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Qalsody (tofersen) vid amyotrofisk 
lateralskleros (ALS) med SOD1-genmutation 
NT-rådets yttrande till regionerna 2026-06-11 

Rekommendation och sammanvägd bedömning 

NT-rådets rekommendation till regionerna är: 

• att avstå från generell användning av Qalsody  

• att Qalsody kan användas efter samråd med NT-rådets behandlingsråd för ALS till 
patienter med påvisad mutation i genen för SOD1 och snabbt progredierande sjukdom 
enligt NT-rådets kriterier nedan  

• att registrera och följa upp behandling med Qalsody i Svenska Neuroregistret 

Tillståndets svårighetsgrad är hög till mycket hög. 

Tillståndet är sällsynt. Förhöjd betalningsvilja har tillämpats utifrån sällsynthet. 

Osäkerheten i den vetenskapliga dokumentationen är mycket hög. 

Osäkerheten i den hälsoekonomiska värderingen är mycket hög. 

Qalsody har i studier visat på numerära, men ej statistiskt signifikanta, förbättringar med avseende på 

viktiga funktionsförmågor. Effekten av läkemedlet är mycket osäker då det saknas studier med 

tillräckligt många patienter och där patienterna fått behandling under tillräckligt lång tid. 

Behandlingen är också behäftad med biverkningar, varav några är allvarliga. 

Kostnaden för behandling med Qalsody är mycket hög. TLV har genomfört en hälsoekonomisk 

värdering där de bedömer att företagets hälsoekonomiska analys, där Qalsody i kombination med 

standardbehandling (SoC) jämförs med inget tillägg till SoC, inbegriper så stora osäkerheter kring 

behandlingseffekt att TLV i stället för ett grundscenario redovisar ett antal scenarioanalyser. I dessa 

varierar kostnaden per vunnet QALY mellan 10,6 och 28,3 miljoner kronor.  

I samband med nationell samverkan för Qalsody har förhandlingar genomförts med företaget vilket 

har resulterat i avtal om reducerad kostnad för regionerna. Behandling med Qalsody kan trots avtalet 

inte anses kostnadseffektivt på gruppnivå. På grund av sjukdomens svårighetsgrad har NT-rådet 

definierat kriterier för definition av en subgrupp patienter där behandling med Qalsody bedöms 

kunna ha störst nytta och därmed kan erbjudas trots den höga kostnaden (se nedan).  

För att säkerställa jämlik hantering i landet har NT-rådet bildat ett nationellt behandlingsråd. 

Behandlingsrådet ska bedöma om NT-rådets kriterier för behandling med Qalsody är uppfyllda. Det 

nationella behandlingsrådet utgör ett stöd för behandlande läkare och verksamhetschef.  
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Om läkemedlet 
Vid vissa former av ALS ses mutationer (> 200 olika mutationer) i den gen som kodar för proteinet 

superoxiddismutas 1 (SOD1) vilket gör att det bildas en toxisk form av SOD1. Den förstör de nervceller 

som styr skelettmusklerna. Det leder till muskelsvaghet i armar och ben samt svårigheter att andas, 

tala och svälja. Tofersen minskar produktionen av proteinet SOD1 genom att binda till SOD1-mRNA så 

att det inte kan användas vid bildning av SOD1. 

Qalsody är ett rekvisitionsläkemedel som ges på sjukhus och injiceras intratekalt via lumbalpunktion.  

Qalsody är avsett för behandling av vuxna med ALS med påvisad mutation i genen för SOD1.  

Qalsody har studerats i den randomiserade, dubbelblinda, fas 3-studien VALOR, del C, där effekten 

jämfördes med placebo. 72 patienter erhöll tofersen, 36 fick placebo.  Majoriteten av patienterna i 

båda grupperna behandlades samtidigt med riluzol. Samtliga patienter hade SOD1-mutationer men 

olika sådana som kan förväntas ge olika snabb sjukdomsprogress, dock med stor individuell 

variabilitet inom och mellan olika mutationer. Primärt effektmått var påverkan på funktionsförmågor 

som över tid försämras vid ALS, mätt via skalan ALSFRS-R, efter 28 veckor. Ingen statistiskt signifikant 

skillnad mellan tofersen och placebo kunde visas. Allvarliga biverkningar var vanligare i tofersen-

gruppen och inbegrep myelit, radikulit, ökat intrakraniellt tryck och aseptisk hjärnhinneinflammation.  

De patienter som fullföljde VALOR-studien (tofersen vs placebo) kunde inkluderas i den öppna 

förlängningsstudien VALOR-OLE där alla patienter, inklusive den tidigare placebogruppen, fick aktiv 

behandling med tofersen. Totalt inkluderades 95 patienter i VALOR-OLE (av de 108 patienter som 

ingick i VALOR-studien) med en genomsnittlig uppföljningstid på 4,9 år från studiestart (VALOR + 

VALOR-OLE). Primärt fördefinierat effektmått var påverkan på funktionsförmågor som över tid 

försämras vid ALS, mätt via skalan ALSFRS-R. Med tanke på att det endast är ett fåtal deltagare i 

studien och att alla deltagare hade möjlighet att behandlas med tofersen i 2,5 år eller längre (VALOR + 

OLE), var studierna inte statistiskt dimensionerade för att kunna påvisa eventuella signifikanta 

skillnader mellan grupperna. Den grupp som från början fick aktiv behandling med tofersen i VALOR 

hade numeriskt mindre försämring med avseende på viktiga biomarkörer, än gruppen som 

inledningsvis fick placebo, dock sågs inga statistiskt signifikanta skillnader mellan grupperna gällande 

det primära utfallsmåttet. 

EMA har godkänt Qalsody under ”exceptionella omständigheter”. Det är en typ av försäljningstillstånd 

som kan beviljas när ett läkemedelsföretag inte kan presentera omfattande data om ett läkemedels 

effektivitet och säkerhet på grund av sjukdomens sällsynthet, eller om det inte anses möjligt eller 

etiskt försvarbart att samla in fullständiga uppgifter. Qalsody blev godkänt för försäljning inom EU 

2024-05-29.   

Bedömning av platsen i terapin 
Behandling med Qalsody bör initieras och utvärderas av behandlade läkare tillsammans med NT-

rådets nationella behandlingsråd för ALS.  

Innan behandling påbörjas, ska patienten vara informerad om att behandlingen kan komma att sättas 

ut, om kriterierna för när behandling med Qalsody bör avslutas uppfylls. 
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Kriterier för insättning av behandling med Qalsody: 

• Symtom och kliniska fynd för motorneuronsjukdom 

• Diagnos ALS enligt Gold Coast-kriterier 
• Patienten är bärare av en patologisk mutation i SOD1-genen1 
• Måttlig-snabb progress av muskelsvaghet, motsvarande försämring ≥0,3 p/månad på 

ALSFRS-R (Amyotrophic Lateral Sclerosis Functional Rating Scale-Revised) 

• ALSFRS-R >20 poäng  

• VC (Vital Capacity) >40% av förväntat värde 
• NFL (Neurofilament light chain) >2x övre referensvärde för åldersgruppen 

För att starta behandling med Qalsody måste samtliga kriterier ovan vara uppfyllda. 

Kriterier för när behandling med Qalsody inte är aktuellt:  

• Betydande andningsinsufficiens med VC <40% av förväntat värde 
• Svårt neurologiskt handikapp, motsvarande ALSFRS-R <20 poäng 
• Svår kognitiv sjukdom med demens 
• Samtidig bärare av annan ALS-framkallande genmutation  
• Samtidig annan svår somatisk sjukdom (till exempel avancerad cancersjukdom, 

betydande hjärtsvikt, KOL) 
• Samtidig annan svårare neurodegenerativ sjukdom oberoende av mSOD1  
• Samtidig annan sjukdom eller medicinsk behandling som utgör kontraindikation för 

lumbalpunktion 
• Samtidig psykiatrisk sjukdom av en sådan svårighetsgrad att patienten inte kan medverka 

till behandling 
• Den ansvarige ALS-neurologläkaren i en helhetsbedömning bedömer att det inte är i 

patientens bästa intresse att få behandling med Qalsody 

Kriterier för fortsatt behandling: 

• Minskning av progressionstakt med minst 20% jämfört med baseline2 

• Minskning av NFL mer än 20% jämfört med baseline3 

• Stabilisering av andningsförmåga eller minskning med högst 10% jämfört med dag 29 från 
baseline4 

• Minskning av muskelstyrka på standardiserat test mindre än 10% jämfört med dag 29 
från baseline5 

Kriterier för när behandling med Qalsody bör avslutas: 

• Permanent invasiv ventilation 
• NIV (Non-invasive ventilation) >12 timmar per dygn 

• Svår kognitiv sjukdom med demens 

• Vid upphörd kommunikationsförmåga6 

• Bristande compliance till behandling och uppföljning7 

• Uppfyller inte samtliga kriterier för fortsatt behandling efter 12 månader (se ovan) 
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NT-rådets bedömning gällande läkemedlet 
Den sammanvägda bedömningen gällande läkemedlet baseras på en värdering utifrån den etiska 

plattformen för prioriteringar och dess tre principer: människovärdesprincipen, behovs-

solidaritetsprincipen och kostnadseffektivitetsprincipen. Vid bedömningen har tillståndets 

svårighetsgrad, tillståndets sällsynthet och åtgärdens kostnadseffektivitet vägts in. Även osäkerheten i 

den hälsoekonomiska bedömningen påverkar vilken kostnad som bedöms acceptabel.  

Tillståndets svårighetsgrad 
Tillståndets svårighetsgrad är hög till mycket hög (på en skala av låg, måttlig, hög och mycket hög). 

ALS är en progressiv neurodegenerativ motorneuronsjukdom. Medianöverlevnaden vid ALS 

uppskattas till cirka tre år från symtomdebut men sjukdomen finns i många former med stor variation 

i överlevnad. Även bland de med SOD1-mutation är variationen betydande. Det finns idag ingen 

botande behandling.  

Förekomst av tillståndet 
Tillståndet är sällsynt (på en skala av mycket sällsynt, sällsynt, mindre vanligt och vanligt).  

Ungefär 50 personer har ALS med SOD1-mutation i Sverige. En mindre andel av dessa kan vara 

aktuella för behandling. 

Åtgärdens kostnadseffektivitet 

Läkemedelskostnaden för underhållsbehandling med Qalsody är cirka 3,1 miljoner kronor per patient 

och år. I samband med nationell samverkan för Qalsody har nationella förhandlingar genomförts med 

företaget vilket har resulterat i avtal om reducerad kostnad för regionerna. Den faktiska kostnaden för 

Qalsody är därmed lägre än vad som redovisas i den hälsoekonomiska bedömningen. På företagets 

begäran är den avtalade kostnaden belagd med sekretess. Behandling med Qalsody är, trots avtalet, 

inte kostnadseffektivt på gruppnivå. 

Osäkerhet i underlaget 

Osäkerhet i den vetenskapliga dokumentationen 

Osäkerheten är mycket hög (på en skala av låg, måttlig, hög och mycket hög). 

Statistiskt signifikant effekt på funktionsförmåga har inte visats i den pivotala registreringsstudien. 

Deltagarna i den pivotala registreringsstudien är dock inte representativa för svenska ALS-patienter då 

den vanligaste SOD1-mutationen i Sverige ger en långsammare sjukdomsprogress än de mutationer 

flera av studiedeltagarna hade.  

Den korta studietiden och den heterogena och lilla patientpopulationen medför stora osäkerheter.  

Osäkerhet i den hälsoekonomiska bedömningen 

Osäkerheten är mycket hög (på en skala av låg, måttlig, hög och mycket hög).  

Enligt modellantaganden i den hälsoekonomiska värderingen kan patienter förbättras i sina 

funktionsförmågor. Om så kan ske är inte känt eftersom studieunderlaget är mycket begränsat. 
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Modelleringarna av progression och överlevnad är mycket osäkra vilket dels beror på att de olika 

SOD1-mutationerna medför så olika förväntad sjukdomsutveckling och överlevnad att det är oklart 

vad som bör modelleras för jämförelsearmen, dels på att de baseras på ett fåtal dödsfall och 

övergångar till sämre hälsostadier.  

Referenser 
TLV:s och JNHB:s hälsoekonomiska värderingar 

EPAR (produktresumé)  

Assessment report (effekt och säkerhet) 

Pivotal studie 

Förlängningsstudie pivotal studie 

NT-rådets behandlingsråd för ALS/Qalsody 
NT-rådet har beslutat att bilda ett nationellt behandlingsråd för behandling med Qalsody vid ALS. 

Behandlingsrådet består av läkare från sjukvårdsregionernas regionala ALS-team och andra kliniska 

experter. Regionrepresentanterna är jävsdeklarerade och bedömer om NT-rådets behandlingskriterier 

uppfylls i specifika patientärenden, för att uppnå en jämlik behandling. Även samordnaren för NT-

rådets behandlingsråd ingår i behandlingsrådet. Behandlingsrådet följer upp samtliga behandlade 

patienter och rapporterar statistik till NT-rådet. 

Ricard Nergårdh, tf ordförande behandlingsrådet; Jörn Schneede, Norra sjukvårdsregionen;  

Fredrik Andersson, Sydöstra sjukvårdsregionen; Bernardo Mitre, Västra sjukvårdsregionen;  

Caroline Ingre, Sjukvårdsregion Stockholm-Gotland; Anna Voulikainen, Sjukvårdsregion 

Mellansverige; Christer Nilsson, Södra sjukvårdsregionen; Lena Persson, samordnare NT-rådets 

behandlingsråd (bedömer ej i patientärenden). 

Närvarande vid beslut 
Mårten Lindström, tf. ordförande NT-rådet; Anders Bergström, Norra sjukvårdsregionen;  

Maria Ekelund, Sydöstra sjukvårdsregionen; Anna Lindhé, Västra sjukvårdsregionen;  

Rickard Malmström, Sjukvårdsregion Stockholm-Gotland; Jan Melin, Sjukvårdsregion Mellansverige; 

Linda Staaf, Södra sjukvårdsregionen. 

Ingen ledamot deklarerade någon intressekonflikt för det aktuella ärendet. 

 

Fotnoter 
1SOD1-mutation bedömd som patogen eller sannolikt patogen av NIHs ClinGen ALS mutation 

adjudication working group 

2Minskning av ALSFRS-R progression rate med >20% 

https://www.tlv.se/lakemedelsforetag/halsoekonomiska-bedomningar-och-rapporter-kliniklakemedel/arkiv-avslutade-halsoekonomiska-bedomningar/2025-02-04-gemensam-halsoekonomisk-bedomning-av-qalsody-vid-sod1-als-inom-det-nordiska-samarbetet-jnhb.html?query=qalsody
https://www.ema.europa.eu/sv/documents/product-information/qalsody-epar-product-information_sv.pdf
https://www.ema.europa.eu/en/documents/assessment-report/qalsody-epar-public-assessment-report_en.pdf
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/36129998/
https://jamanetwork.com/journals/jamaneurology/fullarticle/2843130
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3Medelvärdet vid de tre senaste behandlingarna (11–13) används 

4Mätt med SVC (eller ev FVC) 

5Mätt med HHD (Hand-Held Dynamometry) i relevanta muskler 

6Patienten kan inte godkänna fortsatt behandling 

7Patientens ansvar, vill ej medverka i säkerhetskontroller och dylikt 

 


