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Kriterier for behandling med burosumab til
patienter med X-bundet hypofosfatemi (XLH).

Startkriterier

1) Standard indikation

Alle kriterier skal opfyldes

Diagnose med X-bunden hypofosfataeemi (XLH) med lav serum fosfat, lav spoturin fosfat-reabsorptionsrate
(TmP/GFR), understgttet af pavisning af mutation i PHEX, og eksklusion af D-vitamin mangel/insufficiens
samt hyperparathyreoidisme.

Born og unge med skeletvaekst med abentstdende epifyselinjer. Rgntgenundersggelsen ma maksimalt
vaere 6 maneder gammel.

o For bgrn opstartet i pubertet: Vaeksthastighed minimum 3 cm/ar og/eller knoglealder under 16 ar
(drenge); under 15 ar (piger).

Radiografisk evidens for knoglesygdom vurderet ved rgntgenundersggelse af knae og handled.

Uacceptable bivirkninger ved den primaere behandling med oral fosfat og aktivt vitamin D eller
utilstraekkelig effekt af den primaere behandling trods god adhaerens eller forventet intolerance og/eller
utilstraekkelig effekt af den primaere behandling vurderet pa baggrund af genotype og/eller
familiehistorie, dvs.:

o Behandlet med oral fosfat og aktivt vitamin D i terapeutiske doser i 12-18 maneder med
dokumenteret god adhaerens og utilstraekkelig effekt af den primaere behandling (RSS > 2).

Eller

o Behandlet med oral fosfat og aktivt vitamin D i terapeutiske doser i 12-18 maneder med
dokumenteret god adhaerens og dokumenterede bivirkninger i en grad, der ngdvendigggr
subterapeutisk dosering eller seponering af behandlingen.

Eller

o Forventet intolerance og/eller utilstraekkelig effekt af den primaere behandling hos patienter med
sveert afficerede familiemedlemmer og/eller en genotype med kendt korrelation til sveer sygdom.

Behandling ma ikke gives, hvis der er betydelig nedsattelse af nyrefunktionen (eGFR < 30).

2) Tidlig opstart af behandling af spaedbgrn <1 ar

Behandling kan opstartes tidligere til spaadbgrn med XLH og hypofosfatanami, fra 1-maneds alderen og

intolerance og/eller forventeligt utilstraekkelig effekt af den primaere behandling ferend radiografisk evidens
for knoglesygdom opstar, hvis fglgende kriterier er opfyldt:
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Alle kriterier skal opfyldes:

e Diagnose med X-bunden hypofosfataemi med lav serum fosfat, lav spoturin fosfat-reabsorptionsrate
(TmP/GFR), understgttet af pavisning af mutation i PHEX, og eksklusion af D-vitamin mangel/insufficiens
samt hyperparathyreoidisme

o mutation i PHEX med kendt sammenhaeng til en svaer feenotype beskrevet i litteraturen
og/eller
o mutation i PHEX med sveert afficerede familiemedlemmer med samme mutation.

Behandling ma ikke gives, hvis der er betydelig nedsattelse af nyrefunktionen (eGFR < 30).

3) Perioperativ behandling

Behandling kan gives til patienter med diagnosticeret XLH som far foretaget ortopaedkirurgi i form af
kaebekirurgi, benforlaengelse eller korrektion af fejlstillinger, selvom patienternes epifyseskiver er lukkede og
de dermed ikke har skeletvaekst. Behandlingen gives i det tilfaelde perioperativt 3 maneder fgr og 6 maneder
efter operation for at optimere knoglekvalitet og understgtte heling.

Behandling ma ikke gives, hvis der er betydelig nedsaettelse af nyrefunktionen (eGFR < 30).

Stopkriterier

Behandling med burosumab skal ophgre nar et af falgende kriterier er opfyldt:

e Huvis der ikke opnas meningsfuld samlet klinisk og biokemisk relevant forbedring efter 6 maneders
behandling trods korrekt administration og optimeret dosis. Dette vurderes ud fra en samlet vurdering af
folgende:

o Klinisk relevant forbedring eller normalisering, af serum fosfat.
o Normalisering eller klinisk relevant reduktion af basisk alkalisk fosfatase (BASP/ALP).
o Tegn pa forbedring af rakitis vurderet ved radiografi, fx ved RSS.

o For patienter under 1 ar, hvor radiografisk rakitis ikke ngdvendigvis er udviklet, vurderes
behandlingseffekt primaert ud fra normalisering eller klinisk relevant forbedring af serumfosfat,
reduktion af BASP og forbedret TmP/GFR.

e Nar epifyseskiverne i knaeene er lukkede. Vurdering foretages ved rgntgen af handled og knzeled arligt de
forste 2 ar, herefter hvert 2. ar.

e Huvis nyrefunktionen bliver svaert nedsat (eGFR < 30). Dette vurderes 2 gange i fgrste ar herefter arligt.
e Huvis sikker kontraception ikke anvendes hos kvinder i fgdedygtig alder, da laegemidlet er teratogent.
e Huvis behandlingen ikke kan gennemfgres jeevnfgr vejledningen.

e Huvis der opstar svaere, ikketolerable bivirkninger, herunder nefrocalcinose.
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