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NLT-gruppens rekommendation till landstingen gallande
behandling med eculizumab vid paroxysmal nocturn
hemoglobinuri (PNH)

NLT-gruppen har uppméarksammat ett behov av rekommendation till landstingen
avseende behandling med eculizumab (Soliris®) vid paroxysmal nocturn
hemoglobinuri (PNH).

Sarlakemedlet eculizumab har endast begransad klinisk och vetenskaplig
dokumentation och har som rekvisitionslakemedel inte varit foremal for
bedémning av TLV for att eventuellt omfattas av lakemedelsformanen.
Eculizumab ingar inte i den solidariska finansieringsmodellen for vissa sarskilt
dyra lakemedel. Beslut om kostnadstackning av eventuell behandling kommer
darfor att ske pa landstings- eller regionniva.

Eculizumab &r ett mycket dyrt lakemedel. Kostnaden for behandling med
preparatet ar mycket hog — langt éver den niva som normalt anses som kostnads-
effektiv — och preparatet skulle med stor sannolikhet inte ingd i lakemedels-
formanerna om det bedomts av TLV. Det ar rimligt att landsting och regioner
anvander samma niva for sina bedémningar.

NLT gruppen rekommenderar darfor landstingen:

e Att som regel inte anvanda eculizumab for behandling av PNH vid den
prisniva som idag anges

e Att om behandling &nda bedéms oundganglig, folja de nationella
rekommendationer for diagnostik, behandling och uppféljning av
patienter med PNH, som har utarbetats av Svenska PNH-gruppen inom
Svensk Forening for Hematologi (se bilaga)
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Bilaga: Paroxysmal nokturn hemoglobinuri (PNH). Nationella rekommendationer
for diagnostik, behandling och uppfdljning. Svenska PNH-gruppen 2011-05-01
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Eculizumab (Soliris®) ar det enda godkanda lakemedlet som finns tillgangligt for
behandling av PNH. Sjukdomen &r sallsynt med en férekomst av ca 13-15
fall/miljon invanare, vilket innebar att omkring 120-140 personer i Sverige har
nagon form av PNH.

Sjukdomens svarhetsgrad varierar, men PNH kan bli allvarlig och krava
aterkommande blodtransfusioner samt ge svara blodproppar, sankt livskvalitet och
forkortad 6verlevnad.

Behandlingskostnaden for eculizumab &r mycket hég och lakemedlet omfattas inte
av formanen. Den forvantade arliga lakemedelskostnaden &r ca 3,4 milj kr per
patient. Den vetenskapliga dokumentationen av eculizumab &r begrénsad.

Med anledning av den nya men mycket dyra behandlingsmdjligheten med
eculizumab tog Svensk Forening for Hematologi under ar 2010 initiativ till att
bilda en nationell grupp, Svenska PNH-gruppen. Gruppen bestar av specialister pa
PNH fran samtliga sjukvardsregioner och har haft uppdraget att ta fram en
nationell rekommendation for diagnostik, behandling och uppféljning av PNH.

Under 2011 har NLT-gruppen haft en dialog med specialisterna i PNH-gruppen
for att skapa en gemensam, nationell rutin for bedémning och uppféljning av
samtliga PNH-patienter som kan vara aktuella fér eculizumabbehandling. Rutinen
innebdr i korthet att en patient forst bedéms av PNH-intresserad
hematologspecialist vid regionklinik. Déarefter gérs en motsvarande bedémning av
Svenska PNH-gruppen, som ocksa ansvarar for att alla PNH-patienter registreras
och foljs upp i det internationella PNH-registret.
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