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REGIONERNAS SAMVERKANSMODELL FOR LAKEMEDEL

Oxlumo (lumasiran) vid hyperoxaluri typ 1

NT-radets yttrande till regionerna 2025-11-24

Rekommendation och sammanvagd bedémning

NT-radets rekommendation till regionerna ar:

e att avsta fran generell anvandning av Oxlumo vid behandling av hyperoxaluri, typ 1.

e att Oxlumo kan anvandas vid vard som bedoms oundganglig.efter samrad med/NT-
radets nationella behandlingsrad for hyperoxaluri (PH1).
Vid féljande situationer kan behandling med Oxlumo anses.oundganglig:
— Hos barn med genetiskt verifierad PH1 infantil form ivéantan pa
transplantation (av lever eller lever + njure).
— |l anslutning till transplantation av levereller lever + njure hos barn och vuxna
med genetiskt verifierad PH1.

e Efter framgangsrik transplantation ska behandlingen med Oxlumo avslutas.

NT-radet beslutade 2021-12-15 om nationell samverkan for Oxlumo vid hyperoxaluri typ 1. For
att NT-radet ska kunna gora en‘bedémning av-behandlingens viarde med hanvisning till den
etiska plattformen for prioritering behovs en halsoekonomisk vardering. NT-radet har bett TLV
att genomfora en sadan. Da foretaget valt att inte inkomma med ett hdlsoekonomiskt underlag
har TLV inte kunnat gora en hdlsoekonomisk vardering av Oxlumo och NT-radet kan darmed
inte géra nagon bedémning av.om behandlingen ar kostnadseffektiv eller inte.
Rekommendationen till regionerna ar darmed att inte anvanda Oxlumo eftersom kostnaden fér
behandlingen ar hog och halsoekonomisk vardering saknas.

NT-radet har definierat sarskilda situationer dar behandling med Oxlumo kan ges utifran att
behandlingen kan'anses oundganglig. For att sdkerstalla jamlik hantering i landet har NT-radet
bildat ett nationellt behandlingsrad. Behandlingsradet ska bedoma om NT-radets kriterier for
nar behandling med Oxlumo kan erbjudas ar uppfyllda. Det nationella behandlingsradet utgér
ett stod for behandlande ldkare och verksamhetschef.

Det finns tre nivaer for NT-radets rekommendationer till regionerna: att lakemedlet bor
anvandas, kan anvandas eller att lakemedlet inte ska anvdndas. Rekommendationen i det har
fallet ar att generellt sett inte anvdnda Oxlumo eftersom kostnaden for behandlingen ar hog
och hdlsoekonomisk vardering saknas, men att lakemedlet kan ges vid vard som anses
oundganglig.
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Om ldkemedlet

Oxlumo (lumasiran) ar indicerat for behandling av primér hyperoxaluri typ 1 hos alla
aldersgrupper. Det ar en dubbelstrangad liten interfererande ribonukleinsyra som minskar
nivaerna av glykolatoxidas genom att minska mangden mRNA i hepatocyter genom RNA-
interferens. Minskad glukolatoxidasaktivitet minskar mangden tillgangligt glyoxylat,ett substrat
for oxalatproduktion. Detta leder till minskning av urin- och plasmaoxalatnivaer, den
underliggande orsaken till sjukdomsmanifestationer hos patienter med hyperoxaluri typ. 1.

Tre studier ligger till grund for att Oxlumo beviljats forsaljningstillstand inom EU.

ILLUMINATE-A var en dubbel-blind, kontrollerad fas lll-studie som inkluderade 39 patienter
med genetiskt verifierad hyperoxaluri. Patienterna randomiserades 2:1till subkutant Oxlumo
(26 patienter) respektive placebo (13 patienter) under 6 manader (primar analys).
Forandringen i 24-timmars utsondring av oxalat i urinen (primart effektmatt)var -65,4 % for
lumasiran och -11,8 % med placebo; skillnad -53,3 % (95 % Kl -62,3 till -44,8, p <0,0001).

ILLUMINATE-B var en 6ppen, enarmad fas Ill-studie’som.inkluderade 18 patienter med
genetiskt verifierad hyperoxaluri. Alla inkluderade patienter fick lumasiran under 6 manader
(primar analys). Studiens primara effektmattvar procentuell férandring i spotvardet av kvoten
mellan i oxalat i urinen och kreatinin; férandringen var -72,0 % (95 % Kl -77,5 till -66,4 %).

ILLUMINATE-C studerade urinoxalatexkretion hos patienter med varierande njurfunktion,
inklusive patienter med mer avancerad njurskada.

Lakemedlet blev godkant for forsaljning inom Europa 2020-11-19. Oxlumo administreras via
subkutan injektion av sjukvardspersonal.

Bedomning.av platsen i terapin
NT bedomer att det for foljande patienter finns ett oundgangligt behov av behandling:

e Hos barn med genetiskt verifierad PH1 infantil form. Behandling med Oxlumo ges i
vantan pa transplantation (lever eller lever + njure).

e [anslutningtill transplantation av lever eller lever + njure hos barn och vuxna med
genetiskt verifierad PH1.

Efter framgangsrik transplantation ska behandlingen med Oxlumo avslutas.

NT-radets bedomning géllande tillstandet

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

Hyperoxaluri innebar hog risk for 6kad mortalitet och morbiditet, samt I3g livskvalitet for
patienten. Hoga nivaer av Oxalat leder till kalciumoxalatavlagringar, vilket kan orsaka stenar i
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njurarna och urinvdgarna samt inlagring och skador pa andra organ sasom hjartat, 6gonen,
benen och huden.

Forekomst av tillstandet
Tillstandet ar mycket séllsynt (pa en skala av mycket sallsynt, sallsynt, mindre vanligt, och
vanligt). Den uppskattade forekomsten av hyperoxaluri i Europa ar 0,5 per 100 000 personer.

NT-radets behandlingsrad for hyperoxaluri

Behandlingsradet for hyperoxaluri har utsetts av NT-radet och bestar av representanter fran
NHV-enheterna for sallsynta njursjukdomar; Region Skane, Region Stockholm, Region Uppsala
och Vastra Gotalandsregionen. Lékarna har bred kompetens inom omradet sallsynta
njursjukdomar. Representanterna har lamnat in javsdeklaration och bedomer.i patientdarenden
om kriterier for behandling ar uppfyllda.

Maria Herthelius, Sjukvardsregion Stockholm-Gotland

Tobias Axelsson, Vastra sjukvardsregionen

Anders Persson, Norra sjukvardsregionen

Zivile Bekassy, Sodra sjukvardsregionen

Torbjorn Linde, Sjukvardsregion Mellansverige

Ricard Nergardh, medicinskt sakkunnigbarnmedicin, NT-radet

Lena Persson, samordnare NT-radets behandlingsrad (bedomer ej i patientarenden).

Referenser
Produktresumé for OxlumopEMA

NT-radets principer for oundganglig vard

Narvarande vid beslut

Asa Derolf, ordférande NT-radet; Anders Bergstrom, Norra sjukvardsregionen;

Rickard Malmstrom, Sjukvardsregion Stockholm-Gotland; Maria Palmetun Ekback,
Sjukvardsregion Mellansverige; Linda Staaf, Sodra sjukvardsregionen;

Anna Lindhé, Vastra sjukvardsregionen; Marten Lindstrém, Sydéstra sjukvardsregionen

Ingen ledamot deklarerade nagon intressekonflikt for det aktuella drendet.



https://www.ema.europa.eu/sv/documents/product-information/oxlumo-epar-product-information_sv.pdf
https://samverkanlakemedel.se/download/18.d6c079f19a7bc519f41d434/1763990640296/Principer%20f%C3%B6r%20oundg%C3%A4nglig%20v%C3%A5rd%20-%20fastst%C3%A4llda%202025-06-18.pdf
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