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natverket

NT-radets yttrande till landsting och regioner gallande
Jinarc (tolvaptan) vid autosomal dominant polycystisk
njursjukdom

NT-radet rekommenderar landstingen

- att anvanda Jinarc (tolvaptan) vid autosomal dominant polycystisk njursjukdom
(ADPKD) som uppvisar tecken pa snabb progress av njurfunktionsnedsattning eller
snabb tillvéxt av njurstorleken under forutsattning att

o behandlingen initieras i CKD (chronic kidey disease) GFR (glomerular
filtration rate) stadium 2-3
o nationellt framtaget avtal tecknas med foretaget

Se avsnitt Sammanvéagd bedémning for en beskrivning av aktuell patientgrupp med avseende
pa snabb progress av njurfunktionsnedsattning eller snabb tillvéaxt av njurstorlek.

Bakgrund

Jinarc &r avsett for att bromsa progress av cystbildning och njurinsufficiens hos vuxna med
autosomal dominant polycystisk njursjukdom (ADPKD).

TLV avslog 2016-10-03 foretagets ansdkan om att Jinarc skulle omfattas av subventiont. Pa
onskemal av landsting och regioner har NT-radet darefter genomfort en férhandling med
foretaget med malsattning att kunna bedéma behandlingen som kostnadseffektiv.

NT-radets bedomning gallande Jinarc
Tillstandets svarighetsgrad:

TillstAndets svarighetsgrad ar mattlig till hog (pa en skala av liten, mattlig, hog och mycket
hdg).

Kommentar: Tillstandet ar progredierande och njurfunktionen forsamras i takt med antalet
cystor. Patienter med CKD-stadium 5, terminal njursvikt, behdver dialys eller
njurtransplantation. Sjukdomens leder till forkortad forvantad livslangd. Annan behandling for
tillstandet saknas.
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Atgardens effektstorlek:

Effekten bedoms som mattlig (pa en skala av liten, mattlig, stor och mycket stor). Det saknas
Iangtidsstudier som visar om effekten av tolvaptan kvarstar éver tid och om tiden till terminal
njursvikt forskjuts.

Kommentar: Tolvaptan har utvarderats i en randomiserad, dubbelblind studie i 1445 patienter
med CKD-stadium 1-3 som f6ljdes under tre ar. Studien visade att tolvaptan hade en statistiskt
signifikant relativ reduktion av forandringshastigheten i total njurvolym péa 49% jamfort med
placebo, absolut reduktion per ar var -2.7% (95% Kl -3.3% - -2.1%, p=<0.001). Tolvaptan
gav en relativ forbattring av njurfunktionen med 61.4% (HR=0.39, 95% K1 0.26-0.57,
p=0.007).

Tillstandets sallsynthet
Tillstandet ar vanligt (pa en skala av mycket sallsynt, sallsynt, mindre vanligt, och vanligt).

Kommentar: Omkring 300 patienter uppskattas vara aktuella for behandling

Atgérdens kostnadseffektivitet

TLV har inom ramen for ansdkan om subvention genomfort en halsoekonomisk vérdering av
Jinarc, som NT-radet tagit del av. TLV gjorde bedémningen att behandlingen inte ar
kostnadseffektiv till det av foretaget ansokta priset.

Tillforlitligheten i det den halsoekonomiska beddmningen

Tillforlitligheten i kostnadseffektivitetsbedomningen av Jinarc ar liten (pa en skala av liten-
mattlig-stor-mycket stor).

Kommentar:

Virderingen av den kliniska effekten bygger pa surrogatmarkarer och det finns inga data som
visar om effekten av Jinarc kvarstar dver tid. Utfallet av den halsoekonomiska varderingen
varierar beroende pa antaganden om huruvida effekten &r statisk 6ver tid eller dynamisk vid
progression och pa vilken metod som anvands for skattning av njurfunktionen.
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Sammanvagd bedémning

Den sammanvagda bedémningen baseras pa en vardering utifran den etiska plattformen for
prioriteringar och dess tre principer: méanniskovardesprincipen, behovs-solidaritetsprincipen
och kostnadseffektivitetsprincipen. Plattformen har operationaliserats i fem relevanta
dimensioner: Tillstdndets svérighetsgrad, Atgardens effektstorlek, Tillstdndets séllsynthet och
Tillforlitligheten i det vetenskapliga underlaget, vilka bestammer betalningsviljan och stalls i
relation till Kostnadseffektiviteten.

Tillstandets svarighetsgrad anses vara mattlig till hog.

Storleken pa atgardens effekt pa tillstdndet ar osaker men bedéms som mattlig.
Tillstandet ar vanligt.

Tillforlitligheten i underlaget for den hdlsoekonomiska varderingen ar liten.

NT-radet har infor sitt beslut samratt med njurmedicinsk profession om det & mojligt att pa
ett praktiskt genomforbart sétt urskilja patienter med ADPKD och sérskild risk for snabbt
progredierande sjukdom. Behandling med Jinarc &r sannolikt av storst vérde for patienter som
vid relativt 1ag alder (<50 ar) redan uppvisar nedsatt njurfunktion (eGFR 45-90 mL/min/1.73
m2) och har andra tecken pa snabb progress av njurfunktionsnedséttningen som en bekraftad
minskning av eGFR med >5 mL/min/1.73 m? under ett ar och/eller en arlig nedgéng i >2.5
mL/min/1.73m? under en period av fem ar eller en arlig tillvaxt av njurstorleken med mer an
5% per ar?, alternativt har uttalade symptom eller familjehistorik talande for tidig debut av
ESRD (End-stage renal disease).

Behandling med Jinarc maste sattas in och 6vervakas under ledning av lakare med
specialkunskap om hantering av ADPKD och kdnnedom om riskerna med
tolvaptanbehandling inklusive levertoxicitet och dvervakningskrav.

Patienter som beddms ha ett langsamt sjukdomsforlopp eller har kontraindikation for
lakemedlet ska inte ha behandling med Jinarc. Behandling skall ej heller initieras i CKD
stadie 4.

Efter att TLV avslagit foretagets ansékan om subvention har NT-radet genomfort
forhandlingar med foretaget som lett till ett avtal som medfor reducerad Iakemedelskostnad.
Behandlingen kan bedémas som kostnadseffektiv vid initiering i CKD stadium 2-3 till
patienter som uppvisar tecken pa snabb progress av njurfunktionsnedsattning eller snabb
tillvaxt av njurstorleken, under férutséttning att avtal om reducerad behandlingskostnad
tecknas med foretaget.

For NT-radet,

Gerd Larfars, ordférande
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Om NT-radets beslut

http://www.janusinfo.se/Nationellt-inforande-av-nya-lakemedel/Nationellt-inforande-av-nya-
lakemedel/NT -radets-rekommendationer-grunder-till-beslut/

Narvarande vid beslut: Lars Lo6f, Uppsala/Orebro sjukvardsregion; Gerd Léarfars, sjukvardsregion
Stockholm/Gotland, ordférande i NT-radet; Anna Lindhé, Vstra regionen; Maria Landgren, Sodra
regionen; Marten Lindstrom, Sydostra sjukvardsregionen; Anders Bergstrom, Norra sjukvardsregionen;
Beslutet fattades genom omrdstning.

Jav: Ingen ledamot deklarerade nagon intressekonflikt for det aktuella arendet
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