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Ordnat inforande av Spinraza (nusinersen) vid spinal
muskelatrofi av typ 5q

Forslag till beslut fran Region Hallands prioriterings- och evidens-
rad
Inférande enligt NT-radets rekommendation med regionala tillagg:

- Att anvanda Spinraza vid spinal muskelatrofi (SMA) orsakad av homozygot eller
compound heterozygot mutation i SMN 1-genen i de fall de kriterier som faststallts i
NT-radets rekommendation uppfylls. Den nationella expertgruppen for SMA som
utsetts av NT-radet beslutar tilsammans med behandlande lakare om behandling
for vissa patienter. Behandlingen ska utvérderas var 6:e manad varvid beslut om
behandlingen skall avbrytas eller fortsatta fattas i samrad med den nationella ex-

pertgruppen.
- Den nationella arbetsrutin som finns ska anvandas infér eventuell behandlingsstart.

- | de fall dar behandling blir aktuell ska ansékan om individuell subvention (rekvisit-
ionsundantag) lamnas in till Regionkontorets lIakemedelsfunktion.

- Att i Ovrigt avsta fran generell behandling med Spinraza.

Bakgrund
Godkand indikation aktuell for ordnat infGrande

Spinraza (nusinersen) ar indicerat fér behandling av spinal muskelatrofi typ 5q
(SMA). Spinraza ges som intratekal injektion.

Sjukdomens svarighetsgrad

Tillstandets svarighetsgrad fér SMA typ 1 bedédms som mycket hdg och for SMA typ
2 hog. Svarighetsgraden for SMA typ 3 ar varierande, mattlig till hég, dar svarighets-
graden for tidigt debuterande SMA typ 3 (3a) bedéms som hég (pa en skala av lag,
mattlig, hég och mycket hog).



Atgardens effektstorlek

Effekten bedéms som stor for SMA typ 1 och 2 (pa en skala av liten, mattlig, stor, och
mycket stor). Effekten vid SMA typ 3 &r fortfarande oklar.

NT-radet menar att en mycket tydlig behandlingseffekt &r visad fér SMA typ 1 och
SMA typ 2 men konstaterar att studier som visar pa effekten dver langre tid saknas.
Att extrapolera effekten fran de fas 3-studier som ar gjorda pa SMA typ 1 och typ 2 ar
férknippat med stor osakerhet. NT-radet menar darfor att det trots den tydliga initiala
effekten pa relevanta utfallsmétt ar svart att bedéma nyttan av behandlingen pa
langre sikt for den enskilda patienten. Baserat pa patofysiologin vid SMA typ 5q,
verkningsmekanismen fér Spinraza och data fr&n publicerade studier menar NT-
radet att det finns goda skal att anta att behandlingen har stérst effekt om den pabor-
jas tidigt. Samtliga genomférda kontrollerade studier ar ocksé gjorda pé barn < 18 ar.
NT-radet rekommenderar darfér landstingen att endast erbjuda start av behandling
till patienter som ar under 18 ar gamla.

Patienter med SMA typ 3 har endast utvarderats i 6ppna studier utan kontrollgrupp.
Viss effektdata finns fér 17 patienter, varav 7 har féljts upp i 3 ar. Den kliniska bilden
hos barn med SMA typ 2 och tidigt debuterande SMA typ 3 kan vara dverlappande
och det finns, utifran verkningsmekanismen for Spinraza, skal att anta att effekten
okar med antalet SMN 2-kopior. Behandlingen har storst effekt om den startas tidigt i
sjukdomsférloppet. Darfér anser NT-radet att &ven barn med SMA typ 3 och sym-
tomdebut fére 3 ars alder (typ 3a) i vissa fall kan vara aktuella fér behandling.

Sjukdomens séllsynthet

Tillstandet ar i nulaget med avseende pa SMA typ 1 mycket séllsynt, SMA typ 2 sall-
synt och SMA typ 3 vanligt (pa en skala av mycket séallsynt, séllsynt, mindre vanligt,
och vanligt).

Enligt TLV:s kunskapsunderlag uppskattas att det i Sverige finns omkring 200-300
patienter med SMA, varav 6-9 med SMA typ 1, 50-75 med SMA typ 2 och 200-250
patienter med SMA typ 3. Omkring 4-6 barn per ar insjuknar i SMA typ 1, och 2-3
personer diagnostiseras med SMA typ 2 eller 3 varje ar. Kliniska experter som NT-
radet radfragat anger att omkring 10 patienter under 18 ar kan ha SMA typ 3a.

Kostnhadseffektivitet

TLV skattar kostnaden per vunnet QALY fér Spinraza och standardbehandling jam-
fort med endast standardbehandling till 5,7 — 7,7 miljioner kronor fér SMA typ 1 och
7.3 — 12,8 miljoner kronor fér SMA typ 2. TLV beddmde resultaten fér SMA typ 3 allt-
for osakra for att presentera nagra resultat.

Vid férhandling mellan féretaget och en férhandlingsgrupp utsedd av NT-radet har en
uppgobrelse natts som sanker kostnaden per QALY jamfort med TLV:s ovan redovi-
sade resultat. NT-radet har i sin rekommendation till landstingen vidare specificerat,
baserat pa data fran publicerade studier, sjukdomens patofysiologi och Spinrazas
verkningsmekanism, vilka patienter som kan anses ha storst nytta av behandlingen.
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NT-radet bedomer darmed att kostnaden fér behandlingen kan betraktas som accep-
tabel for vissa patienter. Kostnaden per QALY &r dock aven fortsattningsvis sa hog
att behandling med Spinraza inte kan rekommenderas pa gruppniva for patienter
med 5q SMA.

Tillférlitligheten i den halsoekonomiska bedémningen av Spinraza ar lag (pa en skala
av lag, mattlig, hég till mycket hog).

Férmansbeslut - TLV
Spinraza ar ett rekvisitionsldkemedel och ingar darmed inte i férmanen.
Sidoavtal

Nationellt avtal har férhandlats fram och ar tecknat av Region Halland for perioden
2017-12-01 - 2020-11-30.

| de fall behandling sker som regionvard faktureras landstingen enligt avtalspris. | de
fall behandling sker inom det egna landstinget hanteras aterbéring i av respektive
landsting halvarsvis i efterskott.

Regionala expertgruppsutlatande

Inget regionalt utlatande finns.

Konsekvensanalys
Ekonomiska konsekvenser

Rekommenderad dos av Spinraza ar 12 mg (5 ml) per administrering. Behandlingen
inleds med 4 laddningsdoser under cirka 2 manader och darefter en underhallsdos
var fjarde manad. Beraknad arskostnad ar cirka 2,4 Mkr (forsta aret 4,8 Mkr).

| samtliga fall ska behandlingen fortsatta sa lange som klinisk nytta ses eller tills be-
handlingen inte langre tolereras av patienten.

Utifran dessa grundforutsattningar kan kostnaden fér Region Halland beréknas till

2 befintliga patienter + 2 befintliga patienter +

1 patient 2018 1 patient 2018 +
Uppskattning baserat pa data 1 patient 2019
fran patientunderlag fran NT-  yppskattning baserat pa data fran
radet patientunderlag fran NT-radet
2018 8,8 Mkr 8,8 Mkr
2019 8,0 Mkr 12,2 Mkr

2020 7,2 Mkr 10,4 Mkr

Kostnaden ar berdknad med hansyn till de prevalensdata och incidensdata som finns
i TLV:s kunskapsunderlag samt de redan identifierade patienter som finns inom Reg-
ion Halland. Det finns en stor osékerhet i antalet tilkommande patienter och i be-
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handlingslangd vilket paverkar sakerheten i de uppskattade kostnaderna fér Region
Halland.

Kostnaden &r berdknad pa listpriset for Spinraza vilket innebér att de redovisade
kostnaderna ar innan nationell riskdelning. Faktisk kostnad blir betydligt lagre.

Med den finansieringsldsning som &r en del av beslutet, individuell subvention (rekvi-
sitionsundantag) kommer behandling med Spinraza finansieras genom den centrala
budgeten.

Det finns ingen alternativ I1akemedelsbehandling och darfér ingen relevant alternativ-
kostnad.

Organisatoriska konsekvenser
Inga identifierade.
Behov av utbildning

Inget identifierat.

Implementeringsplan
Inférandeprocess

Nationell rekommendation samt nationell arbetsrutin finns framtaget fér
Spinraza. De kriterier for insattning och utsattning som fastslagits i NT-
rekommendationen samt den nationella arbetsrutinen ska féljas absolut.

Kommunikationsplan

NT-radets rekommendation och detta beslut férmedias till sjukhusledning och aktu-
ella forskrivare i februari 2018. Beslut kommer att publiceras pa Region Hallands
webbsida for ordnat inférande.

Uppfoéljningsplan

Anvandningen av Spinraza féljs regionalt av lakemedelsverksamheten pa Region-
kontoret i de fall behandlingen ges inom Region Halland. Aterkoppling lamnas till re-
kvirerande enheter.

Behandlande ldkare vid behandlingsteamen pa Sahlgrenska universitetssjukhuset
eller Karolinska universitetssjukhuset ansvarar for att patienten registreras i kvalitets-
registret fér SMA. Behandlande ldkare samt remitterande lékare i hemlandstinget
tillser att patientdata kontinuerligt registreras och foljs i kvalitetsregistret.

Livsldangd

Beslutet om ordnat inférande granskas och revideras senast 24 manader efter beslut
eller vid nytt beslut fran TLV, NT-radet eller Lakemedelsverket.
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Bilagor:
Yttrande fran NT-radet.

Nationell arbetsrutin Spinraza
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Praktisk information infor behandlingsstart med Spinraza (nusinersen)

Ldkemedlet Spinraza (nusinersen) vid SMA &r féremal for nationellt ordnat inférande. For att
moijliggdra anvandning av Spinraza vid SMA har NT-radet i sin rekommendation till landstigen stallt
upp kriterier for nar den mycket hoga behandlingskostnaden for behandling med Spinraza anses
motiverad. For att tillse en jamlik bedomning 6ver landet har NT-radet tillsatt ett nationellt
behandlingsrad (expertrgrupp) med uppdrag att ta stallning till att insattning och utsattning av
Spinraza foljer NT-radets rekommendation.

Patienter som enligt NT-radets rekommendation &r aktuella for behandling med Spinraza foljs vid
neuromuskuldra mottagningen pa Sahlgrenska universitetssjukhuset, Goteborg, eller
neuromuskuldra mottagningen vid Karolinska universitetssjukhuset, Stockholm. Behandlingsteamen
dar ansvarar for behandlingen och uppféljningen av patienten i samrad med hemmakliniken.
Administrering av Spinraza kan, mellan besoken i Stockholm/Go6teborg, vid behov goras i
hemlandstinget.

Rutin vid behandlingsstart med Spinraza

1. Remitterande ldkare i hemlandstinget/hemmakliniken gor en bedémning utifran checklistan
(se nedan) om patienten kan vara aktuell for behandling med Spinraza.

2. Om patienten uppfyller kriterierna enligt checklistan, tar remitterande ldkare kontakt med
regionens representant i det nationella behandlingsradet, for kontaktuppgifter se nedan.

3. Remitterande lakare férser behandlingsradet med den information som specificeras under
rubriken Patientuppgifter (se nedan).

4. Behandlingsradet gor tillsammans med remitterande ldkare en bedémning av om patienten
kan erbjudas behandling enligt NT-radets rekommendation.

5. Behandlingsradet meddelar sitt beslut till berord verksamhetschef i hemlandstinget och
remitterande ldkare.

6. Remitterande ldkare journalfor behandlingsradets beslut och skickar om sa &r aktuellt remiss
till nagot av behandlingsteamen.

7. Behandlande ldkare vid behandlingsteamen pa Sahlgrenska universitetssjukhuset eller
Karolinska universitetssjukhuset ansvarar for att patienten registreras i kvalitetsregistret for
SMA. Behandlande ldkare samt remitterande lakare i hemlandstinget tillser att patientdata
kontinuerligt registreras och féljs i kvalitetsregistret.

Checklista
Alla foljande kriterier ska vara uppfyllda infor att behandling med Spinraza ska kunna 6vervagas och
behandlingsradet darmed kontaktas.

[J  Inga symtom pa SMA féreligger vid 1 veckas alder

[] Genetiskt verifierad diagnos SMA

[1 Patienten ar inte varaktigt beroende av andningsstod

[1 Patienten har SMA av typ 1, typ 2 eller typ 3 med symtomdebut fore 3 ars alder

[J Patienten dr<18 ar

[1 Eventuell behandling med Spinraza &r diskuterat pa etisk rond och detta ar journalfort

[1 Patienten och/eller vardnadshavare ar informerad om under vilka férutsattningar behandling

enligt NT-radets rekommendation kan ske och detta ar journalfort.


http://www.janusinfo.se/Documents/Nationellt_inforande_av_nya_lakemedel/Nusinersen-(Spinraza)-171220.pdf
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Nationella behandlingsradet for Spinraza

Behandlingsradet for Spinraza ar utsett av NT-radet och bestar av ldkare fran respektive
sjukvardsregion. Lakarna ar barn- och vuxenneurologer med bred kompetens inom omradet sallsynta
diagnoser och har erfarenhet av horisontella prioriteringar. Regionrepresentanterna har adjungerat
experter pa SMA till radet.

Av NT-rddet utsedda regionala representanter

Stockholm-Gotland Ricard Nergardh ordférande ricard.nergardh@ki.se
Stockholms lans landsting

Sodra Jesper Petersson Jesper.Petersson@skane.se
Region Skane

Vastra Ralph Bagenholm ralph.bagenholm@vgregion.se
Vastra Gotalandsregionen

Uppsala-Orebro Eric Stenninger eric.stenninger@regionorenbrolan.se
Region Orebro lan

Norra Bettina Herm bettina.herm@regionjh.se
Region Jamtland-Harjedalen

Norra Jenny Backlin jenny.backlin@vll.se
Vasterbottens lans landsting

Sydostra Johan Wahlstrom johan.wahlstrom@regionostergotland.se

Region Ostergdtland

Adjungerade kliniska experter pG SMA

Christoffer Ehrstedt Akademiska sjukhuset, Uppsala

Helgi Hjartarson Karolinska Universitetsjukhuset, Stockholm
Thomas Sejersen Karolinska Universitetsjukhuset, Stockholm
Erik Eklund Skanes universitetssjukhus

Patientuppgifter
Foljande information fylls i och tillhandahalls behandlingsradet infér bedémning om patienten kan
behandlas med Spinraza. Informationen ska vara avidentifierad.

Patientens nuvarande alder
Patientens alder vid symtomdebut
Mutationer i SMN 1-genen

Antal SMN 2-kopior

Nuvarande klinisk situation
e Tillvaxtkurva
e Behov av andningsstod
e  Motorisk férmaga

Etiska 6vervaganden infor behandling
o | vilken form ar en etisk diskussion
ford om huruvida patienten bor
erbjudas behandling? Hur ar detta
journalfort?


mailto:ricard.nergårdh@ki.se
mailto:Jesper.Petersson@skane.se
mailto:ralph.bagenholm@vgregion.se
mailto:eric.stenninger@regionorenbrolan.se
mailto:bettina.herm@regionjh.se
mailto:jenny.backlin@vll.se
mailto:johan.wahlstrom@regionostergotland.se
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e Hur ar information om under vilka
forutsattningar behandling kan
erbjudas given till patient och familj?
Hur ar detta journalfort?

Rutiner kring betalning av Spinraza

Rutiner for vidarefakturering av behandling med Spinraza ar gemensamma oavsett om behandlingen
sker via Sahlgrenska Universitetssjukhuset eller via Karolinska universitetssjukhuset. Bade berérda
kliniker och respektive landsting (Vastra Gotalandsregionen och Stockholms ldns landsting) har
bejakat en rutin som innebar att lakemedelskostnaden faktureras med avtalspris dvs. med den
avtalsreglerade rabatten avdragen. Det innebér att uppfoljning och aterkrdvande av rabatt fér de
ldkemedel som ges i VGR och SLL sker via dessa tva landsting.

Om underhallsbehandling sker pa hemmasjukhus far respektive landsting fakturera rabatt for dessa
underhallsdoser sjalva utifran ett underlag som tas fram och stams av med foretaget pa nationell
niva via landstingens gemensamma Marknadsfunktion. Detta sker halvarsvis i efterskott.



