


Sak 022-23 Forslag: ID2023_011 Venetoklaks i 
kombinasjon med kladribin, 
cytarabin og azacitidin som 
førstelinjebehandling av akutt 
myelogen leukemi (AML) for eldre 
som ikke er aktuell for intensiv 
kjemoterapi.

Til drøfting.

Sak 023-23 Forslag: ID2023_013 Esketamin 
(Spravato) ved 
behandlingsresistent depresjon. 
Revurdering av ID2019_116.

Til drøfting.

Sak 024-23 Metodevarsel: ID2023_010 E-
konsultasjoner ved behandling av 
kroniske sår.

Til drøfting.

Sak 025-23 Metodevarsel: ID2023_012 
Magnetisk deteksjon av 
vaktpostlymfeknuter ved 
brystkreft ved hjelp av et 
magnetisk sporstoff (Magtrace) og 
en magnetisk sensor (Sentimag).

Til drøfting.

Sak 026-23 Metodevarsel: ID2023_015 
Epkoritamab til behandling av 
voksne med residivert/refraktært 
diffust storcellet B-cellelymfom 
(R/R DLBCL) hvor hematopoetisk 
stamcelletransplantasjon har 
mislyktes eller er uegnet.

Til drøfting.

Sak 027-23 Metodevarsel: ID2023_016 
Alpelisib til behandling av barn og 
voksne med alvorlige 
manifestasjoner av PIK3CA-
relatert overvekstsyndrom.

Til drøfting. 

Sak 028-23 Metodevarsel: ID2023_017 
Trastuzumabduokarmazin til 
behandling av voksne med 
lokalavansert eller metastatisk 
HER2-positiv brystkreft.

Til drøfting.

Sak 029-23 Oppdrag: ID2021_128 
Atezolizumab (Tecentriq) for 
adjuvant behandling av ikke-
småcellet lungekreft. Innspill fra 
firma og fagmiljø. Notat fra 
sekretariatet.

Til drøfting.

Sak 030-23 Oppdrag: ID2021_120 og 
ID2021_131 Pembrolizumab 
(Keytruda). Innspill fra firma. 
Notat fra sekretariatet.

Til drøfting.

Sak 031-23 Oppdragene: ID2022_099 Alfa1-
antitrypsin (Respreeza,) og 
ID2022_130 Alfa1-antitrypsin 
(Prolastina) - begge som 

Til drøfting.
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vedlikeholdsbehandling for å 
bremse progresjonen av emfysem 
hos voksne med dokumentert 
alvorlig α1-
proteinasehemmermangel (f.eks. 
genotypene PiZZ, PiZ(null), 
Pi(null,null), PiSZ). Forslag om 
endring av løp. Innspill fra firma 
og notat fra Statens 
legemiddelverk.

Sak 032-23 Oppdrag: ID2021_031 Nusinersen 
(Spinraza) til behandling av spinal 
muskelatrofi (SMA) hos voksne 
pasienter. 

Til orientering.

Sak 033-23 Metoder hvor søknad om 
markedsføringstillatelse er trukket 
eller ikke innvilget hos EMA. 
ID2019_106 og ID2022_059. Notat 
fra sekretariatet for Nye metoder 
og Statens legemiddelverk.

Til drøfting.

Sak 034-23 Presisering av navn på metoder og 
oppdrag fra Bestillerforum: 
ID2021_081 og ID2021_112 Notat 
fra Statens legemiddelverk og 
Sekretariatet for Nye metoder.

Til orientering.

Sak 035-23 Oppdrag: ID2019_072 Legemidler 
til behandling ved relapserende, 
remitterende myelomatose 
(RRMM) – Fullstendig 
metodevurdering. Orientering fra 
Folkehelseinstituttet.

Til orientering.

Sak 036-23 Årsrapport for Nye metoder. Til orientering.

Sak 037-23 Brukermedvirkning i Nye metoder 
– oppfølging av oppdrag fra HOD. 
Rapport fra arbeidsgruppen.

Til drøfting.

Sak 038-23 Oppfølging av oppdrag fra HOD 
etter Evalueringen. Status for 
arbeidet etter Rapporten raskere 
saksbehandling for legemidler.

Til drøfting.

Sak 039-23 Eventuelt.
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Saksnummer 021-23 Oppsummering fra sekretariatet 

ID2023_006 Ataluren (Translarna) til behandling av duchenne muskeldystrofi som resultat av 
nonsense-mutasjon i dystrofingenet, hos ambulatoriske pasienter over 2 år. Forslag om 
oppdatering av metodenavn i henhold til godkjent indikasjon og revurdering av ID2019_062. 
(forslag)

Kort om metoden fra forslaget:
- Forslagsstiller er: Oecona As på vegne av et firma
- Forslaget gjelder en revurdering (inklusive tilpasning av oppdrag/metodenavn i henhold til 

godkjent indikasjon), og at det denne gangen gjennomføres en metodevurdering hvor 
beregninger av kostnadseffektivitet inngår. 

- Tidligere gjennomført en forenklet metodevurdering, oppdrag ID2019_062, besluttet ikke 
innført av Beslutningsforum 29.08.2022. 

- Det foreligger nå ifølge forslagsstiller et nyere og større datauttrekk fra den langvarige og 
pågående registerstudien STRIDE. Det er også gjort en indirekte sammenligning mellom 
dataene fra det nye STRIDE-uttrekket og pasientdata fra de pasienter som registreres i CINRG 
(Cooperative International Neuromuscular Research Group). I tillegg foreligger det resultater 
fra den randomiserte og dobbelt-blindede fase III-studien Study041, som ytterligere støtter 
opp om resultatene. 

- Gjeldende indikasjon, som er blitt endret siden den første godkjenningen i 2014, er: 
Behandling av Duchenne muskeldystrofi som resultat av nonsense-mutasjon i dystrofingenet, 
hos ambulatoriske pasienter 2 år og eldre.

- Det er behov for behandlingsalternativer som er rettet mot den underliggende årsaken, som 
er mangel på et bestemt protein. 

- Forslag til PICO:
P: Pasienter med Duchenne muskeldystrofi som resultat av nonsense-mutasjon i 
dystrofingenet som kan gå og som er to år eller eldre.
I:  Ataluren (Translarna) sammen med «Best supportive care»
C: «Best supportive care»
O: Eksempler på utfallsmål som bør vurderes (se flere i forslaget): muskelstyrke, antallet fall 
og helserelatert livskvalitet (både for pasientene og de pårørende). 

Egnethetsvurdering fra Statens legemiddelverk, SLV (hele vurderingen vedlagt)

- SLV støtter i utgangpunkt firmaets syn på at det burde gjøres en kost-nytte-vurdering dersom 
en revurdering skulle være relevant

- Hvis en kost-nytte-vurdering gjennomføres bør det imidlertid foreligge kliniske data som er 
egnede til bruk i en slik analyse. Selv med de oppdaterte resultatene som forslagstiller viser 
til vil vurderinger knyttet til den kliniske nytten av behandling med ataluren bli veldig usikre. 
Bakgrunnen for at usikkerheten blir stor er blant annet at de mest sentrale utfallsmålene 
som er brukt i de kliniske studiene har begrenset klinisk relevans. Dette gjelder også for 
måleinstrumentene for helserelatert livskvalitet. SLV påpeker at resultatene for helserelatert 
livskvalitet fra de kliniske studiene ikke var statistisk signifikante. SLV vurderte også i 
tilknytting til den forrige metodevurderingen at den indirekte sammenligningen mellom 
STRIDE og CINRG ikke er egnet som grunnlag for å beregne relativ effekt. 
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- Beregninger av kostnadseffektivitet i en helseøkonomisk modell basert på de data firma viser 

til vil være så usikre at merverdien av en slik vurdering vil være liten.  
- SLV har undersøkt status i Sverige, Danmark og England: 

o I Sverige er legemidlet tatt ut av «högkostnadsskyddet» fra sommeren 2022. 
Tandvårds- och läkemedelsförmånsverke (TLV) begrunnet sin beslutning med at de 
kliniske oppfølgingsdataene ikke var så positive som det TLV opprinnelig la til grunn. 

o I Danmark har Medicinrådet ikke gjort nye vurderinger siden 2018, da de vurderte 
ikke å innføre legemidlet.

o I England er NICE i gang med en revurdering som er ventet ferdigstilt i mars 2023. I 
modellen NICE har vurdert er den indirekte sammenlikningen mellom STRIDE og 
CINRG benyttet som hovedkilde. En foreløpig rapport fra arbeidet er publisert. 
Vurderingene fra NICE er i tråd med vurderingen til SLV, at det er store kilder til 
usikkerhet. NICE konkluderer med at kostnadsestimatene for ataluren havner 
vesentlig høyere enn det NICE godtar for avanserte terapier. 

- Legemiddelverket mener oppsummert at det ikke er grunnlag for å gi et oppdrag basert på 
forslaget.

Innspill fra fagmiljøer innhentet av RHF-ene (hele innspill vedlagt):  

Helse Vest RHF: Et innspill – vedlagt.

Helse Nord RHF: Ingen innspill. 

Helse Sør-Øst RHF: Ingen innspill.

Helse Midt Norge RHF: Ingen innspill.

Innspill fra Helsedirektoratet (hele vurderingen er vedlagt): 
Retningslinjesekretariatet: Ingen nasjonale faglige retningslinjer påvirkes. 

Finansieringsdivisjonen: Finansieringsansvaret plassert hos RHF-ene siden 01.02.2019. 
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2. Short description of the method proposed assessed:  

  

 

Translarna is the only EMA-approved treatment for patients with Duchenne muscular 
dystrophy. Patients with this disease have deficiencies in the production of dystrophin, an 
important muscle protein. Translarna is a drug for patients with Duchenne muscular 
dystrophy caused by a nonsense mutation in the dystrophin gene (nmDMD). In patients 
with this gene defect, an incomplete dystrophin protein is produced, and Translarna makes 
it possible for cells to produce a full-length functional protein. Translarna will be used in 
addition to the current standard treatment, including corticosteroids 

Translarna targets the underlying cause of nmDMD, and is the first and only drug to 
demonstrate efficacy and safety in patients with nmDMD. Translarna was first approved in 
the European Union in 2014 for the treatment of ambulatory patients with nmDMD aged 5 
years and older, and is currently approved for all ambulatory nmDMD patients aged 2 years 
and older (Translarna SmPC 2022). The long-term study results provide compelling 
evidence that Translarna slows the disease progression in terms of preserved ambulation 
and pulmonary function (Mercuri C. et al., 2020). 
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15. State name of manufacturer/supplier regarding the method (if applicable/available): 

 
 

16. Status of marketing authorisation (MA) or CE marking: When are MT or CE markings expected? 
Any information about the planned time for marketing.  

 

17. Free-text headline (Supplementary relevant information, up to 300 words.) 

 

18. Interests and any conflicts of interest. Describe the relationships or activities of the proposal 
manager that may affect, be affected by or perceived by others as having an impact on the 
further handling of the method proposed for method evaluation. 
(Examples: The proposer has financial interests in the case. The proposer has, or has had, an 
assignment in connection with, or other links related to the method or operators who have an 
interest in the method.) 

 

PTC Therapeutics International Limited 

Translarna has a conditional marketing authorisation.  

The STA submitted in 2019 was of type D. In subsequent communication, Hospital 
Procurement has informed PTC that it cannot consider other documentation than that used 
in NoMA's report. Consequently, both because new scientific documentation has been 
added and because it has proved difficult to reach an agreement about the 
cost-effectiveness of Translarna and whether it satisfies the priority criteria as presented in 
the Priority report, it is important that a new STA, this time of type C, is prepared.  

Oecona is submitting this proposal on behalf of, and in agreement with, PTC.  If the 
Decision Forum orders a technology assessment from the Medicines Agency, Oecona will, 
as a paid assignment, assist PTC in the preparation of the technology assessment report. 
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I Danmark har ikkje Medicinrådet vurdert ataluren sidan 2018, men vurderte då å ikkje 
innføre legemiddelet. 
I England held NICE på med ei revurdering av ataluren basert på ein helseøkonomisk modell 
slik forslagsstillar her foreslår. Vurderinga er venta å vere ferdig i mars 2023, men den 
førebelse rapporten til evalueringskomiteen er publisert. I modellen NICE har vurdert er den 
indirekte samanlikninga mellom STRIDE og CINRG nytta som hovudkjelde, og ein har nytta 
ein vignettstudie kor seks svenske nevrologar har skåra livskvalitet hos ambulatoriske og 
ikkje-ambulatoriske pasientar med og utan atalurenbehandling for å berekne helserelatert 
livskvalitet. Sjølv om NICE har gjort ei  vurdering av den helseøkonomiske modellen som 
firmaet har sendt inn, vurderer dei i tråd med vurderinga vår over, at kjeldene til uvisse er 
svært store og konkluderer med at kostnadseffektestimata for ataluren er vesentleg over 
det NICE godtar for avanserte terapiar. Den førebelse anbefalinga er derfor at ataluren ikkje 
vert innført.  
 
Oppsummert meiner vi at det ikkje er grunnlag for ei bestilling i tråd med forslaget.  
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Andre forhold 
-Er det andre forhold du mener det er relevant at 
Bestillerforum er kjent med? 

 

 

For metoder som ikke er legemidler (utstyr/prosedyrer) 
-Er du kjent med om det finnes leverandører av tilsvarende 
metoder/utstyr? 

 

 

Avsender av faglig innspill: 

Sykehus Avdeling Fagperson (navn og stilling) 
Haukeland 
universitetssjukehus 

Barne og ungdomsklinkken  Katrine Leversen 
Overlege 
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Side 1 av 1

Innspill og informasjon fra Helsedirektoratet til ID2023_006

Innspill og informasjon relatert til nasjonale faglige retningslinjer og 
krefthandlingsprogrammer 
Retningslinjesekretariatet / krefthandlingsprogrammene ved: Hege Wang, Seniorrådgiver

1. Hvilket/e nasjonale faglige retningslinjer/krefthandlingsprogrammer kan påvirkes og status? 
(Ingen / navn på retningslinjen; oppdatert år etc.).

Ingen

2. Helsedirektoratet ser 
- ikke behov for en nasjonal metodevurdering  ☐
- behov for en: 

Fullstendig metodevurdering ☐ 
Hurtig metodevurdering ☐ 
Forenklet metodevurdering ☐

Begrunnelse/ utfyllende kommentarer:

3.  Kontaktperson i Helsedirektoratet -representant for retningslinje/handlingsprogram:

Navn:
E-post:
Tlf.:

4. Eventuelle andre innspill (PICO etc.):

Innspill og informasjon relatert til finansieringsansvar
Finansieringsdivisjonen ved: Ingvild Grendstad, Seniorrådgiver

5. Er finansieringsansvaret for metoden plassert hos RHF-ene?    

JA ☒, siden 1.2.2019          NEI  ☐

6. Innspill til plassering av finansieringsansvaret og evt. andre innspill relatert til finansiering:

Ingen endring i finansieringsansvar er aktuelt
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Saksnummer 022-23 Oppsummering fra sekretariatet 

ID2023_011 Venetoklaks i kombinasjon med kladribin, cytarabin og azacitidin som 
førstelinjebehandling av akutt myelogen leukemi (AML) for eldre som ikke er aktuell for intensiv 
kjemoterapi (forslag).
 
Kort om metoden fra forslaget:

- Forslagstiller jobber ved Akershus universitetssykehus.
- Ønsker å bruke dosering som er angitt av Kadia et al i publikasjon i JCO i nov. 22. (Phase II 

Study of Venetoclax Added to Cladribine Plus Low-Dose Cytarabine Alternating With 5-
Azacitidine in Older Patients With Newly Diagnosed Acute Myeloid Leukemia).

- Forslagstiller skriver at protokollen viser beste oppnådde median overlevelse som er 
oppnådd i denne pasientpopulasjonen (>22.1 mnd.) og bedre enn kombinasjon venetoklaks 
og azaciditin som allerede er til metodevurdering (ID2020_087) (ca. 14 mnd.).

- Forslag til PICO:
o P: pasient med nydiagnostisert AML som ikke er aktuell for intensiv kjemoterapi.
o I: Kombinasjon av venetoklaks, kladribin, cytarabin og azacitidin.
o C: Enten azaciditin monoterapi eller azacitidin og venetoklaks.
o O: Median overlevelse.

Egnethetsvurdering fra Statens legemiddelverk (SLV):
- Venetoklaks har godkjent MT i kombinasjon med azacitidin ved AML hos de som ikke er 

aktuelle for intensiv kjemoterapi. Cytarabin og azacitidin har også godkjent bruk som 
monoterapi innenfor AML. Kladribin har godkjent indikasjon for MS (tabletter) og 
hårcelleleukemi (s.c. injeksjon).

- Det pågår en metodevurdering av venetoklaks i kombinasjon med azacitidin (ID2020_087) 
for tilsvarende pasientpopulasjon som forventes ferdigstilt innen kort tid.

- Studien det vises til i forslaget er en fase II studie uten kontrollarm som inkluderte 60 
pasienter. Det er kort oppfølgingstid i studien og selve studiedesignet (få pasienter og 
enarmet studie) gjør det utfordrende å gjennomføre en robust indirekte sammenlikning mot 
de foreslåtte behandlingsalternativene; venetoklaks + azacitidin og/eller azacitidin alene.

- SLV kjenner ikke til at det er søkt om markedsføringstillatelse (MT) for denne 
behandlingskombinasjonen, og det er lite sannsynlig at det formelt vil bli søkt MT da 
dokumentasjonen er basert på en mindre fase II studie og finansiert uavhengig av 
legemiddelfirma(er).

- SLV vurderer at metoden per i dag ikke er egnet for hurtig metodevurdering da det ikke er 
søkt MT for denne metoden og det er begrenset dokumentasjonsgrunnlag. En 
kunnskapsoppsummering gjennomført ved FHI kan være et alternativ.

Innspill fra fagmiljøer innhentet av RHF-ene: 
Helse Vest RHF: Ingen innspill.

Helse Nord RHF: Et innspill - vedlagt.

Helse Sør-Øst RHF: Ingen innspill.
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Helse Midt Norge RHF: Ingen innspill.

Innspill fra Helsedirektoratet (hele vurderingen er vedlagt): 
Retningslinjesekretariatet: Handlingsprogrammet for maligne blodsykdommer kan bli påvirket. Ser 
ikke behov for nasjonal metodevurdering.

Finansieringsdivisjonen: Finansieringsansvaret plassert hos RHF-ene siden 15.07.2016. Ny 
kombinasjon med legemidler hvor finansieringsansvar er hos RHF-ene for alle.
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https://www.cambridge.org/core/journals/the-british-journal-of-psychiatry/article/are-we-repeating-mistakes-of-the-past-a-review-of-the-evidence-for-esketamine/C4BDC70050164FD9D88DF40967C2853A
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https://www.karger.com/Article/Abstract/510703
https://www.fda.gov/drugs/human-drug-compounding/fda-alerts-health-care-professionals-potential-risks-associated-compounded-ketamine-nasal-spray
https://www.fda.gov/drugs/human-drug-compounding/fda-alerts-health-care-professionals-potential-risks-associated-compounded-ketamine-nasal-spray
https://www.cochranelibrary.com/cdsr/doi/10.1002/14651858.CD011612.pub3/full
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https://www.minimetodevurdering.no/minimetodevurdering/?id=32702
https://www.minimetodevurdering.no/minimetodevurdering/?id=32702
https://www.helsedirektoratet.no/statistikk/statistikk-om-allmennlegetjenester/e-konsultasjoner-hos-fastleger
https://www.helsedirektoratet.no/statistikk/statistikk-om-allmennlegetjenester/e-konsultasjoner-hos-fastleger
https://www.helsedirektoratet.no/statistikk/statistikk-om-allmennlegetjenester/e-konsultasjoner-hos-fastleger
https://sykehuset-innlandet.no/nyheter/sykehuset-innlandet-far-midler-til-tjenesteinnovasjon


https://innomed.no/digital-hjemmeoppfolging/telemedisinsk-sarbehandling
https://innomed.no/digital-hjemmeoppfolging/telemedisinsk-sarbehandling
https://www.sunnaas.no/fag-og-forskning/fagstoff/sar#oppfolging-hjemme
https://ehealthresearch.no/nyheter/2021/digital-sarbehandling
https://www.datatilsynet.no/rettigheter-og-plikter/virksomhetenes-plikter/
https://www.datatilsynet.no/rettigheter-og-plikter/virksomhetenes-plikter/
https://nhi.no/sykdommer/hjernenervesystem/diverse/trykksar/
https://www.helsenorge.no/sykdom/hud-og-har/trykksar/
https://nhi.no/sykdommer/hjertekar/blodaresykdom/leggsar-eller-fotsar-arterielle/
https://nhi.no/sykdommer/hud/sar-hudskader-bitt/leggsar-venose/
https://nhi.no/sykdommer/hud/sar-hudskader-bitt/leggsar-venose/
https://www.fhi.no/globalassets/dokumenterfiler/rapporter/2016/rapport_2016_trykksar.pdf
https://www.fhi.no/globalassets/dokumenterfiler/rapporter/2016/rapport_2016_trykksar.pdf
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https://www.endomag.com/en-gb/magtrace/faqs/
https://www.endomag.com/sentimag/
https://sml.snl.no/vaktpostlymfeknute
https://www.endomag.com/magtrace/overview/
https://sml.snl.no/brystkreft
https://kreftlex.no/Brystkreft/ProsedyreFolder/BEHANDLING/Kirurgisk/Bryst-Vaktpostlymfeknute?lg=ks&CancerType=Bryst&containsFaq=True
https://kreftlex.no/Brystkreft/ProsedyreFolder/BEHANDLING/Kirurgisk/Bryst-Vaktpostlymfeknute?lg=ks&CancerType=Bryst&containsFaq=True
https://www.uptodate.com/contents/sentinel-lymph-node-biopsy-in-breast-cancer-techniques?search=sentinel%20lymph%20node%20biopsy&source=search_result&selectedTitle=2~113&usage_type=default&display_rank=2#H2
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