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Translarna (ataluren) vid Duchennes muskeldystrofi
NT-radets yttrande till regionerna 2022-11-25

Rekommendation och sammanvagd beddmning

NT-radets rekommendation till regionerna ar:

— att avsta fran nyinsattning och generell anvandning av Translarna vid behandling
av Duchennes muskeldystrofi

— att individuella fall med redan pagaende behandling med Translarna diskuteras i
NT-radets behandlingsrad, for stallningstagande om’utsattning eller fortsatt
behandling

TLV beslutade i april 2019 att Translarna skulle ingad’i lakemedelsformanerna med begrédnsning till
patienter med bibehallen gangférmaga. Subventionen av Translarna var tidsbegransad och férenad
med uppfoljningsvillkor bland annat kring effekt. For att kunna:gora en ny utvardering av effekten av
Translarna utifran da pagaende kliniska studier var tidsbegransningen satt till den 30 juni 2022.
Foretaget har darefter inte inkommit med efterfragade data. TLV har darfor beslutat att Translarna
inte ingar i lakemedelsformanerna sedan 1 juli 2022.

Translarna ar ett receptlakemedel vilket innebér att NT-radet inte goér nagon egen bedémning av
lakemedlets kostnadseffektivitet utan grundar sin rekommendation pa utfallet av TLV:s
formansbeslut.

NT-radet rekommenderar regionerna att avsta fran behandling med Translarna.

Andra behandlingsalternativ saknas och effekten av lakemedlet varierar mellan individer, darfor
bedomer NT-radet att.vissa patienter med bevarad gangférmaga inte kan avsluta behandlingen
omedelbart. Det géller de patienter som har haft objektiv nytta av behandlingen.

For att sakerstalla jamlik hantering i landet har NT-radet bildat ett nationellt behandlingsrad med
representanter fran respektive sjukvardsregion samt adjungerade medicinska experter.
Behandlingsradet bedémer om NT-radets kriterier for nar fortsatt behandling kan ske &r uppfyllda
eller ej. Behandlingsradet utgor darmed ett stod for behandlande lakare och verksamhetschef.

For de patienter som erbjuds fortsatt behandling ska behandlingseffekten utvarderas arligen via det
nationella behandlingsradet.
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Om lakemedlet

Translarna (ataluren) ar avsett for behandling av Duchennes muskeldystrofi hos patienter dar
sjukdomen orsakas en nonsensmutation i dystrofingenen. Nonsensmutationen resulterar i ett
prematurt stoppkodon vilket avbryter translationen innan ett protein av full langd har genererats.
Translarna kan mojliggéra ribosomal genomlasning av mRNA som innehaller ett sadant prematurt
stoppkodon, vilket kan resultera i framstallning av ett protein av full langd.

Utsattning av behandling

NT-radet bedomer att patienter ska avsluta pagaende behandling med Translarna nar forflyttning
saval inomhus som utomhus kraver rullstol. Behandlingen bor sattas ut senast sex manader efter att
patienten har forlorat sin gangférmaga.

NT-radets behandlingsrad fér Duchennes muskeldystrofi

Behandlingsradet for Duchennes muskeldystrofi ar utsett av NT-radet och bestar av.ldkare fran
respektive sjukvardsregion. Ldkarna har bred kompetens inom.omradet sillsynta diagnoser samt
inom barn- och vuxenneurologi. Regionrepresentanterna arjavsdeklarerade och bedomer i
patientdarenden om kriterier for behandling ar uppfyllda.

Regionrepresentanter: Ricard Nergardh, ordférande behandlingsradet, Sjukvardsregion Stockholm-
Gotland; Ralph Bagenholm, Vastra sjukvardsregionen; Bettina Herm, Norra sjukvardsregionen; Jesper
Petersson, Sodra sjukvardsregionen; Eric Stenninger, Sjukvardsregion Mellansverige; Johan
Wabhlstrom, Sydoéstra sjukvardsregionen

Adjungerade medicinska experter: Christoffer Ehrstedt Akademiska sjukhuset Uppsala, Helgi
Hjartarson Karolinska Universitetssjukhuset Stockholm, Thomas Sejersen Karolinska
Universitetssjukhuset Stockholm.

Behandlingsradet planerar att dven adjungera en medicinsk expert fran Sédra eller Vastra
sjukvardsregionen.

Referenser

TLV:s beslut
Produktresumé for.Translarna

Narvarande vid beslut

Gerd Léarfars, ordférande NT-radet; Maria Palmetun Ekback, Sjukvardsregion Mellansverige; Anna
Lindhé, Vastra sjukvardsregionen; Maria Landgren, Sédra sjukvardsregionen; Marten Lindstrom,
Sydéstra sjukvardsregionen; Anders Bergstrom, Norra sjukvardsregionen, Asa Derolf, Sjukvardsregion
Stockholm-Gotland

Ingen ledamot deklarerade nagon intressekonflikt for det aktuella drendet.
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