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familjar hyperkolesterolemi (HoFH)

NT-radets yttrande till regionerna 2025-05-23

Rekommendation och sammanvagd bedomning

NT-radets rekommendation till regionerna ar:

e att inte anvdanda Evkeeza vid homozygot familjar hyperkolesterolemi

Tillstandets svarighetsgrad ar mattlig.

Tillstandet &r sallsynt.

Osadkerheten i den vetenskapliga dokumentationen ar mycket hog.
Osadkerheten i den hdlsoekonomiska varderingen ar mycket hog.

Idag behandlas de flesta patienter med homozygot familjar hyperkolesterolemi (HoFH) med
lipidaferes som har visats reducera antalet hjart-karlhandelser. Evkeeza ar ett nytt Iakemedel och har i
studier endast visats sanka LDL-kolesterol, inte reducera kardiovaskuldr risk. Darfor ar patientnyttan
av Evkeeza mer osaker.

TLV har genomfort en hilsoekonomisk vardering av Evkeeza. TLV bedomer att foretagets
hilsoekonomiska analys, dar Evkeeza som tillagg till optimal farmakologisk behandling jamfors med
LDL-aferes i kombination med optimal farmakologisk behandling och dar effektmattet ar sdnkning av
LDL-kolesterol, inbegriper sa stora osadkerheter i effektskillnad dem emellan att TLV istéllet for ett
grundscenario redovisar tva scenarioanalyser. Osdkerheten beror pa att det varken finns direkt eller
indirekt jamforande studier mellan Evkeeza och lipidaferes. | den ena scenarioanalysen jamfors
Evkeeza med lipidaferes, bada i kombination med optimal farmakologisk behandling. | den andra
analysen jamfors Evkeeza i kombination med optimal farmakologisk behandling med inget tillagg till
optimal farmakologisk behandling. | bada scenarioanalyserna berdknas kostnaden per vunnet QALY
till ungefar 49 miljoner kronor.

En forhandling med foretaget har genomférts men den gav inte tillrackligt resultat avseende
kostnadsreducering for Evkeeza.

Det finns tre nivaer for NT-radets rekommendationer till regionerna: att Idkemedlet boér anvandas, kan
anvandas eller att lakemedl|et inte ska anvandas. Rekommendationen i det hér fallet ar att inte
anvanda Evkeeza da det inte beddmts kostnadseffektivt och da lipidaferes till skillnad fran Evkeeza har
dokumenterad férebyggande effekt pa hjart-karlhandelser.
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Om lakemedlet

Vid HoFH finns det for fa receptorer for lagdensitetslipoprotein (LDL). Det leder till kraftigt forhojda
nivaer av LDL-kolesterol i blodet vilket 6kar risken for kardiovaskuldra handelser som hjartinfarkt och
stroke. Evkeeza ar en monoklonal antikropp som hammar leverenzymet angiopoetin-like; som bidrar

till att reglera lipidmetabolismen. Nar angiopoietin-likes hdmmas sjunker nivderna av LDL-kolesterol i
blodet.

Evkeeza ar avsett som ett komplement till diet och andra behandlingar for sankning av kolesterol av
typen lagdensitetslipoproteiner hos vuxna och pediatriska patienter i aldern 6 manader och aldre
med HoFH.

Evkeeza har studerats i den randomiserade, dubbelblinda fas 3-studien ELIPSE-HoFH dar effekten
jamfordes med placebo. Patienterna i bada behandlingsarmarna kvarstod samtidigt pa den
lipidsdankande behandling de hade sedan tidigare. 65 personer 6ver 12 ars dlder med HoFH
inkluderades varav 43 erholl Evkeeza. Primart effektmatt var procentuell forandring av LDL-kolesterol
fran baslinjen till vecka 24. Skillnaden mellan behandlingsgrupperna i genomsnittlig procentuell
forandring av LDL-kolesterol fran baslinjen efter 24 veckor var -49 % (95 % Kl -65 % — -33,1 %)

p <0,0001.

Lakemedlet blev godkant for forsaljning inom EU 2021-06-17.

Evkeeza &r ett rekvisitionslakemedel och administreras som intravends infusion av sjukvardspersonal.

NT-radets bedomning géillande likemedilet

Den sammanvédgda bedémningen gallande ldkemedlet baseras pa en vérdering utifran den etiska
plattformen for prioriteringar och dess tre principer: manniskovardesprincipen, behovs-
solidaritetsprincipen och kostnadseffektivitetsprincipen. Vid beddmningen har tillstandets
svarighetsgrad, tillstdndets sillsynthet och dtgirdens kostnadseffektivitet vagts in. Aven osikerheten i
den halsoekonomiska bedémningen paverkar vilken kostnad som bedéms acceptabel.

Tillstandets svarighetsgrad
Tillstandets svarighetsgrad ar mattlig (pa en skala av lag, mattlig, hog och mycket hog).

Vid HoFH ar risken for hjart-kdrlhdndelser och kardiovaskular dod forhojd redan fran barnalder men
da patienterna i Sverige ar vilbehandlade med plasmaferes anses inte svarighetsgraden lika hog.

Forekomst av tillstandet
Tillstandet ar sallsynt (pa en skala av mycket séllsynt, sallsynt, mindre vanligt och vanligt).

| Sverige finns uppskattningsvis cirka 20 personer med HoFH.

Atgirdens kostnadseffektivitet
Kostnaden per ar for behandling med Evkeeza vid en kroppsvikt pa 70 kg ar cirka 3,6 miljoner kronor.

Den uppskattade effektskillnaden mellan Evkeeza och lipidaferes avseende sdnkning av LDL-kolesterol
i TLV:s scenarioanalys ar mycket osdker. | analysen antas en effektfordel for Evkeeza och kostnaden
per vunnet QALY berdknas till cirka 49 miljoner kronor.
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Osdkerhet i underlaget

Osakerhet i den vetenskapliga dokumentationen
Oséakerheten ar mycket hog (pa en skala av 1ag, mattlig, hog och mycket hog).

Da det saknas bade direkt och indirekt jamférande studier mellan Evkeeza och det mest relevanta
jamforelsealternativet lipidaferes, bada i kombination med optimal farmakologisk behandling, har
foretaget anvant en sammanstallning av olika observationsstudier for att skatta genomsnittlig LDL-
kolesterolsdnkande effekt av lipidaferes. Utifran den skattningen har relativ effektskillnad mellan
Evkeeza och lipidaferes berdknats. Detta medfér mycket stora osakerheter.

Evkeeza har visats sdnka LDL-kolesterol men effekt i form av minskat antal hjart-karlhandelser, vilket
ar malet med lipidsankande behandling, har inte visats. Lipidaferes har dokumenterad effekt pa
reduktion av kardiovaskular risk. Att det ar oklart huruvida Evkeeza ger en minskad risk for hjart-
karlhandelser gor nyttan av behandlingen svarvarderad.

Lipidaferes innebar reduktion av fler skadliga partiklar 4n enbart LDL. Det kan darfér vara missvisande
att enbart utifran skillnad i LDL-sdnkning vardera effekten av Evkeeza relativt lipidaferes.

Osdkerhet i den halsoekonomiska bedémningen
Oséakerheten ar mycket hog (pa en skala av 1ag, mattlig, hog och mycket hog).

Att det saknas tillforlitliga uppgifter om effektskillnad mellan Evkeeza och lipidaferes gallande
sankning av LDL-kolesterol gor den hélsoekonomiska bedémningen osaker.
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