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NT-radets yttrande till landstingen gallande cysteamin
som merkapaminbitartrat (Procysbi) vid verifierad
nefropatisk cystinos

NT-radet rekommenderar landstingen att avsta fran att anvanda Proecysbi i-avvaktan pa
att foretaget ansokt om att omfattas av lakemedelsformanerna och TLV fattat beslut
om detta.

Bakgrund

NT-radet har av Véstra Gétalandsregionen‘ombetts.avge en rekommendation géllande
anvandning av Procysbi, som ar godként for behandling av verifierad nefropatisk
cystinos. Procysbi ar ett forskrivningslakemedel men‘omfattas idag inte av
lakemedelféormanerna.

Sjukdomen orsakas av en genmutation, vilket orsakar en 6kad méangd cystin i
kroppens vavnader. Nefropatisk eystinos innebdr symptom i njurarna och startar
vanligen det forsta levnadsaret. Tillstandet behandlas férebyggande med Cysteamin
kapslar och pa langre sikt behovs dialys och njurtransplantation. Enligt Vastra
Gotalandsregion uppskattas omkring 5 barn i landet vara aktuella for behandling med
Procysbi.

NT-radets bedémning:

For att kunna géra en fullstandig bedomning med hanvisning till den etiska
plattformen behdver en utvardering av kostnadseffektiviteten goras. Procysbi &r ett
receptlakemedel och bor darfor utvarderas inom ramen for en formansansokan hos
TLV. 1 avvaktan pa férmansansokan och TLV:s beslut, rekommenderar NT-radet
landstingen att avsta fran att anvanda Procysbi vid den aktuella indikationen.

For NT-radet
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Om NT-réadets beslut

http://www.janusinfo.se/Nationellt-inforande-av-nya-lakemedel/Nationellt-inforande-
av-nya-lakemedel/NT -radets-rekommendationer-grunder-till-beslut/

Néarvarande vid beslut: Lars Lo6f, Uppsala/Orebro sjukvardsregion,
Eva Andersén Karlsson, sjukvardsregion Stockholm/Gotland, Anders Bergstréom, Norra
sjukvérdsregionen, Anna Lindhé, Vistra Gotalandsregionen, Marten Lindstrém, Sydostra

sjukvardsregionen
Jav: Ingen ledamot deklarerade nagon intressekonflikt for det aktuella arendet
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