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TANDVARDS. OCH Datum Var beteckning
LAKEMEDELSFORMANSVERKET 2019-03-21 3422/2018

SOKANDE Vertex Pharmaceuticals (Sweden) AB
Torsgatan 37
111 23 Stockholm
SAKEN
Ansokan inom likemedelsformanerna
BESLUT
Tandvards- och lidkemedelsforméansverket, TLV, beslutar att nedanstaende ldkemedel ska
ingd i lakemedelsformanerna fran och med 2019-03-22 till i tabellen angivna priser. TLV
faststaller det alternativa forsiljningspriset till samma belopp som AIP.
Namn Form Styrka Forp. Varunr. AIP (SEK) |AUP (SEK)
Orkambi |Granulat |100 mg/125 mg |56 dospésar | 026127 115475,00 |116 521,25
Orkambi |Granulat |150 mg/188 mg |56 dospasar | 173267 115 475,00 |116 521,25
Postadress BesOksadress Telefonnummer Telefaxnummer

Box 22520, 104 22 STOCKHOLM

Fleminggatan 18

08-5684 20 50

08-5684 20 99
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ANSOKAN

Vertex Pharmaceuticals (Sweden) AB har ansokt om att Orkambi granulat ska ingd i
lakemedelsformanerna i enlighet med tabell pa sida 1.

UTREDNING | ARENDET

Orkambi ar ett kombinationslikemedel och innehéller de aktiva substanserna lumakaftor och
ivakaftor. Den kombinerade effekten av lumakaftor och ivakaftor blir 6kad mangd samt
forbattrad funktion av proteinet CFTR (Cystic Fibrosis Transmembrane Conductance
Regulator) vid cellytan.

TLV beslutade den 14 juni 2018 att Orkambi tabletter (dnr. 45/2018) ska inga i
lakemedelsforménerna. Indikationen for Orkambi tabletter dr behandling av cystisk fibros
(CF) hos barn fran sex ar och dldre som ar homozygota for F508del-mutationen i CFTR-
genen.

Tidigare trepartsoverlaggningar har resulterat i en sidooverenskommelse mellan foretaget
och regionerna. Sidooverenskommelsen omfattar behandling med samtliga
beredningsformer, styrkor och forpackningsstorlekar av Orkambi under avtalsperioden. I de
fall en ny beredningsform, styrka eller forpackningsstorlek av Orkambi introduceras inom
lakemedelsformanerna under avtalstiden ska dven dessa inkluderas. Sidooverenskommelsen,
tillsammans med underlaget fran tidigare ansokan (dnr. 45/2018), har tillforts detta drende
och utgor diarmed en del av beslutsunderlaget.

Orkambi i beredningsformen granulat ar indicerat for behandling av CF hos barn fran tva ar
och dldre som ar homozygota for F508del-mutationen i CFTR-genen.

Effekten och sidkerheten av Orkambi granulat hos CF-patienter tv4 till fem &r gamla har
studerats i en klinisk studie. Studien visade en statistisk signifikant minskning av mangden
klorid i svett och en icke signifikant sankning av LCI (lung clearance index). Barnens tillvaxt
(matt i BMI, vikt och langd) forbattrades. Studien visar att Orkambi granulat ar siker,
tolerabel till studerad dosering och forbattrar CFTR-proteinets aktivitet.

CF ar ett allvarligt och arftligt tillstdnd som innebar att de slemproducerande

kortlarna i kroppen inte fungerar normalt. De utsondrar ett alltfor segt slem som framfor allt
paverkar lungorna och mag-tarmkanalen, med andningsbesvir, infektioner i lungorna och
svarighet att tillgodogora sig maten som f6ljd. CF orsakas av en forandring i CFTR-genen och
ar arftlig. Homozygot F508 delmutationen férekommer hos cirka hélften av CF-patienterna.

CF géar i dagsléget inte att bota. Till stor del handlar behandlingen om symtomlindring och att
fordroja sjukdomens foljder. Behandlingen ar individuell pd grund av stor variation i
sjukdomens svarighetsgrad och symtom. Paverkan av miljo, variationer i genetiska
mutationer och forekomst av gynnsamma mutationer i andra gener (som kan modifiera
konsekvensen av en oférdelaktig mutation i CFTR-genen) ar ndgra forklaringar till
symtomvariationen.

Orkambi ar en tillaggsbehandling till ordinarie behandling. Foretaget har angivit basta
understodjande behandling som jamforelsealternativ.
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Det ansoka priset for Orkambi ar 116 521,25 kronor per forpackning, vilken racker till 28
dagars behandling. Doseringen &r en dospése granulat tva ganger dagligen, vilket ger en
kostnad per dag om 4 161,47 kronor baserat pa lakemedlets AUP. Det ar samma kostnad per
dag som for behandling med Orkambi tabletter.

SKALEN FOR BESLUTET

Den réattsliga regleringen m.m.

15 § lagen (2002:160) om lakemedelsformaner m.m. (forménslagen). Ett receptbelagt
lakemedel ska omfattas av lakemedelsformanerna och inkopspris och forsaljningspris ska
faststillas for lakemedlet under forutsattning att

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

2. det inte finns andra tillgdngliga 1ikemedel 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.

I forarbetena till forméanslagen anges att TLV:s beslutsfattande utgar fran tre grundlaggande
principer: ménniskovardesprincipen - att varden ska ges med respekt for alla manniskors lika
varde och for den enskilda manniskans viardighet, 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.).

I 8 § (forsta stycket) formanslagen stadgas foljande. Den som marknadsfor ett 1akemedel
eller en vara som avses i 18 § far ansoka om att l1akemedlet eller varan ska inga i
lakemedelsforménerna enligt denna lag. Sokanden ska visa att villkoren enligt 15 § ar
uppfyllda och lagga fram den utredning som behovs for att faststilla ink6pspris och
forsaljningspris.

TLV gor foljande bedémning

TLV bedomer att svarighetsgraden for CF ar mycket hog eftersom sjukdomen ar langvarig
och innebir en forsdmrad livskvalitet och en kraftigt forkortad livslangd.

TLV anser att det mest relevanta jamforelsealternativet dr basta understodjande behandling
utover standardbehandling vid CF.

En klinisk studie med Orkambi i beredningsformen granulat visar en mattlig effekt pa
patienternas lungkapacitet hos CF-patienter som ar tva till fem ar gamla. Studien visar att
Orkambi granulat ar sdker och tolerabel till studerad dosering. TLV bedomer att effekten av
behandling med Orkambi granulat for barn tva till fem ar ger liknande forbattringar av
lungkapaciteten som behandling av vuxna eller barn ildre dn sex &r som behandlas med
Orkambi tabletter.
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For patienter i &ldern tvé till fem &r med CF saknas det idag andra alternativa
sjukdomsmodifierande behandlingar. Ovrig behandling som finns idag behandlar endast
symptomen av den underliggande sjukdomen. Behandling med Orkambi forbattrar initialt
lungfunktionen och fordréjer sedan sjukdomsforloppet genom en langsammare
forsamringstakt. Det dr av stort viarde for patienterna vid fortskridande sjukdomar att
fordroja sjukdomens forlopp.

Enligt den godkénda indikationen ska behandling endast ges till patienter med en specifik
mutation vilket medfor att antalet patienter, for den godkanda indikationen, inte kommer att
forandras avsevart over tid.

Sidooverenskommelsen omfattar all forsaljning av Orkambi i samtliga beredningsformer,
styrkor och forpackningsstorlekar inom likemedelsférmanerna under avtalsperioden. I de
fall en ny beredningsform, styrka eller forpackningsstorlek av Orkambi introduceras inom
lakemedelsformanerna under avtalstiden ska dven dessa inkluderas. Priset for Orkambi
granulat dr detsamma som for Orkambi tabletter och med héansyn tagen till innehéllet i
sidodverenskommelsen bedémer TLV att kostnaden for behandling med Orkambi granulat ar
rimlig.

Sammantaget och med hansyn tagen till manniskovardesprincipen och behovs- och
solidaritetsprincipen bedomer TLV att kriterierna i 15 § forménslagen ar uppfyllda for att
Orkambi ska ingé i ladkemedelsformanerna. Ansokan ska darfor bifallas.

Se nedan hur man 6verklagar.

Detta beslut har fattats av Namnden for lakemedelsformaner hos TLV. Foljande ledamoter
har deltagit i beslutet: tidigare 6verintendenten Staffan Bengtsson (ordférande), 6verlikaren
Margareta Berglund Rodén, overlidkaren Inge Eriksson, intressepolitiska chefen Eva-Maria
Dufva, 6verlakaren Maria Strandberg och docenten Gerd Larfars. Arendet har foredragits av
den medicinska utredaren Tobias Karlberg. I den slutliga handlaggningen har dven
hilsoekonomen Olof Mogard deltagit. Skiljaktig mening av universitetslektorn Martin
Henriksson, se nedan.

Staffan Bengtsson

Tobias Karlberg

SKILJAKTIG MENING

Jag anser att Orkambi inte ska inga i lakemedelsforménerna. Kostnaden for lakemedlet ar for
hog i forhallande till den hilsa som vinns.
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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 6verklagandet inte provas. I
overklagandet ska det anges vilket beslut som 6verklagas och pa vilket sitt beslutet
ska dndras. Om TLV andrar det beslut som 6verklagats, 6verlamnas dven det nya
beslutet till forvaltningsritten. Overklagandet omfattar dven det nya beslutet.



