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ANSOKAN

Ipsen AB (foretaget) har den 9 april 2024 ansokt om att nedanstadende lakemedel ska ingd i
lakemedelsformanerna och att pris faststalls enligt foljande tabell.

Namn Form Styrka Forp. Varunr. AIP (SEK)
Bylvay Kapsel, hard 200 ug 30 kapslar 166548 24 548,26
Bylvay Kapsel, hard 400 pg 30 kapslar 188644 49 096,53
Bylvay Kapsel, hard 600 ug 30 kapslar 189974 73 644,79
Bylvay Kapsel, hard 1200 ug 30 kapslar 558318 147 289,58

Till stod for sin ansokan har foretaget lamnat in tva kliniska studier och en indirekt
jamforelse som tillsammans beskriver Bylvays effekt och sakerhet hos individer med
progressiv familjar intrahepatisk kolestas (PFIC). I foretagets underlag ingar dven en
hélsoekonomisk analys i form av en kostnadsnyttoanalys. I analysen inkluderas klinisk effekt
samt kostnader for Bylvay och relevanta jamforelsealternativ.

SKALEN FOR BESLUTET

Tandvéards- och ldkemedelsforménsverket (TLV) bedomer att ansokan ska avslas av féljande
skal:

Foretaget har visat att Bylvay har en battre effekt an de relevanta jamforelsealternativen. De
hogre kostnaderna for anvandning av Bylvay bedoms dock inte vara rimliga i forhallande till
den nytta som behandlingen ger, trots att det finns omstandigheter som talar for att det
foreligger skal att acceptera en hogre kostnad for behandling med Bylvay dn vad TLV
vanligtvis gor.

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

Tillampliga bestimmelser framgéar av bilagan till detta beslut.

Liakemedilet Bylvay

Bylvay anvinds for att behandla PFIC hos patienter fran 6 manaders élder. PFIC ar en grupp
ovanliga, genetiska leversjukdomar som kiannetecknas av ansamling av gallsyror (dven kallad
gallstas eller kolestas) inuti levern. PFIC kan delas in i tre huvudsakliga subtyper, PFIC typ 1,
2 eller 3, beroende pa genmutation. Tillstindet forvarras over tid och dr bland annat
forknippat med svar kldda (pruritus). Bylvay innehaller den aktiva substansen odevixibat
som minskar koncentrationen av gallsyror i serum genom att himma ileums (tunntarmens
slutparti) gallsyretransportor (IBAT). Genom hiamningen av IBAT minskar aterupptaget av
gallsyror till levern via blodet och 6kar utsondringen av gallsyror via tjocktarmen. Bylvay
klassas som ett sarladkemedel. Foretagets ansokan omfattar hela den godkianda indikationen.

Progressiv familjar intrahepatisk kolestas ar ett tillstand med mycket hog
svarighetsgrad

PFIC upptrader vanligen i spadbarnsaldern eller senare i barndomen. P4 sikt kan den gallstas
som karaktariserar tillstdndet resultera i skrumplever (cirros), terminal leversjukdom och
behov av levertransplantation. Obehandlad sjukdom kan leda till for tidig dod. Det saknas
botande behandling for PFIC. Mycket av dagens behandling fokuserar pa att symtomlindra
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och fordrgja, eller i basta fall undvika, att patienten behover genomga en
levertransplantation. Dock dr nuvarande behandling med bésta understodjande vard
(kladstillande ldkemedel som anvinds off-label) och kirurgisk gallavledning ineffektiv for en
betydande andel patienter. Kirurgisk gallavledning och levertransplantation innebar
dessutom stora risker for komplikationer och 6kad mortalitet.

Av 15 § formanslagen framgar att TLV ska beakta de principer som ska ligga till grund for
prioriteringarna i varden, bl.a. behovs- och solidaritetsprincipen, vid bedomningen av om ett
lakemedel ska beviljas subvention. Behovs- och solidaritetsprincipen innebar att
angelagenhetsgraden ar av central betydelse vid prioriteringar i virden (prop. 2001/02:63 s.
44). De patienter som har de storsta behoven, de svéraste sjukdomarna och den siamsta
livskvaliteten ska tilldelas mer av halso- och sjukvardens resurser. TLV bedomer darfor
vilken svarighetsgrad det aktuella tillstdndet har for att avgora vilken kostnad som kan
accepteras per vunnen halsoeffekt f6r en behandling.

Bedomningen av svarighetsgraden ska goras for den fas av det medicinska tillstandet dar
behandlingen forvintas ske. Bedomningen gors vidare baserat pa den genomsnittliga
personen som ar drabbad av tillstdndet och med utgadngspunkten att denne star pa
standardbehandling enligt svensk klinisk praxis. Hansyn tas till hur stor hilsoférlusten ar
over tid for personer som drabbas av ett visst tillstdnd. Tillstindets varaktighet och risken att
drabbas eller forsamras i framtiden vags darfor in. TLV bedomer svarighetsgraden for ett
tillstdnd pa en fyrgradig skala fran l1ag till mycket hog.

TLV har i tidigare utviardering av Bylvay (dnr 4026/2022) bedomt svarighetsgraden for PFIC
som mycket hog. TLV finner inte skil att frdngd den bedomningen. Bedomningen gjordes
mot bakgrund av att PFIC ar ett fortskridande (progredierande) tillstand som upptrader i
tidig alder och medfor svara besvir, sdsom svar klada, och en kraftigt forkortad livslangd. En
stor andel av patienterna svarar inte pa nuvarande behandling. De aktuella kirurgiska
ingreppen gallavledning och levertransplantation innebar i sig stora risker for
komplikationer och 6kad mortalitet for denna patientgrupp.

Inget tillagg till basta understodjande vard och kirurgisk gallaviedning som tillagg till
basta understodjande vard ar relevanta jamforelsealternativ till Bylvay

TLV bedomer, i enlighet med tidigare utvardering av Bylvay (dnr 4026/2022) och i likhet
med foretaget, att det finns tva relevanta jaimforelsealternativ till Bylvay.
Jamforelsealternativen utgors av inget tillagg till basta understodjande vard och kirurgisk
gallavledning som tilldgg till basta understodjande vard.

Enligt 15 § formanslagen kan ett l1ikemedel endast omfattas av lakemedelsformanerna om det
inte finns andra tillgidngliga lakemedel eller behandlingsmetoder som enligt en sadan
avvagning mellan avsedd effekt och skadeverkningar som avses i 4 kap. 1 § forsta stycket
lakemedelslagen (2015:315) ar att bedoma som viasentligt mer indamalsenliga. Det innebar
att kostnaden for det utviarderade likemedlet maste stillas i relation till ett
jamforelsealternativ.

Enligt TLV:s allminna rad (TLVAR 2003:2) om ekonomiska utvarderingar bor det mest
kostnadseffektiva av de i Sverige tillgangliga och kliniskt relevanta behandlingsalternativen
utgora jamforelsealternativ.

Foretaget anger i sin ansokan tva jamforelsealternativ till behandling med Bylvay beroende
pa om patienten kan genomga kirurgisk gallavledning eller inte: inget tillagg till basta
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understodjande vard om kirurgisk gallavledning inte ar 1dmplig och kirurgisk gallavledning
som tilldgg till basta understodjande vard om sadan ar lamplig. Foretaget motiverar valet av
inget tilldgg till basta understodjande vard med att Bylvay i klinisk praxis forvintas anvindas
som tillagg till basta understddjande vard, det vill sdga i vissa fall tillsammans med
kladstillande 1ikemedel som anvinds off-label. Vidare betraktar foretaget kirurgisk
gallavledning, i de fall sidan behandling ar 1amplig, som ett relevant jamforelsealternativ
eftersom ett sddant ingrepp, i likhet med Bylvay, bryter aterupptaget av gallsyror till levern.
Foretaget anger att behandling med Bylvay forvantas ersiatta behandling med kirurgisk
gallavledning vid PFIC.

TLV instammer i stort med foretaget kring anviandningen av Bylvay i svensk klinisk praxis.
TLV utgar fran att behandling med kladstillande lakemedel kommer att fortga for en andel
patienter som samtidigt behandlas med Bylvay. Detta antagande stods av den
placebokontrollerade kliniska fas II1I-studien dir en stor andel studiedeltagare fortsatte med
behandling med kladstillande likemedel under studien. Vidare anser TLV att det ar rimligt
att anta att Bylvay kan komma att ersitta kirurgisk gallavledning eftersom bada
behandlingarna verkar genom att bryta aterupptaget av gallsyror till levern. Behandling med
Bylvay har dven fordelar jamfort med kirurgisk gallavledning, sdsom farre komplikationer
och mindre inverkan pa livskvalitet. Det ar ytterligare skal till att anta att Bylvay kan komma
att ersitta kirurgisk gallavledning eller atminstone provas fore kirurgisk gallavledning i
klinisk praxis.

Foretaget har visat att Bylvay har en bittre effekt an inget tillagg till basta
understodjande vard medan effekten i jamforelse med kirurgisk gallavledning ar
mycket osaker

TLV bedomer att behandling med odevixibat har battre effekt dn inget tillagg till basta
understodjande vard avseende minskning av koncentrationen av gallsyror i serum (s-
gallsyror) och forbattring av klada (pruritus) hos patienter med PFIC. Bedomningen baseras
pa uppgifter fran den kliniska fas ITI-studien PEDFIC1 som inkluderade pediatriska patienter
med PFIC typ 1 och 2. I studien uppnadde cirka en tredjedel av patienterna som behandlades
med odevixibat det priméra effektmattet (minst 70 procents minskning av utgdngsvardet av
s-gallsyror vid baslinjen eller ett s-gallsyrevarde under 70 mikromol per liter vid vecka 24).
Inga patienter som behandlades med placebo uppnadde det primira effektmattet. Skillnaden
mellan behandlingsarmarna var statistiskt sakerstilld. Det viktigaste sekundara effektmattet
var andel positiva skattningar av klda (pruritus) pé patientnivé 6ver 24 veckors behandling,
det vill sdga en forbattring av kldda enligt skattning av barnets vardnadshavare. Aven har
observerades statistiskt sakerstillda skillnader mellan behandlingsarmarna som var till
fordel for odevixibat.

TLV bedomer att det rdder mycket hog osdkerhet for den kliniska effekten av odevixibat i
jamforelse med kirurgisk gallavledning. Trots detta anser TLV att behandling med odevixibat
har fordelar jamfort med kirurgisk gallavledning, som farre komplikationer och mindre
inverkan péa patientens livskvalitet. TLV:s bedomning f6ljer av att det saknas direkt
jamforande studier for att utvardera effekten av odevixibat jamfort med kirurgisk
gallavledning. Foretaget har dock lamnat in en indirekt jamforande studie dar patienter som
behandlats med odevixibat i PEDFIC1 och dess forlangningsstudie PEDFIC2 jamfors med
propensity score-matchade, externa kontrollpatienter med PFIC som behandlats med
kirurgisk gallavledning. Foretaget redovisar andelen patienter med kirurgisk gallavledning
som minskade sina s-gallsyrevarden till den niva som tillimpades for det priméara
effektmattet i PEDFIC1 (minst 70 procents minskning av utgdngsvirdet vid baslinjen eller ett
s-gallsyreviarde under 70 mikromol per liter). Denna andel skattades till 32 procent, vilket ar
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i nivd med den andel patienter som behandlades med odevixibat och hade ett s-gallsyresvar i
PEDFIC1. Fran den indirekta jimforelsen redovisar foretaget inte nagra resultat avseende
forandring av s-gallsyreviarden for de patienter som behandlats med odevixibat eller ndgra
resultat avseende forandring av klddskattningar for nagon av de tva patientgrupperna.

Den langsiktiga behandlingseffekten av Bylvay ar osaker

En viktig aspekt av lakemedlet Bylvays virde ar att kunna visa pa dess effekt pa langre sikt. I
den hilsoekonomiska analysen anviander foretaget data fran PEDFIC1 indirekt genom att den
medfodda leverns 6verlevnad modelleras utifran i vilken grad Bylvay gor att kirurgisk
gallavledning kan undvikas och levertransplantation skjutas upp. TLV bedomer att det rader
hog osiakerhet for varaktigheten av odevixibats effekt och dess betydelse for
sjukdomsprogression med avseende pa om odevixibat paverkar behovet av kirurgisk
gallavledning och fordrojer tid till levertransplantation.

Nar det giller ldngtidseffekt och potentiell paverkan av odevixibat pa den medfodda leverns
overlevnad, har foretaget lamnat in preliminara uppgifter dar data fran PEDFIC1 kombineras
med data fran den pagaende forlangningsstudien PEDFIC2. Resultaten tyder pa en ihallande
behandlingseffekt avseende minskning av s-gallsyror och forbattring av klada under cirka 1,8
ars behandling med odevixibat. Vidare visar en andra analys ett samband mellan minskade s-
gallsyreviarden och forlangd 6verlevnad av den medfédda levern, det vill sdga en lagre
forekomst av levertransplantation, under maximalt tre ars uppf6ljning.

Foretaget hanvisar ocksa till en indirekt jaimforelse av patienter som behandlats med
odevixibat i PEDFIC-studierna med propensity score-matchade, externa kontrollpatienter
med PFIC som inte behandlats med odevixibat. De externa kontrollerna har hamtats fran en
naturalforloppsstudie av PFIC. Resultaten visar en statistiskt sdakerstilld battre handelsefri
overlevnad (tid till forsta forekomst av kirurgisk gallavledning, levertransplantation eller
dod) for patienter som behandlats med odevixibat an for externa kontrollpatienter
(propensity score-viktad hazardkvot 0,20; 95 % konfidensintervall: 0,09 — 0,45; p-virde:
0,0016). Patienterna foljdes som langst under drygt tre ars tid.

TLV anser att resultaten avseende langtidseffekt av odevixibat ar osdkra av flera skal.
Analyserna inkluderar ett litet antal patienter och for 6verlevnadsanalyserna var bortfallet
hogt och antalet utfallshindelser 1agt. Vidare 4r PEDFIC2 en enarmad studie, vilket gor det
svart att dra slutsatser om hur de observerade resultaten jamfor sig mot placebo/bésta
understddjande vard over tid. For den indirekta jamforelsen anser TLV att det finns risk for
att storfaktorer! har en kvarvarande paverkan som kan snedvrida resultaten. Detta eftersom
det inte framgar av foretagets underlag om skillnaderna mellan de odevixibatbehandlade
patienterna och kontrollpatienterna avseende baslinjekaraktaristika utjamnades med hjalp
av de propensity score-metoder som anviandes. Dock skulle storfaktorernas paverkan
sannolikt behova vara omfattande for att helt forklara den observerade relativa fordelen for
odevixibat. Indirekta jaimforelser medfor alltid ett matt av osdkerhet kring de resultat som
genereras och resultaten kan aldrig uppna samma evidensgrad som en direkt jaimforande
studie.

1 Storfaktorer kan ge upphov till skenbara samband mellan behandling och utfall, inklusive en felaktig
skattning av effektstorleken. Det beror pé att dessa faktorer orsakar bade vilken studieintervention
(behandling eller inte behandling med odevixibat) patienten far och utfallsmattet (hdndelsefri
overlevnad).
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De hogre kostnaderna for Bylvay bedoms inte vara rimliga i forhallande till den nytta
som behandlingen ger

TLV:s analyser visar att likemedlets kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar (QALY)
overstiger den niva som TLV vanligtvis bedomer som rimlig vid tillstdnd med mycket hog
svarighetsgrad.

Kostnadseffektivitetsprincipen innebar att en rimlig relation mellan kostnader och effekt,
matt i forbattrad halsa och forhojd livskvalitet, bor efterstravas vid val mellan olika
verksamheter och atgiarder (prop. 2001/02:63 s. 44).

TLV:s allménna rad (TLVAR 2003:2) beskriver hur TLV anser att en hidlsoekonomisk analys
bor utformas. Av de allmidnna rdden framgar att kostnadseffektivitetsanalys ar den
rekommenderade analysmetoden, frimst kostnadsnyttoanalyser med kvalitetsjusterade
levnadsar (QALY) som effektmatt. Vid behandlingar som paverkar 6verlevnaden bor bade
livskvalitetsvinst och vunna levnadséar redovisas.

Som grund for den héalsoekonomiska utvarderingen av Bylvay anvands en
kostnadsnyttoanalys. I en kostnadsnyttoanalys ingar bade kostnader och effekter dar effekten
ofta mats i kvalitetsjusterade levnadsar, vilket i sig innefattar tva dimensioner av hilsa:
livskvalitet och livslangd.

Foretaget har lamnat in en halsoekonomisk analys dar kostnader och effekter for behandling
med Bylvay jamfors med inget tillagg till basta understédjande vard for patienter dar
kirurgisk gallavledning inte ar 1amplig, alternativt kirurgisk gallavledning som tillagg till
basta understodjande vard for patienter dar kirurgisk gallavledning ar 1amplig. Dessa tva
jamforelsealternativ modelleras och redovisas som ett kombinerat jamforelsealternativ i den
hélsoekonomiska analysen. I foretagets grundscenario skattas kostnaden per vunnet QALY
for Bylvay till cirka (-------- ) kronor inklusive indirekta kostnader i form av
produktionsbortfall och minskade kostnader som foljd av 15-arsregeln och patentutgang efter
20 ar.

TLV bedomer att foretagets hdlsoekonomiska modellstruktur innefattar samtliga relevanta
halsotillstdnd forknippade med sjukdomsforloppet for patienter med PFIC och att strukturen
lampar sig for modellering av sjukdomen. TLV noterar att kirurgisk gallavledning endast
modelleras i jamforelsearmen. TLV har utfort kianslighetsanalyser dar effekten av detta
antagande utvarderas.

I den hilsoekonomiska analysen anviands data fran den kliniska studien PEDFIC1 indirekt
genom att den medfédda leverns 6verlevnad modelleras utifran i vilken grad Bylvay gor att
kirurgisk gallavledning kan undvikas och levertransplantation skjutas upp. Behandling med
Bylvay har en pavisad effekt pa s-gallsyrenivan. Det ar dock osikert i vilken grad denna effekt
kan kopplas till 1angsiktig paverkan pa levern och i vilken grad behandling med Bylvay
undviker eller skjuter upp behov av kirurgisk gallavledning och levertransplantation.

I modellen gors antaganden om hur stor andel patienter som forlorar behandlingssvar och
avslutar behandling i varje modellcykel (varje ar). TLV bedomer att det 4r mycket osdkert hur
stor frekvensen av behandlingsavslut med Bylvay kommer att vara i svensk klinisk praxis.
Foretaget antar en arlig frekvens av behandlingsavslut pa (--------------- ) baserat pa
behandlingsnaiva patienter som avslutade behandling med Bylvay pa grund av biverkningar i
de kliniska studierna PEDFIC1 och PEDFIC2. TLV baserar i stillet antagandet endast pa
behandlingsnaiva patienter fran PEDFIC1 (som ocksa ligger till grund for effektantaganden i
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modellen) och antar darmed en arlig frekvens av behandlingsavslut pa 5,1 procent. TLV
justerar den kliniska effekten avseende frekvensen av behandlingsavslut i kianslighetsanalyser
eftersom dessa har stor paverkan pa resultatet.

Foretaget anviander livskvalitetvikter fran litteraturen himtade fran nirliggande
sjukdomstillstdnd i avsaknad av PFIC-specifika vikter. TLV bedomer att livskvalitetsvikterna
fran den kliniska studien PEDFIC1 CFB har hogre evidens och anvander darfor dessa i TLV:s
grundscenario. TLV varierar vald kalla for livskvalitetsvikterna i kanslighetsanalyser for att
visa hur resultatet paverkas.

TLV antar, i likhet med foretaget, att Bylvay i 1ag dos, 40 mikrogram/kg kroppsvikt, ar den
dos som till 6vervigande del kommer att anvandas i svensk klinisk praxis. TLV gor heller
inga avvikande bedomningar avseende enhetskostnader, anvindning av likemedel eller
avseende resursutnyttjande. Daremot antar foretaget att patienter kommer att behandlas
med lag dos, 40 mikrogram/kg kroppsvikt, oavsett om behandlingssvar uppnas eller inte.
TLV bedomer att det dr sannolikt att titrering till den hogre dosen, 120 mikrogram/kg
kroppsvikt, kommer att ske i klinisk praxis. TLV justerar darfor sitt grundscenario till en
upptitrering av dosen fran 40 till 120 mikrogram/kg for patienter som inte svarar pa
behandling med Bylvay. TLV viljer ocksa att i den hilsoekonomiska analysen exkludera av
foretaget antagna besparingar fran 15-arsregeln, besparingar nar patentet antas ga ut efter 20
ar och de kostnader som antas uppsta som en foljd av produktionsforluster for anhoriga.

I TLV:s grundscenario skattas kostnaden per vunnet QALY f6r Bylvay som behandling for
PFIC, jamfort med inget tilldgg till basta understodjande vard alternativt kirurgisk
gallavledning som tillagg till basta understodjande vard, till cirka 3,5 miljoner kronor.

I TLV:s kinslighetsanalyser varierar kostnaden per vunnet QALY mellan 1,3 miljoner och 7,9
miljoner kronor. I merparten av dessa analyser ligger resultaten i ett relativt snavt spann
kring TLV:s grundscenario, forutom i en kinslighetsanalys dar TLV varierar arlig frekvens av
behandlingsavslut. I denna kinslighetsanalys varierar kostnaden per vunnet QALY mellan
1,4 och 7,4 miljoner kronor.

Inom ramen for mojligheten till 6verlaggning som ges i formanslagen, har TLV haft
trepartsoverlaggningar med foretaget och regionerna kring underlaget, inklusive de
osdkerheter som TLV funnit. Trepartsoverlaggningarna har inte resulterat i en
sidodverenskommelse mellan foretaget och regionerna.

Foretaget har anfort att det finns skl att acceptera en hogre kostnad dn vad TLV vanligtvis
gor.

TLV har i nigra tidigare drenden accepterat en hogre kostnad per vunnet QALY dn vad
myndigheten vanligtvis gor i forhéllande till det aktuella tillstandets svarighetsgrad
(exempelvis dnr 1967/2015 och 1082/2024). TLV har i dessa drenden konstaterat att det
under sarskilda forutsattningar kan vara rimligt att ett medicinskt tillstdnds séllsynthet
motiverar en hogre kostnad i forhéllande till nyttan av lakemedlet, samt att forutsattningarna
ar att det ska vara ett mycket svart sjukdomstillstdnd, mycket god behandlingseffekt och att
det saknas andra kliniskt relevanta behandlingsalternativ.

Enbart det forhallande att ett lakemedel har status som sirldkemedel enligt
Europaparlamentets och radets forordning (EG) nr 1441/2000 av den 16 december 1999 om
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sarlikemedel medfor dock inte att det finns skil for TLV att acceptera en hogre kostnad dn
vanligt.

PFIC ar ett sillsynt, progredierande tillstand med mycket hog svarighetsgrad. Foretaget
uppger i sin ansokan att patientgruppen for narvarande omfattar 25—40 patienter, med en
skattad arlig incidens pa 1—2 patienter. Foretaget bedomer att upp till (--) patienter arligen
kan vara aktuella for behandling med Bylvay. TLV finner inte skal att ifrdgasatta foretagets
uppgifter. For narvarande finns inga tillgangliga farmakologiska behandlingsalternativ till
Bylvay. Lakemedlet Livmarli godkandes i juli 2024 for behandling av PFIC i EU, men
marknadsfors annu inte i Sverige. De farmakologiska behandlingsalternativen for patienter
med PFIC ar sdledes mycket begransade och behovet av nya behandlingar stort.

Vad giller den kliniska effekten konstaterar TLV att det i den placebokontrollerade kliniska
fas III-studien observerades bade minskade s-gallsyrevirden och forbattrad klada 6ver 24
veckors behandling. Det ar osdkert hur linge Bylvays effekt avseende dessa utfallsmatt varar,
mot bakgrund av att endast preliminira resultat frin en enkelarmad forlangningsstudie, i
kombination med uppgifter fran den placebokontrollerade studien, finns tillgangliga. Dock
indikerar tillgédngliga resultat en ihdllande, fordelaktig effekt avseende s-gallsyreviarden och
klada under cirka 1,8 ars behandling med Bylvay. Aven de uppgifter som foretaget lamnat in
avseende leveroverlevnad och andra kliniskt relevanta, langsiktiga utfallsmatt ar preliminara
samt omfattar fa patienter. Uppgifterna kommer dels fran de tvd nimnda kliniska studierna,
dels fran en indirekt jaimforelse dar externa kontroller matchas till patienter som behandlats
med Bylvay. Resultaten ska betraktas som osédkra, men tyder pa att behandling med Bylvay ar
forknippad med forlingd 6verlevnad av den medfédda levern, det vill saga forlangd tid till
levertransplantation. Resultaten baseras pa drygt tre ars uppfoljning.

Sammantaget konstaterar TLV att det finns omstindigheter som talar for att det foreligger
skal att acceptera en nagot hogre kostnad for behandling med Bylvay dn vad TLV vanligtvis
gor. Kostnaden per vunnet QALY for behandling med Bylvay ar cirka 3,5 miljoner kronor i
TLV:s grundscenario. Denna kostnad ar vasentligt hogre dn vad TLV vanligtvis accepterar for
tillstind med mycket hog svarighetsgrad. Under alla forhallanden ar en sa hog kostnad for
anviandning av Bylvay inte rimlig. Ansokan ska darfor avslas.

Detta beslut har fattats av Namnden for lakemedelsformaner hos TLV. Foljande ledamoter
har deltagit i beslutet: Tidigare 6verintendenten Staffan Bengtsson (ordférande), 6verlakaren
Margareta Berglund R6dén, 6verlakaren Inge Eriksson, bitradande professorn Martin
Henriksson, lakemedelschefen Maria Landgren, docenten Gerd Lirfars, professorn Sofia
Kilvemark Sporrong och forskningsansvarige Monica Persson. Arendet har foredragits av
medicinska utredaren Anna Westerlund. I den slutliga handlidggningen har dven
hilsoekonomen Orjan Akerborg och juristen Patricia Isakson Rivas medverkat.

Staffan Bengtsson

Anna Westerlund
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HUR MAN OVERKLAGAR

Beslutet kan Gverklagas 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 pa vilket satt beslutet ska dndras. Om TLV andrar 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 likemedelsférmansverket beslutar om ett 1akemedel eller en vara som avses i
18 § ska inga i lakemedelsformanerna och faststiller ink6pspris och forsiljningspris som,
med de undantag som anges i 7 a och 7b §§, ska tillaimpas 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 faststalla inkopspris och forsaljningspris. (8 § forsta stycket formanslagen)

Ett receptbelagt lakemedel ska omfattas av lakemedelsformanerna och inkopspris 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, humanitara 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 viasentligt mer &ndamaélsenliga.

(15 § forménslagen)

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 sjukvard ska ges
foretrade till varden. (3 kap. 1 § halso- och sjukvardslagen (2017:30))

Ett lakemedel vara av god kvalitet och Andamalsenligt. Lakemedlet ar 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))

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