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Om Medicinrédets behandlingsvejledninger

Forméalet med Medicinradets behandlingsvejledninger er at vurdere, hvilke laegemidler
der ud fra en samlet klinisk og gkonomisk betragtning er mest hensigtsmaessige at
behandle patienter med inden for et sygdomsomrade.

Behandlingsvejledningen indeholder Medicinradets kliniske vurdering af de laegemidler,
der kan sammenlignes, inden for et sygdomsomrade. Relevante overvejelser er typisk:

e Hvilke lzegemidler udggr den bedste behandling, og betragtes nogle af dem som
ligevaerdige alternativer til den relevante patientgruppe?

e Huvilke patienter kan behandles med laegemidlerne?

Desuden adresserer behandlingsvejledningen, hvilke kriterier der er for anvendelse af
legemidlerne:

e Kriterier for opstart af behandling.
e Kriterier for skift af behandling.
e Kriterier for stop eller dosisjustering af behandling.

Medicinradets behandlingsvejledning inkluderer fglgende dokumenter: protokol,
evidensgennemgang og opsummering. Pa baggrund af behandlingsvejledningen kan
Medicinradet udarbejde en evt. omkostningsanalyse og laegemiddelrekommandation.

Om Medicinradets legemiddelrekommandation

Medicinradets laegemiddelrekommandationer er at betragte pa linje med anbefalinger af
nye leegemidler. Det vil sige, at et leegemiddel, som er inkluderet i
behandlingsvejledningen, f@rst er at betragte som anbefalet af Medicinradet, nar det
fremgar af en legemiddelrekommandation.

Rekommandationerne er udarbejdet pa baggrund af det kliniske sammeligningsgrundlag
for de legemidler, som Medicinradet har vurderet er ligestillede for det givne
sygdomsomrade og en evt. omkostningsanalyse. | rekommandationen er de klinisk
ligestillede lzegemidler rangeret baseret pa de samlede omkostninger til laegemidlerne.

Se Metodevejledning for Medicinradets vurdering af flere lsegemidler inden for samme

sygdomsomrade for yderligere information pa Medicinradets hjemmeside.
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Medicinradets
legemiddelrekommandation

Medicinradets lzegemiddelrekommandation angiver for sent debuterende Pompes
sygdom, hvilke specifikke laegemidler der med baggrund i pris og effekt er mest
hensigtsmaessige at anvende. | legemiddelrekommandationen er de klinisk ligestillede
legemidler prioriteret ud fra deres totalomkostninger ved behandling i 24 maneder.

Som anfgrt i Opsummeringen vedr. leegemidler til sent debuterende Pompes sygdom
anbefaler Medicinradet at skifte sa mange patienter som muligt til det billigste blandt de
ligestillede laegemidler. Skift som fglge af sendret fgrstevalg bgr som udgangspunkt kun
ske hgjest hvert 2. ar pga. det ekstra besveer det vil medfgre for patienten og klinikken
(lzengere infusionstid ved opstart af behandling og ekstra kontrolbesgg).

Patienter med sent debuterende Pompes sygdom

Tabel 1 viser rangeringen af de klinisk ligestillede laegemidler i kategorien "anvend”.
Pombiliti (cipaglucosidase alfa) i kombination med Opfolda (miglustat) er 1. valg til
mindst 90% af patienterne, som opstarter behandling for sent debuterende Pompes
sygdom. Avalglucosidase alfa og aglucosidase alfa, som er ligestillet med ciplaglucosidase
alfa i kombination med miglustat er ikke anbefalet, da Medicinradet vurderer, at der ikke
er et rimeligt forhold mellem laegemidlernes effekt og omkostninger.

Efterlevelsesprocenten er sat til 90 %, da fagudvalgets kliniske eksperter vurderer, at der
er marginal forskel pa virkningsprofil og administrationsveje for de tre laegemidler. Det er
kun avalglucosidase alfa og alglucosidase alfa, der er godkendt til behandling af bgrn.
Hvis en ny patient er et barn anbefales at anvende det billigste af disse to lsegemidler.

Tabel 1. Medicinradets laegemiddelrekommandation for ERT-naive og -erfarne patienter med
sent debuterende Pompes sygdom

Prioriteret Handelsnavn Dosering** og Bemarkninger

raekkefglge af (legemiddel) dispenseringsform
laegemidlerne

Pombiliti + Opfolda Cipaglucosidase alfa:

(cipaglucosidase alfai  l.v. 20 mg/kg hver 2. Kun godkendt til
valg til mindst 90 kombination med uge behandling af

% af patienterne* miglustat) voksne og kan
Miglustat: p.o. 260 derfor ikke

mg (4 kapsler) til
patienter med
vaegt > 50 kg tages
én time for
infusion***

Anvend som 1.

anvendes til bgrn

*Procentsatsen beskriver den andel af populationen, der som minimum bgr begynde behandling med 1. valget
eller skifte behandling til 1. valget. ERT: Enzymerstatningsterapi
** Gennemsnitlig vaegt for en patient er 70 kg. *** P.o. 195 mg til patienter med vaegt > 40 < 50 kg


https://medicinraadet.dk/anbefalinger-og-vejledninger/behandlingsvejledninger-og-laegemiddelrekommandationer/pompes-sygdom

Baggrund

Medicinradets lzegemiddelrekommandation vedrgrende sent debuterende Pompes
sygdom er baseret pa fglgende dokumenter, som er tilgeengelige pa Medicinradets

hjemmeside: Pompes sygdom.

*  Opsummering af Medicinradets evidensgennemgang vedrgrende lzegemidler til
Pompes sygdom, version 1.1

e Medicinradets evidensgennemgang vedrgrende laegemidler til Pompes sygdom,
version 1.0

e Omkostningsanalyse vedrgrende laegemidler til Pompes sygdom - version 1.0

I omkostningsanalysen er de behandlingsrelaterede omkostninger opgjort for bade de
anbefalede og ikke-anbefalede lzegemidler til behandling af Pompes sygdom opgjort.
Herudover er omkostninger forbundet med skift af patienter til et billigere lzegemiddel
opgjort.

| opsummeringen i afsnittet om ” Kriterier for anvendelse og gvrige forhold findes en
detaljeret beskrivelse af:

e Kriterier for opstart af behandling
e Skift mellem praeparater

e Kriterier for seponering

e Kriterier for dosisjustering

e Monitorering af behandling.

Baggrundsdokumenter er udarbejdet i samarbejde med Medicinradets fagudvalg vedr.
medfgdte stofskiftesygdomme. Fagudvalgets sammensatning kan ses pa Medicinradets

hjemmeside.
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