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NT-radets yttrande till landsting och regioner géllande
behandling med eculizumab (Soliris) vid atypiskt
hemolytiskt uremiskt syndrom

NT-radet rekommenderar landsting och regioner att pa grund av det mycket hoga
priset avsta fran behandling med eculizumab (Soliris).

Bakgrund

Dévarande NLT-gruppen blev av Region Skane ombedd att avge en rekommendation
géllande behandling med eculizumab vid atypiskt hemolytiskt uremiskt syndrom
(aHUs).

Pa uppdrag av davarande NLT-gruppen tog TLV i sitt kliniklakemedelsprojekt fram
ett halsoekonomiskt kunskapsunderlag® med bedomning av kostnadseffektiviteten av
vid denna indikation.

Tillstandets svarighetsgrad

TLV beddémer svarighetsgraden hos sjukdomen som hdg (pa en skala av hag,
medelhdg och [3g) da den innebar hog risk for bade 6kad mortalitet och morbiditet,
samt lag livskvalitet for patienten.

Atgardenseffektstorlek (nytta i forhallande till risk)

Nyttan av behandlingen bedéms som god vid tidig insattning. Enligt TLV:s rapport
har effekten av eculizumab vid behandling av aHUS utvarderats i fem kliniska studier
i totalt 130 patienter. | samtliga studier forbattrades symptomen pa aHUS,
livskvaliteten 6kade och behovet av dialys och plasmautbyte/plasmainfusion
minskade. Den vanligaste biverkningen var huvudvérk och den svaraste var
hjarnhinneinflammation.

Tillstandets sallsynthet
Det finns omkring 45 patienter med aHUS i Sverige.
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Atgérdens kostnadseffektivitet

TLV fick inte in nagot halsoekonomiskt underlag fran foretaget, och valde darfor att
gora en grov uppskattning av kostnaden per QALY som enligt TLV:s rapport &r
mycket osaker. Priset for en arsbehandling med Soliris ar upp till 4,5 miljoner kronor
for en vuxen patient. Kostnaden per vunnet QALY har i ett forenklat rakneexempel
uppskattats till mellan 12 och 29 miljoner kronor (fér vuxna patienter) jamfort med
plasmainfusion/plasmautbyte och dialys.

Tillforlitligheten i det vetenskapliga underlaget

Tillforlitligheten i det vetenskapliga underlaget for kostnadseffektivitetsbedomningen
ar 1ag (pa en skala fran mycket hog, hog, mattlig till 1dg) pga mattlig tillforlitlighet i
det vetenskapliga underlaget for effektvarderingen och da foretaget inte lamnat in
nagot underlag for den héalsoekonomiska vérderingen. Att kostnaden per QALY blir
langt ver vad som normalt betraktas som kostnadseffektivt kan dock anses som
faststallt.

Sammanvagd bedémning

Den sammanvagda beddmningen baseras pa en vardering utifran den etiska
plattformen for prioriteringar och dess tre principer: manniskovardesprincipen,
behovs-och solidaritetsprincipen och kostnadseffektivitetsprincipen. Plattformen har
operationaliserats i fem relevanta dimensioner: Tillstdndets svarighetsgrad, Atgardens
effektstorlek, Tillstandets sallsynthet, Atgardens kostnadseffektivitet och
tillforlitligheten i de data som ligger till grund for 6vriga fyra dimensioner.

Tillstandets svarighetsgrad ar mycket hog.

Atgarden har en god effekt pé tillstandet for de flesta patienter.
Tillstandet arsallsynt vilket motiverar en nagot forhajd betalningsvilja.
Det vetenskapliga stodet for den halsoekonomiska varderingen &r svagt.

Atgardens kostnadseffektivitetskvot ar inte beraknad men uppskattas till mellan 12-29
miljoner per QALY vilket &r i storleksordningen 10-30 ganger hogre an vad som i
normalfallet har accepterats av TLV for behandling av tillstand av mycket hog
svarighetsgrad.

Trots att tillstandets svarighetsgrad, atgardens effektstorlek och tillstandets séllsynthet
motiverar en hogre betalningsvilja ligger i detta fall atgardens
kostnadseffektivitetskvot mycket langt 6ver vad som kan anses vara en rimlig forhojd
betalningsvilja.

Foretaget Alexion har kontaktats av NT-radets forhandlingsgrupp for att forsoka fa till

stand en dverenskommelse om prissattning/avtal kring riskdelning pa en for bagge
parter acceptabel niva och mot bakgrund av att preparatet anvands idag aven pa annan
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indikation. Dessa forhandlingar har inte lett fram till nagot rabatterbjudande till
landstingen som inneburit att prisnivan ar acceptabel.

Pa grundval av dessa 6vervaganden rekommenderar NT-radet landsting och regioner
att avsta fran behandling med Soliris vid indikation aHUS i avvaktan pa fortsatta
prisférhandlingar med foretaget.

For NT-rédet,

Stefan Back, ordférande
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Om NT-radets rekommendationer
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