfr
prop. 1996/97:60 s. 18 ft.).

Av 27 § formanslagen framgar att TLV:s beslut giller omedelbart om inte annat beslutas.



4 (6)

4026/2022

TLV gor foljande beddmning

TLV konstaterar, med stod av klinisk expert, att patienter med PFIC behandlas idag med
kirurgisk gallavledning for att bryta aterupptag av gallsyror alternativt behandlas endast med
basta understodjande vard i de fall kirurgisk gallavledning inte ar en lamplig behandling.
TLV bedomer darfor att relevant jamforelsealternativ till Bylvay ar ingen tilliggsbehandling
for patienter som inte ar lampliga for kirurgisk gallavledning men som far basta
understddjande vard. For patienter dar behandling med kirurgisk gallavledning ar lampligt
ar detta relevant jamforelsealternativ till Bylvay. TLV anser inte att levertransplantation kan
utgora relevant jamforelsealternativ eftersom detta blir aktuellt forst efter att patienten slutat
svara pa behandling med Bylvay, kirurgisk gallavledning och basta understodjande vard.

TLV bedomer att svirighetsgraden vid PFIC pa gruppniva ar mycket hog. Detta mot
bakgrund av att PFIC ar en progredierande sjukdom som debuterar i mycket ung alder och
medfor svara besvar sa som svar kldda och en kraftigt forkortad livslangd. En stor andel av
patienterna svarar inte pa nuvarande behandling. De for patientgruppen aktuella ingreppen
gallavledning och levertransplantation innebar i sig stora risker for komplikationer och 6kad
risk for att do.

I den blindade randomiserade studien, PEDFIC1, uppnaddes det priméra utfallsméttet
(minst 70 procent minskade serumgallsyra fran baslinjen eller ett virde pa serumgallsyror pa
< 70 mikromol/liter) av cirka en tredjedel av patienterna som behandlades med odevixibat
respektive ingen i placebogruppen. TLV bedomer darfor att behandling med Bylvay har
battre effekt dn inget tillagg till basta understodjande vard avseende minskning av
serumgallsyra och forbattring av svar kldda. Det saknas underlag for den relativa effekten
mellan Bylvay och gallavledning avseende serumgallsyror och kldda. Det ar dven osdkert i
vilken grad behandling med Bylvay minskar eller fordrgjer ett senare behov av gallavledning
eller levertransplantation.

TLV bedomer att behandling med Bylvay har fordelar jamfort med kirurgisk gallavledning sa
som fiarre komplikationer och att patienter undviker stomi. Osdkerhet kvarstar dock
avseende om bada behandlingarna har jamforbar effekt.

Foretagets uppskattning av kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar ar hogre an vad

TLV vanligtvis bedomer som rimligt for tillstdind med mycket hog svarighetsgrad. TLV har

darfor inte funnit skal att i detalj utreda alla antaganden som ligger till grund for foretagets
uppskattning och redovisar darfor inget eget grundscenario.

TLV kompletterar foretagets analyser med egna kinslighetsanalyser. Samtliga analyser visar
att kostnaden per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar 6verstiger en kostnad som TLV
vanligtvis bedomer som rimlig for tillstind med mycket hog svarighetsgrad.

Sammantaget bedomer TLV att kostnaderna for anvindningen av Bylvay inte ar rimliga och
att kriterierna i 15 § formanslagen inte heller i 6vrigt ar uppfyllda. Ansokan ska darfor avslas.

Se nedan hur man 6verklagar.

Detta beslut har fattats av Namnden for lakemedelsforméaner hos TLV. Foljande ledamoter
har deltagit i beslutet: Tidigare 6verintendenten Staffan Bengtsson (ordforande),
forbundsordforande Elisabeth Wallenius, 6verlakaren Inge Eriksson, overlakaren Margareta
Bergund Rodén, lakemedelschef Maria Landgren, universitetslektorn Martin Henriksson,
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professorn Sofia Kilvemark Sporrong och éverlikaren/professorn Eva Swahn. Arendet har
foredragits av medicinska utredaren Katharina Schellhaus. I den slutliga handlaggningen har
aven hilsoekonomen Ines Masinovic och juristen Sofia Palmqvist deltagit.

Staffan Bengtsson

Katharina Schellhaus
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HUR MAN OVERKLAGAR

Beslutet kan dverklagas hos Forvaltningsritten i Stockholm. Overklagandet ska vara skriftligt
och stillas till forvaltningsratten, 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 dndras. Om TLV édndrar det beslut
som overklagats, 6verlimnas dven det nya beslutet till forvaltningsratten. Overklagandet

omfattar dven det nya beslutet.



