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Translarna (ataluren) vid Duchennes muskeldystrofi
NT-radets yttrande till regionerna 2022-07-01

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 utsattning och eventuell fortsatt behandling av individuella fall diskuteras i det
behandlingsrad som NT-radet har fér avsikt att bilda

TLV beslutade i april 2019 att Translarna skulle inga ilakemedelsférmanerna med begransning till
patienter med bibehallen gangférmaga. Subventionen av Translarna var tidsbegransad och forenad
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 data till TLV som visar att effekten av ldkemedlet kan
motivera det pris foretaget satt. TLV har darfor beslutat att Translarna inte ska inga i
lakemedelsformanerna fran och med 1 juli 2022.

Translarna ar ett receptlakemedel vilket innebar att NT-radet inte gor nagon egen beddmning av
lakemedlets kostnadseffektivitet utan grundar sin rekommendation pa utfallet av TLV:s
férmansbeslut.

NT-radet rekommenderar regionerna att avsta fran behandling med Translarna. Eftersom andra
behandlingsalternativisaknas och effekten av lakemedlet varierar mellan individer bedomer NT-radet
att vissa patienterinte kan avsluta behandlingen omedelbart. Det galler patienter som har objektiv
nytta av behandlingen. For att sakerstalla jamlik hantering i landet avser NT-radet att skapa ett
natiohellt behandlingsrad med representanter fran respektive sjukvardsregion och adjungerade
medicinska experter. Behandlingsradet ska bedéma nar behandling med Translarna ska avslutas och
utgor ett stod for-behandlande ldkare och verksamhetschef.

Eftersom den kliniska nyttan av ldkemedlet &r osdaker rekommenderar NT-radet noggrann uppfoljning
av de patienter som fortsatter behandling. | de kliniska studier som ligger till grund for Translarnas
marknadsforingsgodkannande i EU ar signifikant effekt endast visad hos patienter som har bevarad
gangférmaga. Translarna har ett villkorat godkannande, foretaget ar alagt att inkomma till EMA med
resultat fran ytterligare studier i september 2022.
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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 mojliggor ribosomal genomlédsning av mRNA som innehaller ett sadant prematurt
stoppkodon, vilket resulterar i framstallning av ett protein av full langd.

Indikation: Translarna ar avsett for behandling av Duchennes muskeldystrofi, som orsakas av en
nonsensmutation i dystrofingenen, hos rorliga patienter 2 ar och aldre.
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