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NT- radet Hélso- och sjukvardsdirektors-
natverket

NT-radets yttrande till landstingen gallande
Translarna (ataluren) vid Duchennes muskeldystrofi

NT-radet rekommenderar landstingen

- Att avsta fran nyinsattning av Translarna till dess att en halsoekonomisk vardering
fran TLV finns tillganglig. Foretaget som marknadsfor Translarna har aviserat att en
formansansokan planeras.

- Att patienter som ingatt i de kliniska studier som avslutades under hosten 2016 kan fa
fortsatt behandling inom godkand indikation under noggrann uppféljning. NT-radet
rekommenderar att anvanda de kriterier for nar behandlingen ska avbrytas
(stoppkriterier”) som preciserats i NICE Managed Access Agreement?:

o Patienten har forlorat all gdngférmaga pa grund av sjukdomstillstandet och
har inte formaga att sta utan stod. | sadana fall satts behandlingen ut inom 6
manader efter att patienten forlorat all gangférmaga.

o Patienten kan pa grund av compliance-problem eller av andra skél inte félja
planerad behandling och uppféljning pa ett sadant satt att saker nytta av
behandlingen kan visas.

- Att de landsting som har patienter i behandling som en f6ljd av avslutade kliniska
studier tecknar gemensamt framtaget aterbaringsavtal med foretaget.

Bakgrund

NT-radet lamnade 2015-03-26 en rekommendation till landstingen att avvakta anvandning
med Translarna i vantan pa hantering inom ramen for en ansékan hos TLV om att ingd i
lakemedelsférmanerna, eftersom Translarna forskrivs pa recept. Mot bakgrund av att kliniska
studier med Translarna avslutas under hosten 2016 bad landstingen NT-radet att yttra sig
géllande Translarna. Foretaget erbjod de landsting som har patienter i kliniska studier ett avtal
med prisreduktion vilket ingicks 1 september 2016. Avtalet har nu fornyats, varfor NT-radet
h&rmed uppdaterar sin rekommendation.
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NT-réadets bedomning

NT-radet star fast vid sin tidigare bedomning att lakemedlet maste vérderas inom ramen for en
formansansokan hos TLV innan generell anvandning kan rekommenderas. Foretaget ansvarar
for att en sadan ansékan lamnas in till TLV. Enligt Helsingforsdeklarationen finns ett ansvar
for fortsatt behandling av patienter som deltagit i kliniska studier. Ett undantag gors darfor for
behandling av de patienter som ingatt i de kliniska studierna som avslutades hosten 2016 och
som har objektiv nytta av behandlingen. Eftersom effekterna av lakemedlet &r osékra
rekommenderar NT-radet noggrann uppféljning av dessa patienter. NT-radet noterar att de
kliniska studierna av Translarna ar genomforda pa patienter med gangférmaga och att
dokumentation av klinisk effekt saknas for andra patientgrupper?. NICE har i sitt Managed
Access Agreement definierat stoppkriterier for nar behandlingen skall utsattas, vilka NT-radet
beddmer relevanta for denna rekommendation.

Denna rekommendation kommer att uppdateras nar en hdlsoekonomisk vérdering av
Translarna ar tillganglig.

For NT-radet

Gerd Larfars, ordforande
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