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Medicinradets anbefaling vedreorende
risdiplam til behandling af spinal
muskelatrofi

MEDICINRADET ANBEFALER
risdiplam til patienter med muskelsvindsygdommen spinal muskelatrofi (SMA) type 1, som ikke er i

vedvarende ventilationsbehandling mere end 16 timer i dggnet. Medicinradet anbefaler ogsa risdiplam til
patienter med SMA type 2 og 3, som er under 6 ar, nar de pabegynder behandlingen.

Medicinradet anbefaler risdiplam til SMA type 1 og 2, fordi risdiplam er en lige sa god behandling som
nusinersen. Samtidig er omkostningerne til risdiplam lavere. Anbefalingen gaelder ogsa bgrn med SMA type 3,
fordi det er dokumenteret, at risdiplam har effekt, hvis de pabegynder behandlingen, inden de er 6 ar.

Risdiplam er en mikstur, som patienten kan indtage derhjemme, mens nusinersen indsprgjtes i
rygmarvskanalen. Da risdiplam bade har fordele for patienterne, og omkostningerne er lavere, anbefaler
Medicinradet, at patienter, som er i nusinersen-behandling kan skifte til behandling med risdiplam.

MEDICINRADET ANBEFALER IKKE
at risdiplam kombineres med andre laegemidler mod SMA, da der aktuelt ikke er dokumentation for bedre

effekt ved at kombinere flere behandlinger.

VARDI FOR PATIENTERNE Medicinradet vurderer, at risdiplam er en lige sa god behandling som
nusinersen til de patienter med SMA type 1 og 2, som i dag bliver behandlet
med nusinersen. Det er typisk bgrn, der pabegynder behandling inden 6-ars
alderen.

Medicinradet vurderer, at der aktuelt ikke er pavist effekt af risdiplam for
stgrre bgrn og voksne med SMA type 2 og 3 i aldersgruppen 6-25 ar.
Opfglgningstiden i studiet er for kort til at vise, om risdiplam kan stabilisere
sygdommen.

Risdiplam indtages oralt, mens nusinersen bliver indsprgjtet i det hulrum,
som omgiver rygmarven. Derfor kan risdiplam vare en fordel for nogle
patienter, fx patienter med sveer skoliose (rygskaevhed) eller patienter, der
oplever komplikationer ved indsprgjtningen af nusinersen. Der er ikke
dokumentation for, at patienterne opnar bedre effekt ved at kombinere de
to behandlinger.
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Vurderingen er baseret pa fglgende kategoriseringer efter Medicinradets
metoder:

e  For patienter med SMA type 1 kan veaerdien af risdiplam
sammenlignet med nusinersen ikke kategoriseres, da
datagrundlaget er sparsomt. Medicinradet vurderer dog, at
risdiplam er ligeveerdigt med nusinersen.

e  For patienter med SMA type 2 og 3 i alderen 2-11 ar har risdiplam
ingen dokumenteret mervaerdi sammenlignet med nusinersen. Det
vil sige, at risdiplam ogsa er ligeveerdigt med nusinersen til disse
patienter. Hos aldersgruppen 2-5 ar er effekten af risdiplam ogsa
bedre end ingen medicinsk behandling, hvorimod effekten hos bgrn,
der fgrst pabegynder behandling i alderen 6-11 ar, ikke er forskellig
fra ingen medicinsk behandling.

e  For patienter med SMA type 2 og 3, der pabegynder behandling i
alderen 12-25 ar, har risdiplam ingen dokumenteret mervaerdi
sammenlignet med ingen medicinsk behandling.

Fglgende belgb er baseret pa de officielle listepriser for laegemidlerne.
Radets beslutning er truffet pa baggrund af priser pa leegemidlerne, som
Amgros har forhandlet med laegemiddelfirmaerne.

De forhandlede priser er fortrolige efter firmaernes gnske, og derfor ma
Medicinradet ikke offentligggre hverken de reelle priser eller omkostninger

Ombkostningerne for sundhedsvaesenet er beregnet for anbefalingens
betingelser pa baggrund af den sundhedsgkonomiske afrapportering.

Medicinradet har vurderet, at det vil koste ca. 0,4 mio. kr. mindre at
behandle én patient med SMA type 1 livslangt med risdiplam end med
nusinersen. Regionerne vil skulle bruge 0,6 mio. kr. mere i det femte ar efter
en eventuel anbefaling.

Medicinradet har vurderet, at det vil koste ca. 0,4 mio. kr. mere at behandle
én patient med SMA type 2 livslangt med risdiplam end med nusinersen.
Regionerne vil skulle bruge 2,2 mio. kr. mindre i det femte ar efter en
eventuel anbefaling.

Medicinradet har vurderet, at det vil koste ca. 53,6 mio. kr. mere at behandle
én patient med SMA type 3 livslangt med risdiplam end med den behandling,
man bruger i dag. Regionerne vil skulle bruge 5,4 mio. kr. mere i det femte ar
efter en eventuel anbefaling.

Sygdommens alvorlighed er altid medtaget i Medicinradets vurdering af et
legemiddels vaerdi. Det sker i forbindelse med valget af effektmal og den
vaegt, Medicinradet tillaegger effektestimaterne, hvilket er forskelligt alt efter
typen af effektmal. Derudover har Medicinradet formuleret et
alvorlighedsprincip, som Medicinradet kan inddrage i helt szerlige situationer.
Dette har ikke veaeret ngdvendigt i denne sag.
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Anbefalingen betyder, at Medicinradet rader regionerne til at bruge risdiplam
til den angivne patientgruppe, men ikke at risdiplam ngdvendigvis er
forstevalg til alle disse patienter, da der i forvejen findes andre laegemidler.

Risdiplam vil — sammen med to andre lzegemidler — indga i en ny
behandlingsvejledning fra Medicinradet. Indtil da anbefaler Medicinradet, at
regionerne bruger det leegemiddel, der medfgrer de laveste omkostninger.

Fagudvalgets sammensatning kan ses pa Medicinradets hjemmeside.
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Om Medicinradets anbefaling

Medicinrddets anbefaling er et klinisk og gkonomisk baseret rad til regionerne til brug for deres beslutning om at
anvende et givet laegemiddel. Anbefalingen bygger pa en vurdering af, om omkostningerne vedrgrende brug af
legemidlet er rimelige, nar man sammenligner dem med lzegemidlets veerdi for patienterne. | vurderingen af
vaerdien for patienterne indgar bade lzegemidlets gavnlige effekter og bivirkninger. | nogle tilfaelde spiller
sygdommens alvorlighed en serlig rolle i afvejningen af forholdet mellem omkostninger og veerdi.
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