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TANDVARDS- OCH Datum Var beteckning
LAKEMEDELSFORMANSVERKET 2019-10-24 I
SOKANDE Sanofi AB
Box 30052
104 25 Stockholm

SAKEN

Ansokan inom lakemedelsforménerna

BESLUT

Tandvards- och lakemedelsforménsverket, TLV, avslar ansokan om att Cerdelga, kapsel, ska
fa inga i lakemedelsformanerna.

Postadress BesoOksadress Telefonnummer Telefaxnummer
Box 22520, 104 22 Fleminggatan 18 08-5684 20 50 08-5684 20 99
STOCKHOLM



2 (5)

994/2019

ANSOKAN

Sanofi AB har ansokt om att nedanstaende ladkemedel ska inga i lakemedelsforméanerna och
att pris faststills i enlighet med tabellen nedan.

Namn Form Styrka Forp. Varunr. AIP (SEK)
Cerdelga Kapsel, hard 84 mg 56 st 107940 193 954,00

UTREDNING | ARENDET

Cerdelga innehaller det verksamma amnet eliglustat och tillhandahalls som perorala kapslar.
Indikationen ar langtidsbehandling av vuxna patienter med Gauchers sjukdom typ 1 som ar
ldngsamma, intermediira eller snabba CYP2D6-metaboliserare.

Gauchers sjukdom orsakas av inlagring av det fettliknande dmnet glykosylceramid i olika
organ. Eliglustat himmar enzymet glukosylceramidsyntetas vilket leder till att kroppen
producerar betydligt mindre glukosylceramid.

Cerdelgas rekommenderade dosering ar en kapsel tva ganger dagligen hos intermedisra och
snabba metaboliserare respektive en kapsel per dag hos langsamma CYP2D6 metaboliserare.

Gauchers sjukdom behandlas idag framst med enzymersattning dar inlagringen av
glykosylceramid bromsas genom tillforsel av rekombinanta varianter av enzymet
glykosylceramidas. De tvd marknadsforda enzymersattningsbehandlingarna i Sverige ar
Cerezyme (imiglukeras) och Vpriv (velagluceras alfa). Cerezyme och Vpriv har tidigare ingatt
i lakemedelsformanerna men uttradde pa foretagens begaran efter att TLV sankte priset i en
omprovning (dnr 1961/2015). Vpriv upphandlas idag nationellt av regionerna utanfor
formanerna.

Foretaget har angett att Vpriv ar relevant jamforelsealternativ till Cerdelga med motiveringen
att TLV tidigare bedomt Cerezyme och Vpriv som kliniskt likvardiga och att Vpriv idag
upphandlas av regionerna.

Foretaget har, for att visa relativ effekt mellan eliglustat och enzymersattningsbehandling,
kommit in med en randomiserad, direkt jamforande studie dar sjukdomsstabila patienter
under behandling med imiglukeras antingen kvarstar pa behandlingen eller byter till
eliglustat. De flesta patienterna i bibeholl sjukdomsstabilitet oavsett vilken behandling de
fick. Enligt resultaten ar Cerdelga inte simre dn Cerezyme nar man anvander foretagets
fordefinierade statistiska gransvirde for effektjamforelsen. Sett till de faktiska siffrorna sa
bibeholl farre patienter sjukdomsstabilitet med Cerdelga och det kan inte uteslutas att
Cerdelga kan ha samre effekt dn Cerezyme niar man anviander det strangare statistiska
gransviarde som den europeiska likemedelsmyndigheten EMA har rekommenderat.

Foretaget har kommit in med en halsoekonomisk analys som utvarderar kostnader och
effekter av Cerdelga jamfort med Vpriv. Foretaget antar jamforbar effekt mellan Cerdelga och
Vpriv och att behandling med Cerdelga leder till en livskvalitetsvinst med oral administrering
istallet for infusion. Foretaget har i samtliga analyser anvint ett antaget icke-offentligt avtalat
pris for Vpriv, vilket motsvarar en kostnad pé cirka [-------- ] kronor per patient och ar. I
foretagets grundscenario uppgar kostnaden per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar till cirka
6,3 miljoner kronor for behandling med Cerdelga.
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Trepartsoverlaggningar har 4gt rum mellan TLV, landstingen och foretaget.

SKALEN FOR BESLUTET

Den rattsliga 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 §
hélso- och sjukvirdslagen (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 viasentligt mer &ndamaélsenliga.

I forarbetena till forméanslagen anges att TLV:s beslutsfattande utgar fran tre grundldggande
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.).

I formanslagen stadgas dven foljande

8 § (forsta stycket) Den som marknadsfor ett 1ikemedel eller en vara som avses i 18 § far
ansoka om att likemedlet eller varan ska inga i likemedelsforménerna enligt denna lag.
Sokanden ska visa att villkoren enligt 15 § ar uppfyllda och liagga fram den utredning som
behovs for att faststélla inkopspris och forsiljningspris.

9 § Innan Tandvards- och likemedelsformansverket meddelar beslut i fragor som avsesi7 §
ska sokanden och landstingen ges tillfalle till 6verlaggningar med myndigheten.

TLV gor féljande beddmning

Gauchers sjukdom &r en progredierande, arftlig och obotlig sjukdom som orsakas av
inlagring av det fettliknande dmnet glykosylceramid i olika organ. Karakteristiska symtom ar
forstoring av mjalte och lever, blodbrist, brist pa blodplattar och skelettsjuklighet. Patienter
med Gauchers sjukdom upplever ofta forsamrad livskvalitet och obehandlad sjukdom leder
omfattande organskador och forkortad livslangd. Sjukdomen delas in tre typer (typ 1—3) som
bland annat skiljer sig at vad géller symtomens intensitet och neurologisk paverkan.
Gauchers sjukdom typ 1 ar vanligast och drabbar fraimst ungdomar och vuxna. Patienterna
har inga neurologiska symtom. TLV bedomer att obehandlad Gauchers sjukdom typ 1 har en
mycket hog svarighetsgrad. For behandlade patienter bedoms svarighetsgraden vara
medelhog.

Enzymersattningslakemedlet Vpriv (velagluceras alfa) bedoms vara det relevanta
jamforelsealternativet till Cerdelga for behandling av Gauchers sjukdom typ 1.
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TLV bedomer att Cerdelga ger en god effekt pa sjukdomsparametrar relaterade till Gauchers
sjukdom typ 1 och ger en god mdjlighet for majoriteten av patienterna att uppna relevanta
terapeutiska behandlingsmal. TLV bedomer dock att det rader osdkerhet kring huruvida
Cerdelga och enzymersattningsbehandling har jamforbar effekt.

TLV bedomer aven att foretagets modell inte utgar fran ett rimligt antagande géllande den
livskvalitetsvinst som oral administrering innebar. I modellen ar livskvalitetsvinsten med
tabletter det enda som utgor en skillnad i livskvalitet mellan behandlingsarmarna. Mot
bakgrund av detta har TLV valt att inte anvanda foretagets halsoekonomiska modell utan
TLV har istallet gjort en kostnadsjamforelse.

I omprovningen av Cerezyme och Vpriv (dnr 1961/2015) bedomde TLV att en rimlig kostnad
for anvandning av lakemedlet inte fick overstiga en kostnad per vunnet kvalitetsjusterat
levnadsar (QALY) pa 2 miljoner kronor for Cerezyme och 1,85 miljoner kronor for Vpriv.
Detta for att uppfylla kriterierna i 15 § i formansslagen. Ingen avgorande information har
tillkommit som far TLV att ifrdgasitta dessa bedomningar.

I jamforelsen mellan Cerdelga och Vpriv anser TLV att kostnaden for Vpriv atminstone inte
bor vara hogre dn det som bedéomdes vara rimligt i omprovningen. Detta motsvarar en total
lakemedelskostnad for Vpriv pa cirka 890 000 kronor per patient och ar.

I TLV:s kostnadsjamforelse inkluderas infusionskostnader for Vpriv motsvarande cirka
100 000 kronor per ar, vilket leder till en total behandlingskostnad per patient och ar for
Vpriv pa cirka 990 000 kronor. Likemedelskostnaden for Cerdelga ar cirka 2,54 miljoner
kronor per patient och ar.

Till ansokt AUP ar lakemedelskostnaden for Cerdelga avseviart hogre an vad TLV tidigare har
bedomt vara rimligt for att behandla Gauchers sjukdom. TLV:s sammanviagda bedomning ar
darfor att kostnaden for behandling med Cerdelga inte ar rimlig.

Sammantaget bedomer TLV att kriterierna i 15 § lagen om likemedelsférmaner m.m. inte ar
uppfyllda for att Cerdelga ska inga i lakemedelsformanerna. Ansokan ska darfor avslas.

Se nedan hur man 6verklagar.

Detta beslut har fattats av Namnden for likemedelsforméaner hos TLV. Foljande ledamoter
har deltagit i beslutet: tidigare 6verintendenten Staffan Bengtsson (ordférande), 6verldkaren
Margareta Berglund R6dén, intressepolitiska chefen Eva-Maria Dufva, 6verldkaren Inge
Eriksson, overldkaren Maria Strandberg, docenten Gerd Larfars. Foredragande har varit den
medicinske utredaren Martin Moberg. I den slutliga handlaggningen har dven
hilsoekonomen Andreas Pousette och juristen Elin Borg deltagit.

Staffan Bengtsson

Martin Moberg



5 (5)
994/2019

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 overklagandet inte provas. I 6verklagandet ska det anges
vilket beslut som Gverklagas och pé vilket sétt beslutet ska dndras. Om TLV dndrar det beslut
som overklagats, 6verlimnas dven det nya beslutet till forvaltningsratten. Overklagandet

omfattar dven det nya beslutet.



