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MEDICINRADETS ANBEFALING

Vutrisiran (Amvuttra) til behandling af transthyretin
amyloidose med kardiomyopati

Medicinradet anbefaler ikke vutrisiran (Amvuttra) til behandling af transthyretin amyloidose med kardiomyopati.

Medicinradets begrundelse

Medicinradet laegger vaegt pa, at vutrisiran har sammenlignelig effekt og bivirkninger som de eksisterende behandlinger
med tafamidis og acoramidis. Vutrisiran er dog vaesentligt dyrere end de eksisterende behandlinger, og Medicinradet
vurderer, at omkostningerne ikke er acceptable i forhold til behandlingens effekt. Derfor anbefaler Medicinradet ikke
vutrisiran som mulig standardbehandling.

Om transthyretinmedieret amyloidose med kardiomyopati

Transthyretinmedieret amyloidose er en hjertesygdom, som medfgrer aflejring af transthyretin og fgrer til svaekkelse af
hjertet. Sygdommen viser sig typisk hos patienter i 75-80-arsalderen og medfgrer forkortet levetid og symptomer som
andengd, treethed og veeskeophobning, som pavirker livskvaliteten. Med den eksisterende behandling er restlevetiden
for patienterne typisk ca. 5 ar eller mere.

Fordele ved vutrisiran

Kliniske studier viser, at effekten af vutrisiran pa overlevelse, sygdomsforvaerring og livskvalitet er sasmmenlignelig med
de eksisterende behandlingsmuligheder med tafamidis og acoramidis. Vutrisiran gives som en indsprgjtning hver tredje
maned, mens de eksisterende behandlinger gives som tabletter dagligt. Et l&engere interval mellem doseringerne kan
veere en fordel for nogle patienter.

Ulemper ved vutrisiran
Amvuttra giver forholdsvis milde bivirkninger, som er sammenlignelige i svaerhedsgrad med dem, man ser ved den
eksisterende behandling.

Omkostninger

Behandlingen med vutrisiran medfgrer udgifter til laegemidlet pa ca. 6,4 mio. kr. for et behandlingsforlgb pa to ar.
Behandlingen forventes at gives i over 5 ar. Sammenlignet med den nuvaerende behandling medfgrer vutrisiran
meromkostninger pa ca. 4,9-5 mio. kr. pr. patient pa to ar. Omkostningerne er baseret pa offentlige listepriser. Der er
forhandlet en rabat, som efter virksomhedens gnske er fortrolig. Der er ogsa rabat pa de eksisterende behandlinger, og
de reelle meromkostninger er lavere.

Usikkerheder

Datagrundlaget bestar af en indirekte sammenligning af flere studier, som inkluderer bade patienter, der er
sammenlignelige med danske patienter, men ogsa patienter med mere sygdom. Det ggr sammenligningen af vutrisiran
over for tafamidis mere usikker.
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N@GLEOPLYSNINGER OM VURDERINGEN

Ansggende virksomhed

Alnylam Netherlands B.V.

Hvordan gives behandlingen?

25 mg subkutan injektion hver tredje maned.

Hvad kendetegner
sygdommen?

Sygdommen er livsforkortende og kan give andengd, traethed og nedsat livskvalitet.

Hvilke patienter sattes i
behandling?

Patienterne er typisk 75-80 ar, og 60-80 nye patienter om aret vurderes at veere
egnede til behandling.

Hvad er den forventede
restlevetid og livskvalitet?

Patienterne lever typisk 5 ar eller mere med sygdommen. Livskvaliteten er ofte
pavirket af symptomer fra hjertet.

Hvilken behandling modtager
patienter i dag?

Patienterne behandles med acoramidis eller tafamidis.

Hvilke studier og analyser
ligger til grund for
vurderingen?

Behandlingen er sammenlignet med placebo i HELIOS-B.

Der er ikke foretaget en tilstraekkelig valid direkte sammenligning med den
behandling, der anvendes i Danmark. Derfor er vurderingen baseret pa indirekte
sammenligninger.

Hvilken sundhedsgevinst
estimerer Medicinradet?

Ingen. Behandlingens effekt vurderes at veere lige sa god som den eksisterende
behandling i Danmark.

Hvad koster behandlingen?

Forhandlede priser (SAIP): Fortroligt efter virksomhedens gnske.

Listepris (AIP): 6,4 mio. kr. for to ars behandling

Estimatet er baseret pa en sundhedsgkonomisk analyse.

Hvad er meromkostningerne
for sundhedsvaesenet?
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Forhandlede priser (SAIP): Fortroligt efter virksomhedernes gnske.

Listepriser (AIP): 4,9-5 mio. kr.

Estimeret merudgift pr. patient over to dr, hvis den nye behandling anvendes frem for
den nuveerende behandling. Estimatet er baseret pd en sundhedsgkonomisk analyse.



Om Medicinradets anbefaling

Medicinradets anbefaling bygger pa en faglig vurdering af laegemidlets effekt for patienterne og
omkostningseffektivitet for sundhedsvaesenet, sammenlignet med den eksisterende behandling i det danske
sundhedsvaesen. Medicinrddets vurdering af vutrisiran til behandling af vildtype eller hereditaer transthyretin
amyloidose hos voksne patienter med kardiomyopati er tilgeengelig pa Medicinradets hjemmeside,

www.medicinraadet.dk.
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