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BESLUT 

Tandvårds- och läkemedelsförmånsverket beslutar att nedanstående läkemedel ska ingå i 
läkemedelsförmånerna från och med den 22 december 2025 till i tabellen angivna priser. 
Tandvårds- och läkemedelsförmånsverket fastställer de alternativa försäljningspriserna till 
samma belopp som AIP (apotekens inköpspris). Beslutet gäller med förmånsbegränsning och 
villkor enligt nedan. 
 

Namn Form Styrka Förp. Varunr. AIP (SEK) AUP1 (SEK) 

Lamzede Pulver till infusionsvätska, 
lösning 

10 mg 50 mg 464015 47 579,86 48 817,61 

Lamzede Pulver till infusionsvätska, 
lösning 

10 mg 10 mg 191374 9 515,97 9 802,12 

 
Förmånsbegränsning 
Subventioneras endast för patienter med lindrig till medelsvår alfa-mannosidos som påbörjar 
behandling före 18 års ålder, samt för vuxna som fortsätter en behandling som inletts före 18 
års ålder. 
 

Villkor 
Företaget ska tydligt informera om ovanstående förmånsbegränsning i all sin 
marknadsföring och annan information om läkemedlet. 
 
Upplysning 
Beslutet kan komma att ändras eller upphävas med stöd av 10 eller 13 §§ lagen (2002:160) 
om läkemedelsförmåner m.m. om förutsättningarna för subventionen ändras eller om det 
framkommer nya uppgifter.  
 
 

 
1 Apotekens utförsäljningspris 
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ANSÖKAN 

Chiesi Pharma AB (företaget) har den 18 juni 2025 ansökt om att det läkemedel som anges i 
tabellen på sidan 1 ska ingå i läkemedelsförmånerna. 
 
Företaget har ansökt om en förmånsbegränsning i enlighet med följande. Subventioneras 
endast för patienter med lindrig till medelsvår alfa-mannosidos som påbörjar behandling 
före 18 års ålder, samt för vuxna som fortsätter en behandling som inletts före 18 års ålder. 
 
Till stöd för sin ansökan har företaget lämnat in två kliniska studier samt en långtids-
integrerad analys för att visa att Lamzede, som tillägg till bästa understödjande vård, har 
bättre effekt jämfört med inget tillägg till bästa understödjande vård avseende funktionell 
kapacitet (en individs förmåga att utföra dagliga eller specifika aktiviteter), förmåga att 
förflytta sig, lungfunktion och immunfunktion. En långtidsintegrerad analys innebär att data 
från flera studier och behandlingsperioder analyseras tillsammans för att visa effekt över tid. 
Företaget har även kommit in med en hälsoekonomisk analys i form av en 
kostnadsnyttoanalys. 
 

SKÄLEN FÖR BESLUTET 

Tandvårds- och läkemedelsförmånsverket (TLV) bedömer att ansökan ska beviljas av 
följande skäl: 
 

• Företaget har visat att läkemedlet har en bättre effekt än det relevanta 
jämförelsealternativet som är inget tillägg till bästa understödjande vård. 
 

• Lamzede har en högre behandlingskostnad än jämförelsealternativet men 
kostnaderna bedöms bli rimliga utifrån läkemedlets bättre effekt.  
 

• TLV har vid denna bedömning utgått ifrån att lindrig till medelsvår alfa-mannosidos 
är ett tillstånd med mycket hög svårighetsgrad.  
 

• TLV bedömer att det finns särskilda skäl att besluta om förmånsbegränsning. 
 
Sammantaget bedömer TLV att kriterierna i 15 § lagen (2002:160) om läkemedelsförmåner 
m.m. (nedan förmånslagen) är uppfyllda till det ansökta priset om läkemedlets 
användningsområde begränsas (förmånsbegränsning) och om TLV:s beslut förenas med 
villkor i enlighet med 11 § förmånslagen.  
 
Tillämpliga bestämmelser framgår av bilagan till detta beslut. 
 

Läkemedlet Lamzede 
Lamzede innehåller den aktiva substansen velmanas alfa. Lamzede är avsett för behandling 
av icke-neurologiska manifestationer hos patienter med lindrig till medelsvår alfa-
mannosidos.  
 
Velmanas alfa är en biologiskt producerad (rekombinant) form av det mänskliga enzymet 
alfa-mannosidas som bryter ner vissa komplexa sockerarter i kroppen. Vid sjukdomen alfa-
mannosidos fungerar enzymet inte som det ska eller så saknas det helt. Velmanas alfa 
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används som enzymersättningsterapi vilket innebär att läkemedlet ersätter eller 
kompletterar det enzym som kroppen inte själv kan producera. 
 
Det finns särskilda skäl att besluta om förmånsbegränsning  
Enligt 11 § förmånslagen har TLV möjlighet att besluta om begränsad subvention till ett visst 
användningsområde eller till en viss patientgrupp om det finns särskilda skäl. 
 
En förutsättning för en förmånsbegränsning är enligt TLV att den får genomslag i den 
kliniska vardagen och utgör ett verksamt instrument för att begränsa användningen av 
läkemedlet till de patienter där användningen framstår som kostnadseffektiv med hänsyn 
tagen till svårighetsgraden. 
 
Företaget har ansökt om en förmånsbegränsning som endast omfattar patienter som 
påbörjar behandling före 18 års ålder, samt för vuxna som fortsätter en behandling som 
inletts före 18 års ålder. Data från kliniska studierna visar att patienter som påbörjar 
behandling med Lamzede före 18 års ålder får den största nyttan av behandlingen. Det råder 
däremot stor osäkerhet kring den kliniskt relevanta nyttan för patienter som inleder 
behandling i vuxen ålder. En begränsning till insättning före viss ålder innebär att 
patientgruppen är tydligt urskiljbar. TLV har även möjlighet att följa upp om patienter som 
förskrivs Lamzede har påbörjat behandlingen före 18 års ålder. Det finns därmed 
förutsättningar att följa upp hur väl en förmånsbegränsning för Lamzede efterlevs. 
 

Det föreligger därmed särskilda skäl att begränsa subventionen av Lamzede till patienter som 

påbörjar behandling före 18 års ålder, samt för vuxna som fortsätter en behandling som 

inletts före 18 års ålder. 

 

Lindrig till medelsvår alfa-mannosidos är ett tillstånd med mycket hög svårighetsgrad 
Alfa-mannosidos är en ärftlig, sällsynt sjukdom som tillhör gruppen lysosomala sjukdomar. 
Sjukdomen delas vanligtvis in i tre former: lindrig, medelsvår och svår. Lamzedes indikation 
omfattar medelsvår och lindrig form. Av dessa är medelsvår sjukdom vanligast. Den svåra 
varianten visar sig inom det första levnadsåret med snabbt fortskridande symtom från det 
centrala nervsystemet som ofta leder till död redan i barndomen. Den medelsvåra varianten 
ger symtom före tio års ålder men har ett långsamt fortskridande förlopp. Den lindriga 
varianten visar sig efter tio års ålder och är långsamt fortskridande. Lindrig och medelsvår 
alfa-mannosidos kan särskiljas baserat på debutålder, förekomst av skelettförändringar och 
progressionshastighet, men i många fall kan det vara svårt att skilja dessa former åt eftersom 
patienterna ofta uppvisar överlappande kliniska manifestationer. 
 
TLV konstaterar att det saknas register för sjukdomen varför det även saknas information om 
vilka former av alfa-mannosidos patienterna i Sverige har. TLV:s kliniska expert anger att de 
patienter som diagnostiserats med alfa-mannosidos under de senaste tio åren (fem patienter 
sedan 2016) har diagnosticerats i ung ålder vilket tyder på snabbare fortskridande former av 
sjukdomen såsom svår eller medelsvår alfa-mannosidos. 
 
TLV bedömer att svårighetsgraden av lindrig till medelsvår alfa-mannosidos är mycket hög. 
Detta baseras på en sammanvägd bedömning av de två aktuella sjukdomsformerna och med 
utgångspunkten att den medelsvåra formen av sjukdomen är den vanligaste formen i Sverige. 
De formerna av alfa-mannosidos är inte tydligt avgränsade utan bildar ett spektrum med 
olika allvarlighetsgrad.  
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Av 15 § förmånslagen framgår att TLV ska beakta de principer som ska ligga till grund för 
prioriteringarna i vården, bl.a. behovs- och solidaritetsprincipen, vid bedömningen av om ett 
läkemedel ska beviljas subvention. Behovs- och solidaritetsprincipen innebär att 
angelägenhetsgraden är av central betydelse vid prioriteringar i vården (prop. 2001/02:63 s. 
44). De patienter som har de största behoven, de svåraste sjukdomarna och den sämsta 
livskvaliteten ska tilldelas mer av hälso- och sjukvårdens resurser. TLV bedömer därför 
vilken svårighetsgrad det aktuella tillståndet har för att avgöra vilken kostnad som kan 
accepteras per vunnen hälsoeffekt för en behandling. 
 
Bedömningen av tillståndets svårighetsgrad ska göras på gruppnivå för den 
patientpopulation som är drabbad av tillståndet och med utgångspunkten att dessa patienter 
står på standardbehandling enligt svensk klinisk praxis. Det är den fas av det medicinska 
tillståndet där behandling med det nya läkemedlet förväntas ske och hur tillståndet skulle 
utvecklats utan behandling med det nya läkemedlet som ska beaktas. Hänsyn tas till hur stor 
hälsoförlusten är över tid för personer som drabbas av tillståndet både vad gäller livskvalitet 
och påverkan på återstående livslängd. Tillståndets varaktighet och risken att försämras i 
framtiden vägs därför in. TLV bedömer svårighetsgraden för ett tillstånd på en fyrgradig 
skala från låg till mycket hög. 
 
TLV konstaterar att medelsvår alfa-mannosidos är en obotlig fortskridande sjukdom med 
neuromuskulär och skelettrelaterad försämring över flera decennier som ofta leder till 
rullstolsberoende. Nästan alla patienter har en intellektuell funktionsnedsättning och uppnår 
sällan full social självständighet. Sjukdomens påverkan på intellektuell förmåga och förmåga 
att förflytta sig, leder till markant reducerad hälsorelaterad livskvalitet som kan försämras 
ytterligare av upprepade infektioner, smärta och psykiska symtom. Tillgängliga 
mortalitetsdata som avser både lindrig och medelsvår alfa-mannosidos, tyder på kraftigt 
förkortad livslängd vid båda former. 
 

Inget tillägg till bästa understödjande vård är relevant jämförelsealternativ till Lamzede 
som tillägg till bästa understödjande vård 
TLV bedömer att relevant jämförelsealternativ till Lamzede som tillägg till bästa 
understödjande vård, är inget tillägg till bästa understödjande vård för patienter inom aktuell 
ansökan.  
 
Enligt 15 § förmånslagen kan ett läkemedel endast omfattas av läkemedelsförmånerna om det 
inte finns andra tillgängliga läkemedel eller behandlingsmetoder som enligt en sådan 
avvägning mellan avsedd effekt och skadeverkningar som avses i 4 kap. 1 § första stycket 
läkemedelslagen (2015:315) är att bedöma som väsentligt mer ändamålsenliga. Det innebär 
att kostnaden för det utvärderade läkemedlet måste ställas i relation till ett 
jämförelsealternativ. 
 
Enligt TLV:s allmänna råd (TLVAR 2003:2) om ekonomiska utvärderingar bör det mest 
kostnadseffektiva av de i Sverige tillgängliga och kliniskt relevanta behandlingsalternativen 
utgöra jämförelsealternativ.   
 
Bedömningen av relevant jämförelsealternativ görs mot bakgrund av att TLV konstaterar att 
Lamzede kommer utgöra en tilläggsbehandling till nuvarande standardbehandling och att 
det saknas kliniskt relevanta läkemedelsalternativ till Lamzede. I dagsläget är Lamzede det 
enda godkända läkemedlet för sjukdomen alfa-mannosidos. Behandling av alfa-mannosidos 
består i dagsläget av understödjande vård, inklusive symtomlindring, läkemedelsbehandling 
och kirurgisk behandling av komplikationer. Baserad på Lamzedes verkningsmekanism och 
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resultat från kliniska studier, bedömer TLV att läkemedlet inte kommer att kunna ersätta 
bästa understödjande vård utan istället användas som tillägg till bästa understödjande vård.  

För vissa patienter kan behandling med allogen hematopoetisk stamcellstransplantation 
(HSCT) vara aktuell. Det finns inte några fastställda kriterier för vem som anses vara lämplig 
för HSCT och en risk-nytta-bedömning görs individuellt för varje patient. TLV:s kliniska 
expert anger att Lamzede dels kan vara aktuellt för patienter som inte bedöms lämpliga för 
HSCT på grund av kontraindikationer (såsom hjärt- och lungsjukdom och njursvikt) eller om 
det saknas donator, dels för patienter med lindrig sjukdom hos vilka det är osäkert om nyttan 
av HSCT överväger riskerna. Det saknas uppgifter om hur många patienter med alfa-
mannosidos som genomgått HSCT i Sverige. Det framgår dock från en opublicerad [-----------
--------------------------------------------------------------------------------------------------------------
-----------------]. Således anser TLV att HSCT endast skulle kunna utgöra ett kliniskt relevant 
jämförelsealternativ för en mycket liten andel av patienterna inom den ansökta 
patientpopulationen. 

Företaget har visat att Lamzede som tillägg till bästa understödjande vård har en 
bättre effekt än inget tillägg till bästa understödjande vård  
TLV bedömer att velmanas alfa som tillägg till bästa understödjande vård har bättre effekt än 
inget tillägg till bästa understödjande vård avseende funktionell kapacitet, förmåga att 
förflytta sig, lungfunktion och immunfunktion hos patienter som påbörjar behandling före 18 
års ålder. 
 
Effekt och säkerhet av velmanas alfa har studerats i en dubbelblind randomiserad 
placebokontrollerad fas III studie (rhLAMAN-05) och en öppen, enarmad fas III 
uppföljningsstudie (rhLAMAN-10) där patienterna följdes i upp till 4 år. Företaget har även 
kommit in med en integrerad långtidsanalys som inkluderar patienter från den enarmade 
studien rhLAMAN-10 varav 13 patienter följdes mellan nio och tolv år. 
 
Effektmått kopplade till funktionell kapacitet (en individs förmåga att utföra dagliga eller 
specifika aktiviteter) och förmåga att förflytta sig som användes i kliniska studier för 
Lamzede, var det tre minuter långa trappstegstestet (3MSCT, som mäter hur många steg kan 
patienten gå upp för en trappa i tre minuter) och det sex minuter långa gångtestet (6MWT, 
som mäter hur långt patienter kan gå på sex minuter). Effektmått för lungfunktion var 
forcerad vital kapacitet i procent av förväntat värde (FVC % pred, som mäter hur mycket luft 
patienten kan blåsa ut jämfört med vad som är normalt för en person i samma ålder och 
storlek). Effekten på immunfunktion (immunförsvaret) bedömdes indirekt baserat på 
förändringar i immunoglobulin G (IgG) nivåer. 
 
De pivotala kliniska studierna rhLAMAN-05 och rhLAMAN-10 visar att velmanas alfa har en 
statistiskt signifikant effekt avseende förbättring av effektmått som är kopplade till en 
individs förmåga att utföra dagliga aktiviteter (inklusive förmåga att förflytta sig), 
lungfunktion och IgG nivåer hos patienter med lindrig till medelsvår alfa-mannosidos efter 
12-48 månaders behandling jämfört med värden vid baslinjen. Resultaten från den 
placebokontrollerade studie rhLAMAN-05 visar att behandling med velmanas alfa leder till 
numeriska förbättringar i effektmått som är kopplade till en individs förmåga att utföra 
dagliga aktiviteter och lungfunktion, och statistisk signifikant ökning av IgG nivåer efter 12 
månaders behandling jämfört med placebo. Studierna visar att personer som påbörjar 
behandlingen före de fyller 18 år får störst förbättring när det gäller effektmått kopplade till 
förmåga att klara av vardagliga aktiviteter och att kunna förflytta sig. Det innebär därför att 
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de positiva resultaten för de förmågorna framför allt gäller för dem som startar behandlingen 
i yngre ålder. 
 
TLV bedömer att osäkerheten kring effekten av velmanas alfa jämfört med inget tillägg till 
bästa understödjande vård på funktionell kapacitet, förmåga att förflytta sig och lungfunktion 
är mycket hög. Detta mot bakgrund av att statistiskt signifikanta effekter för relevanta 
utfallsmått (3MSCT, 6MWT och FVC % pred) är visade i enarmade studier med lågt 
patientantal. TLV bedömer att osäkerheten av effekten av velmanas alfa jämfört med inget 
tillägg till bästa understödjande vård på immunfunktion är medelhög. Denna bedömning 
baseras på att effekten har skattats i en randomiserad kontrollerad studie av lämplig design, 
vilket innebär lägre osäkerhet än vid öppna eller icke‑kontrollerade studier. Samtidigt 
kvarstår osäkerhetsfaktorer, såsom lågt patientantal och användning av en surrogatmarkör 
(IgG‑nivåer) som effektmått. Användning av en surrogatmarkör innebär att förändringar i 
IgG-koncentrationer används som ett indirekt mått istället för den verkliga kliniska effekten 
som är infektionsfrekvens. Infektionsfrekvensen kan påverkas av IgG-nivåer men det är inte 
visat i de kliniska studierna. Sammantaget innebär bedömningen av ovanstående faktorer att 
den totala osäkerheten bedöms som medelhög. 
 

Lamzede uppfyller kriterierna för att TLV ska acceptera en högre kostnad än vad TLV 
vanligtvis gör i förhållande till ett tillstånd med mycket hög svårighetsgrad  
TLV bedömer att Lamzede uppfyller kriterierna för att TLV ska acceptera en högre kostnad 
än vanligt för ett tillstånd med mycket hög svårighetsgrad. Bedömningen grundas på att 
lindrig till medelsvår alfa-mannosidos är ett sällsynt tillstånd med lågt antal patienter som 
under ett år har hälsotillståndet (prevalens) och få nya patienter som tillkommer varje år 
(incidens). Tillståndet har en mycket hög svårighetsgrad och Lamzede bedöms ha en kliniskt 
relevant patientnytta eftersom läkemedlet har förbättringseffekt på funktionell kapacitet, 
förmåga att förflytta sig, lungfunktion och immunfunktion. Lamzede uppfyller därmed 
kriterierna för att TLV ska acceptera en högre kostnad än vanligt. 
 
Enligt TLV innebär människovärdesprincipen i den etiska plattformen att jämlik tillgång till 
vård ska eftersträvas och att alla patienter har lika värde och samma rätt oavsett om de är 
drabbade av ett vanligt eller ovanligt tillstånd. Behovs-solidaritetsprincipen innebär att vi bör 
sträva efter att uppnå ett så lika hälsoutfall som möjligt för medborgarna. 
Kostnadseffektivitetsprincipen innebär att det ska vara en rimlig relation mellan kostnader 
och effekter, mätt i förbättrad hälsa och förhöjd livskvalitet. Principerna innebär att det 
under vissa förutsättningar finns skäl att acceptera en högre kostnad per vunnet 
kvalitetsjusterat levnadsår (QALY) för läkemedel avsedda för mycket svåra och sällsynta 
hälsotillstånd än för andra läkemedel avsedda för större patientgrupper med lika svåra 
tillstånd.  
 
Den grundläggande ekonomiska motiveringen för att acceptera en högre kostnad i relation 
till hälsovinsten för läkemedel vid mycket svåra och sällsynta hälsotillstånd är att forskning, 
utveckling och tillverkning av läkemedel är förenat med stora fasta kostnader. Ju färre 
patienter som behandlas, desto större del av företagets fasta kostnader måste behandlingen 
av varje patient bära. Detta leder till att det utifrån den etiska plattformen, som den kommer 
till uttryck i 15 § förmånslagen, är rimligt att kostnaden per vunnet QALY kan tillåtas vara 
högre ju mer sällsynt tillståndet är. Det innebär att det finns skäl att i viss utsträckning 
kompensera företag för den lägre intjäningsförmåga som ett hälsotillstånds sällsynthet 
typiskt sett orsakar och på så sätt förbättra tillgängligheten till läkemedel för mycket sällsynta 
hälsotillstånd. 
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För att TLV ska acceptera en högre kostnad per vunnet QALY ska hälsotillståndet vara 
mycket sällsynt och ha en mycket hög svårighetsgrad. Läkemedlet ska därtill ge en kliniskt 
relevant hälsovinst. Om dessa kriterier är uppfyllda är graden av sällsynthet och graden av 
osäkerhet i den hälsoekonomiska utvärderingen avgörande för hur hög kostnad som kan 
anses rimlig. TLV har i tidigare ärenden bedömt att kriterierna är uppfyllda och därför 
accepterat en högre kostnad per vunnet QALY än vad TLV vanligtvis gör i förhållande till det 
aktuella tillståndets svårighetsgrad (dnr 3654/2024, 3890/2024, 4538/2024 och 
1010/2025). 
 
Som redan konstaterats är svårighetsgraden för patienter med lindrig till medelsvår alfa-
mannosidos mycket hög. TLV bedömer att Lamzede har en kliniskt relevant patientnytta för 
patienter som påbörjar behandlingen före 18 år eftersom Lamzede förbättrar funktionell 
kapacitet, förmåga att förflytta sig, lungfunktion och immunfunktion hos dessa patienter. 
 
Bedömningen av ett hälsotillstånds sällsynthet (patientantalet) utgår som huvudregel från 
den patientgrupp som motsvarar läkemedlets samtliga godkända indikationer. Om det finns 
särskilda skäl får bedömningen avgränsas till en mindre patientgrupp. Särskilda skäl kan 
vara att det bara är en mindre del av patientgruppen inom indikationen som, till exempel av 
medicinska skäl, är aktuella för behandling. Det kan i vissa fall även vara aktuellt att beakta 
en större patientgrupp, till exempel om det finns skäl att tro att läkemedlet kommer att 
användas för behandling utanför godkänd indikation. TLV tar hänsyn till både antalet 
patienter i Sverige som har tillståndet under ett år (ettårsprevalens) och antalet patienter 
som tillkommer varje år (incidens), vilka var för sig påverkar företagets intjäningsförmåga. 
Högre prevalens och incidens innebär bättre intjäningsförmåga. TLV bedömer att ytterligare 
en patient i incidens påverkar intjäningsförmågan mer än ytterligare en patient i prevalens. 
För att få ett mått på tillståndets sällsynthet beräknar TLV ett index utifrån dess prevalens 
och incidens i Sverige. För att TLV ska acceptera en högre kostnad ska sällsynthetsindex inte 
överstiga cirka 100. Ju lägre sällsynthetsindex, desto högre kostnad i förhållande till 
hälsovinsten kan TLV acceptera. 
 
Alfa-mannosidos (i alla former inklusive den svåra formen) uppskattas förekomma hos cirka 
två personer per 1 000 000 invånare globalt. TLV:s kliniska expert anser att incidensen i 
Sverige sannolikt ligger på samma nivå som den globala uppskattningen. I dagsläget känner 
man till enstaka personer med alfa-mannosidos i Sverige enligt Socialstyrelsens uppgifter. 
Prevalensen för alfa-mannosidos i Sverige har redovisats av EMA i samband med prövningen 
för särläkemedelsstatus för Lamzede. Det framgår av EMA:s underlag att prevalensen i 
Sverige är mindre än tio patienter. TLV:s kliniska expert uppger att diagnosen, baserat på 
identifierbara fall, har ställts elva gånger under de senaste 20 åren, varav fem efter 2016.   
 
Mot bakgrund av ovanstående utgår TLV från att det finns elva eller färre patienter i Sverige 
som har tillståndet lindrig till medelsvår alfa-mannosidos och att och att det tillkommer en 
ny patient vart femte år. Utifrån dessa siffror uppskattar TLV att sällsynthetsindex är fem 
eller mindre. 
 
Därmed bedömer TLV att det aktuella hälsotillståndet är tillräckligt sällsynt för att motivera 
en högre accepterad kostnad i relation till nyttan än för andra läkemedel vid hälsotillstånd 
med mycket hög svårighetsgrad.  
 
Sammantaget bedömer TLV att samtliga kriterier är uppfyllda för att acceptera en högre 
kostnad än vad TLV vanligtvis gör för tillstånd med mycket hög svårighetsgrad. 
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De högre kostnaderna för Lamzede bedöms vara rimliga i förhållande till den nytta 
som behandlingen ger  
Utifrån graden av sällsynthet bedömer TLV att de högre kostnaderna för Lamzede är rimliga i 
förhållande till den nytta som behandlingen ger. Identifierade osäkerheter i den 
hälsoekonomiska analysen bedöms inte vara större än att de kan accepteras inom ramen för 
bedömningen. 
 
Kostnadseffektivitetsprincipen innebär att en rimlig relation mellan kostnader och effekt, 
mätt i förbättrad hälsa och förhöjd livskvalitet, bör eftersträvas vid val mellan olika 
verksamheter och åtgärder (prop. 2001/02:63 s. 44).  
 
TLV:s allmänna råd (TLVAR 2003:2) beskriver hur TLV anser att en hälsoekonomisk analys 
bör utformas. Av de allmänna råden framgår att den rekommenderade analysmetoden är 
kostnadseffektivitetsanalys, främst kostnadsnyttoanalyser med kvalitetsjusterade levnadsår 
(QALY) som effektmått. Vid behandlingar som påverkar överlevnaden bör både 
livskvalitetsvinst och vunna levnadsår redovisas. Vidare framgår att om läkemedlet som 
ansökan avser har samma hälsoeffekt som jämförelsealternativet kan en 
kostnadsminimeringsanalys vara tillräcklig. 
 
Mot bakgrund av att den kliniska effekten bedöms vara bättre för Lamzede i tillägg till bästa 
understödjande vård, än för inget tillägg till bästa understödjande vård, baseras TLV:s 
hälsoekonomiska analys på en kostnadsnyttoanalys. I en kostnadsnyttoanalys ingår både 
kostnader och effekter där effekten ofta mäts i kvalitetsjusterade levnadsår, vilket i sig 
innefattar två dimensioner av hälsa: livskvalitet och livslängd.  
 
Företaget har kommit in med en kostnadsnyttoanalys i form av en markovmodell där 
kostnader och effekter (QALYs) för behandling med Lamzede som tillägg till bästa 
understödjande vård jämfört med inget tillägg till bästa understödjande vård för patienter 
som påbörjar behandling som barn. 
 
TLV bedömer att företagets hälsoekonomiska modell kan användas som grund för den 
hälsoekonomiska analysen, eftersom den fångar relevanta kostnader och effekter kopplade 
till sjukdomen. TLV bedömer dock att modellens struktur med hälsostadier som främst 
baseras på behov av gånghjälpmedel inte fångar alla relevanta aspekter av 
sjukdomsprogressionen. Övergångar mellan stadier baseras dessutom på självrapporterade 
uppgifter från frågeformulär om användning av gånghjälpmedel, snarare än objektiva 
effektmått från kliniska studier. Eftersom självrapporterade data är mer känsliga för 
subjektiva tolkningar, minnesfel och snedvridningar ökar osäkerheten. 
 
Företaget antar att samtliga patienter vid modellstart befinner sig i det hälsotillstånd som 
motsvarar ’Sporadisk användning av gånghjälpmedel/rullstol’. TLV bedömer att företagets 
antagande inte är representativt för patienterna i de kliniska studierna eller för den 
population som förväntas behandlas med Lamzede. TLV justerar därför antagandet baserat 
på data från den kliniska studien för att bättre återspegla den förväntade patientpopulationen 
i klinisk praxis.  
 
De kliniska effektmått som inkluderas i modellen är främst behov av gånghjälpmedel enligt 
CHAQ-frågeformuläret (Childhood Health Assessment Questionnaire), som var ett sekun-
därt utfallsmått i de kliniska studierna. I företagets grundscenario antas behandling med 
Lamzede förbättra förmågan att förflytta sig baserat på svar i CHAQ-frågeformulär samt 
förlänga tiden till sjukdomsprogression baserat på expertsvar. Effekterna antas påverka både 
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livskvalitet och överlevnad, där mortalitet modelleras utifrån risker kopplat till akuta 
allvarliga infektioner baserat på expertsvar. TLV bedömer att företaget har överskattat 
behandlingseffekten av Lamzede för barn. Detta beror på att beräkningen av sannolikheten 
för att förflytta sig från modellens hälsotillstånd ’Sporadisk användning av gånghjälpmedel’ 
till det bästa hälsotillståndet i modellen: ’Normal gång’, endast baseras på patienter som 
förbättrats under uppföljningen. En korrekt beräkning bör inkludera både patienter som 
förbättrats och patienter som inte förbättrats innan uppföljningen avslutades. Om 
beräkningen enbart utgår från förbättrade patienter riskerar sannolikheten att överskattas, 
eftersom patienter som inte förbättrats exkluderas. För att hantera osäkerheten i skattningen 
justerar TLV ner antagandet motsvarande ett standardfel. Effekten av olika antaganden har 
analyserats i känslighetsanalyser. 
 
TLV bedömer att behandlingens påverkan på sjukdomsprogression och mortalitet, utifrån 
risker kopplat till akuta allvarliga infektioner, har stöd i kliniska studier och TLV:s kliniska 
experts bedömning. Däremot baseras dessa antaganden på ett fåtal patienter eller 
expertpaneler och är därmed förenade med hög osäkerhet. Dessa antaganden är svåra att 
validera, men TLV har analyserat deras påverkan i känslighetsanalyser. 
 
Företaget antar att en förbättring av förmågan att förflytta sig, genom minskat behov av 
gånghjälpmedel, leder till förbättrad livskvalitet. Hälsorelaterad livskvalitet samlades in i 
rhLAMAN-10 studien. I grundscenariot baserar företaget dock livskvalitetsvikterna på en 
annan källa: en patient- och anhörigenkät i Storbritannien för alfa-mannosidos (MPS-Society 
Survey), där livskvalitet mättes bland annat med EQ-5D-5L stratifierat efter gångförmåga. 
Underlaget bygger på fyra patienter. TLV bedömer att livskvalitetsvikter från rhLAMAN-
studierna är mer tillförlitliga än dem från MPS-Society Survey. Bedömningen baseras på att 
MPS-Society Survey baseras på ett begränsat urval och ger uppskattningar som framstår som 
osannolikt höga för hälsotillståndet ’Normal gång’. Att patienter kan gå innebär inte 
nödvändigtvis att deras förmåga att förflytta sig innebär att de har en högre livskvalitet än 
normalbefolkningen. Samtidigt kvarstår betydande osäkerhet, vilket analyseras genom 
känslighetsanalyser med alternativa antaganden om livskvalitetsvikter. 
 
Företaget inkluderar även ett livskvalitetsavdrag för anhöriga. TLV bedömer att alfa-
mannosidos påverkar anhörigas livskvalitet negativt eftersom tillståndet är mycket svårt och 
påverkar barn. TLV beaktar dock inte anhörigas livskvalitet i den hälsoekonomiska analysen 
eftersom företaget inte har visat, på ett tillförlitligt sätt, hur behandling med Lamzede kan 
leda till förbättrad livskvalitet för den anhöriga.   
 
Företaget antar, baserat på kliniska expertutlåtanden att alla patienter inleder behandlingen 
på sjukhus. Därefter antas cirka 98 procent av patienterna byta till heminfusion, vilket antas 
ske tre veckor efter behandlingsstart. TLV bedömer, baserat på utlåtande från TLV:s kliniska 
expert och data från Sparkle-studien, att företagets antaganden inte speglar klinisk praxis. 
Företaget har underskattat hur länge patienter får infusioner på sjukhus innan övergång till 
heminfusion och överskattat andelen patienter som kan behandlas i hemmet. För att bättre 
återspegla tillgänglig evidens har TLV justerat antagandena i grundscenariot till 52 veckor 
innan övergång till heminfusion och 31 procent som behandlas i hemmet.  
 
Vidare använder företaget kostnaden för professionella hemtjänstarbetare som en proxy för 
att uppskatta värdet av anhörigas förlorade arbetsinkomst i modellen. TLV beaktar inte 
kostnader för informell vård i den hälsoekonomiska analysen eftersom företaget inte har 
visat, på ett tillförlitligt sätt, hur behandling med Lamzede kan minska kostnaderna för 
informell vård. 
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De antaganden som har stor påverkan på resultatet är andel patienter som kan förbättras 
från hälsotillståndet ’Sporadisk användning av gånghjälpmedel’ till hälsotillståndet ’Normal 
gång’ i modellen, livskvalitetstillägget för behandlad och frekvensen av behandlingsavslut. 
 
TLV bedömer att sannolikheten är låg att inga patienter skulle förbättras från hälsotillståndet 
’Sporadisk användning av gånghjälpmedel’ till hälsotillståndet ’Normal gång’, eftersom det är 
visat i kliniska studier att förbättringar förekommer. Osäkerheten avser storleken på 
effektfördelen. Företaget antar att behandling med Lamzede medför en ytterligare 
behandlingsfördel, effekten på lungfunktion, som inte fångas upp i respektive hälsotillstånd 
och därför tillförs som ett livskvalitetstillägg för patienter som behandlas med Lamzede. 
Denna fördel innebär att samtliga hälsotillstånd tilldelas ett tillägg på 0,18. TLV bedömer att 
livskvalitetstillägget vid behandling med Lamzede stöds av det kliniska underlaget för 
patienter som påbörjar behandlingen som barn. Storleken av effekten är dock förknippad 
med hög osäkerhet och olika antagandens påverkan på resultaten visas i känslighetsanalyser. 
Vidare bedömer TLV att sannolikheten är låg att patienter som behandlas med Lamzede inte 
skulle uppleva någon ytterligare förbättring i livskvalitet utöver det som respektive 
hälsotillstånd fångar relaterade till mobilitet och immunfunktion. TLV bedömer att detta 
antagande stöds av kliniskt underlag för patienter som påbörjar behandlingen före 18 år. 
Slutligen, gällande antagandet om behandlingsavslut, bedömer TLV att det är rimligt att en 
mindre andel patienter sannolikt avslutar behandlingen på grund av både allvarliga 
biverkningar och utebliven effekt, i linje med företagets antagande. Samtidigt är osäkerheten 
stor, dels på grund av begränsat underlag gällande behandlingsavslut, dels eftersom 
följsamheten ofta är lägre i verkligheten än i studier. Detta innebär att den faktiska 
avbrottsfrekvensen kan avvika från antagandet åt båda håll, vilket skapar osäkerhet i den 
hälsoekonomiska analysen. 
 
I företagets grundscenario uppgår kostnaden per vunnet QALY till cirka 1,6 miljoner kronor 
och livskvalitetsvinsten till 7,64 för behandling med Lamzede jämfört med inget tillägg till 
bästa understödjande vård. 
 
I TLV:s grundscenario, där flera av företagets antaganden har justerats, skattas kostnaden 
per vunnet QALY till 4,3 miljoner kronor. Patienterna som behandlas med Lamzede i tillägg 
till bästa understödjande vård vinner 3,96 kvalitetsjusterade levnadsår, jämfört med inget 
tillägg till bästa understödjande vård. TLV:s känslighetsanalyser visar att kostnaden per 
vunnet QALY varierar mellan cirka 3,1 och 6,4 miljoner kronor. Resultaten från 
känslighetsanalyserna visar att faktisk kostnad per vunnet QALY kan bli högre än vad TLV 
anser är rimlig, trots den aktuella nivån av sällsynthet. Denna risk är dock inte större än att 
TLV kan bedöma kostnaden per vunnet QALY i TLV:s grundscenario som rimlig. 
 
Sammantaget bedömer TLV att kriterierna i 15 § förmånslagen är uppfyllda till det ansökta 
priset och att det finns särskilda skäl att förena subventionen med begränsningar och villkor i 
enlighet med 11 § förmånslagen. 
 
Detta beslut har fattats av Nämnden för läkemedelsförmåner hos TLV. Följande ledamöter 
har deltagit i beslutet: Tidigare överintendenten Staffan Bengtsson (ordförande), docenten 
Emelie Heintz, överläkaren Inge Eriksson, avdelningschefen Magnus Thyberg, 
läkemedelschefen Maria Landgren, verksamhetschefen Maria Palmetun Ekbäck, biträdande 
professor Martin Henriksson, forskningsansvariga Monica Persson och professorn Sofia 
Kälvemark Sporrong. Ärendet har föredragits av medicinska utredaren Anna Voznesenskaya. 
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I den slutliga handläggningen har även hälsoekonomen Isadora Freberg och juristen Sofia 
Palmqvist medverkat. 
 
 
 

Staffan Bengtsson 

Anna Voznesenskaya 

 
 
HUR MAN ÖVERKLAGAR 

Beslutet kan överklagas hos Förvaltningsrätten i Stockholm. Överklagandet ska vara skriftligt 
och ställas till förvaltningsrätten, men skickas till TLV som skickar vidare överklagandet till 
förvaltningsrätten. TLV ska ha fått överklagandet inom tre veckor från den dag klaganden 
fick del av beslutet, annars kan överklagandet inte prövas. I överklagandet ska det anges 
vilket beslut som överklagas och på vilket sätt beslutet ska ändras. Om TLV ändrar det beslut 
som överklagats, överlämnas även det nya beslutet till förvaltningsrätten. Överklagandet 
omfattar även det nya beslutet.  
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      BILAGA 

 

Tillämpliga bestämmelser 
Tandvårds- och läkemedelsförmånsverket beslutar om ett läkemedel eller en vara som avses i 
18 § ska ingå i läkemedelsförmånerna och fastställer inköpspris och försäljningspris som, 
med de undantag som anges i 7 a och 7 b §§, ska tillämpas av öppenvårdsapoteken. (7 § första 
stycket lagen (2002:160) om läkemedelsförmåner m.m. (förmånslagen)). 
 
Den som marknadsför ett läkemedel eller en vara som avses i 18 § förmånslagen får ansöka 
om att läkemedlet eller varan ska ingå i läkemedelsförmånerna. Sökanden ska visa att 
villkoren enligt 15 § förmånslagen är uppfyllda och lägga fram den utredning som behövs för 
att fastställa inköpspris och försäljningspris. (8 § första stycket förmånslagen). 
 
Ett receptbelagt läkemedel ska omfattas av läkemedelsförmånerna och inköpspris och 
försäljningspris ska fastställas för läkemedlet under förutsättning att 
1. kostnaderna för användning av läkemedlet, med beaktande av bestämmelserna i 3 kap. 1 § 
hälso- och sjukvårdslagen (2017:30), framstår som rimliga från medicinska, humanitära och 
samhällsekonomiska synpunkter, och 
2. det inte finns andra tillgängliga läkemedel eller behandlingsmetoder som enligt en sådan 
avvägning mellan avsedd effekt och skadeverkningar som avses i 4 kap. 1 § första stycket 
läkemedelslagen (2015:315) är att bedöma som väsentligt mer ändamålsenliga. 
(15 § förmånslagen). 
 
Målet med hälso- och sjukvården är en god hälsa och en vård på lika villkor för hela 
befolkningen. Vården ska ges med respekt för alla människors lika värde och för den enskilda 
människans värdighet. Den som har det största behovet av hälso- och sjukvård ska ges 
företräde till vården. (3 kap. 1 § hälso- och sjukvårdslagen (2017:30) 
 
Ett läkemedel ska vara av god kvalitet och ändamålsenligt. Läkemedlet är ändamålsenligt om 
det är verksamt för sitt ändamål och vid normal användning inte har skadeverkningar som 
står i missförhållande till den avsedda effekten. (4 kap. 1 § första stycket läkemedelslagen 
(2015:315) 
 
Om det finns särskilda skäl får TLV besluta att ett läkemedel eller annan vara ska ingå i 
läkemedelsförmånerna endast för ett visst användningsområde (förmånsbegränsning). 
Myndighetens beslut får förenas med andra särskilda villkor. (11 § förmånslagen) 
 
Innan Tandvårds- och läkemedelsförmånsverket meddelar beslut i frågor som avses i 7 § 
förmånslagen ska sökanden och regionerna ges tillfälle till överläggningar med myndigheten. 
(9 § förmånslagen) 
 
TLV:s beslut gäller omedelbart om inte annat beslutas. (27 § förmånslagen) 
 
Tandvårds- och läkemedelsförmånsverket fastställer ett alternativt försäljningspris, som ska 
vara lika med inköpspriset, för alla läkemedel i läkemedelsförmånerna. (4 § Tandvårds- och 
läkemedelsförmånsverkets föreskrifter och allmänna råd (TLVFS 2009:4) om prissättning av 
utbytbara läkemedel och utbyte av läkemedel m.m.) 
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Ett beslut om att ett läkemedel ska ingå i läkemedelsförmånerna tillämpas på 
öppenvårdsapoteken tidigast från och med dagen efter den då beslutet meddelades. (19 § 
Tandvårds- och läkemedelsförmånsverkets föreskrifter och allmänna råd (TLVFS 2008:2) 
om ansökan och beslut om läkemedel och varor som förskrivs i födelsekontrollerande syfte)  
 


