NT-radet ‘”‘”

REGIONERNAS SAMVERKANSMODELL FOR LAKEMEDEL

Vyndagel 61mg (tafamidis) vid vildtyp (ATTRwt) eller
arftlig (ATTRv) transtyretinamyloidos hos vuxna med
kardiomyopati

NT-radets yttrande till regionerna 2023-10-23

Rekommendation

NT-radets rekommendation till regionerna ar:
e att Vyndagel 61 mg bor anvandas vid vildtyp eller arftligitranstyretinamyloidos hos vuxna

patienter med kardiomyopati och funktionsklass | eller Il

e att anvanda kvalitetsregistret SveATTR-registret for uppfoljning

Vyndaqgel 61 mg ingar i ldkemedelsformanerna sedan 2021-09-01 vid behandling av vuxna med
kardiomyopati samt:

1) ATTRwt (forvarvad sjukdom) eller

2) ATTRv (arftlig sjukdom).utan betydande amyloidossymtom fran andra organ an
hjartat.

Dessa patienter med ATTRwt eller ATTRv ska ha symtomgivande hjartsvikt, ventrikular septum-
tjocklek >12 mm pa ekokardiografi eller tecken pa 6kad volymsbelastning i hjartat som lett till behov
av diuretika. Ovan namnda anvandning subventioneras endast vid forskrivning av specialist inom
kardiologi med sarskild kunskap inom omradet.

Overlaggningar har.genomférts mellan TLV, féretaget och regionerna. Inom ramen for dessa
tecknades ett avtal.-om aterbaring av en del av kostnaden for forséljning av Vyndagel 61 mg pa recept.
Avtalet har tecknats mellan foretaget och respektive region.

Regionerna rekommenderas att félja upp behandlingen med Vyndagel i SveATTR-registret.
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Om lakemedlet

Vyndaqgel 61 mg ar avsett for behandling av vildtyp eller arftlig transtyretinamyloidos hos vuxna med
kardiomyopati. Vyndagel innehaller tafamidis som ar en selektiv stabiliserare av TTR-proteinet och
hejdar den amyloidogena processen i hjartmuskeln. Darmed motverkas irreversibel skada och
forsamrad hjartmuskelfunktion.

Bedomning av plats i terapin
NT-radets nationella expertgrupp for transtyretinamyloidos har bistatt NT-radeti framtagandet av
rekommendationen.

For personer med hjartamyloidos av vildtyp (ATTRwt-CM) ar nuvarande’medianéverlevnad utan
behandling drygt 3 ar. Noterbart ar att medelalder vid diagnos ar 777@r. For personer med arftlig
variant (ATTRv-CM) dr mediandverlevnaden utan behandling mellan 7 och 11 ar fran insjuknandet.

Ungefar 450 personer i Sverige har arftlig transtyretinamyloidos (ATTRv) med eller utan
kardiomyopati. Férekomsten av hjartamyloidos av vildtyp ar inte helt klarlagd. Uppskattningar visar
att drygt 2000 personer i Sverige kan ha sjukdomen, men det rader osdkerhet om alla har nytta av
behandling med Vyndagel 61 mg. Behandlingseffekten intrader langsamt och ldkemedlet har hittills
inte visat nagon nytta for patienter med férvantad aterstaende livslangd understigande 1-2 ar.

Symtomreducerande atgarder sdsom antiarytmika, diuretika eller pacemaker kan provas.
Konventionella hjartsviktslakemedel &r ofta olampligt vidtranstyretinamyloidos med kardiomyopati.

Stallningstagande till behandlingmed Vyndagel 61 mg bor ske i samrad med universitetssjukhus eller
nationellt centrum fér hogspecialiserad vard vid familjar transtyretinamyloidos.

Vyndaqel 61 mg bor 6vervagas vid symtomgivande hjartsvikt enligt nedanstaende kriterier. Vyndagel
61 mg har inte visat signifikant effekt pa patienter med funktionsklass NYHA IlI.

Kriterier for inledande av behandling

o Dominerande hjartsviktssymtom och i 6vrigt klinisk misstanke om hjartamyloidos

e Ekokardiografi med septumtjocklek >12 mm

e . Positiv DPD-skintigrafi av hjartat visar grad 1-3, alternativt komplettera med hjartbiopsi vid
DPD-skintigrafi grad 0-1

e Uteslut amyloidos pa basen av latta kedjor (AL-amyloidos)

e Funktionsklass NYHA | eller I, men i undantagsfall NYHA 1ll om ovanstaende kriterier ar
uppfyllda och det i 6vrigt foreligger en god prognos

Kriterier for uppfoljning av behandlingseffekt

e Kvalitetsregistret SveATTR ska anvadndas

e Bedomning av klinisk helhetsbild gors halvarsvis och baseras pa utvardering av NT-proBNP,
troponin, njurfunktion (vilka visats ge prognostisk information enligt Mayo- och Gillmore-
skalorna), funktionsklass hjartsvikt (New York Heart Association, NYHA) och funktionsgrad
kardiomyopati (Kansas City Cardiomyopathy Questionnare, KCCQ), 6 minuters gangstracka
(6MWT) samt eventuellt ekokardiografi.
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Kriterier for utsattning

Utsattning av behandlingen féregas av helhetsbedomning av patientens tillstand, grad av
kardiomyopati, med tillhérande utvarderingsparametrar. Kliniska studien (ATTR-ACT) visade vid
funktionsklass NYHA Ill ingen signifikant skillnad i dverlevnad, samtidigt som risken for
sjukhusinlaggning var hogre med tafamidis jamfért med placebo. Nar funktionsklass NYHA varaktigt
overstiger Il ar nyttan avseende kardiomyopatin darmed tveksam. Detta bor i allmanhet féranleda
Overvagande om utsattning av Vyndagel 61 mg.

Om i Ovrigt bristande effekt noteras eller intolerabla biverkningar uppstar bor behandlingen avbrytas.
Om patient som behandlas, eller infor beslut om behandling, ger signaler om bristande foljsamhet
bor behandlingen avbrytas.
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Medlemmar i NT-radets expertgrupp for transtyretinamyloidos:

Anders Bergstrom, sammankallande, Norra sjukvardsregionen
Initissar Anan,’Norra sjukvardsregionen

Jorge Mejia Baranda, Norra sjukvardsregionen
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Tidpunkt for revision av yttrandet
Den har rekommendationen fran 2023-10-23 ersatter den tidigare rekommendationen for Vyndagel
fran 2021-09-03. Kriterierna for in- och utsattning har reviderats.

Narvarande vid beslut

Gerd Larfars, ordférande NT-radet; Anders Bergstrom, Norra sjukvardsregionen; Asa Derolf,
sjukvardsregion Stockholm-Gotland; Maria Palmetun Ekback, Sjukvardsregion Mellansverige;
Maria Landgren, Sodra sjukvardsregionen; Anna Lindhé, Vastra sjukvardsregionen;

Marten Lindstrom, Sydostra sjukvardsregionen

Ingen ledamot deklarerade nagon intressekonflikt for det aktuella drendet.





