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Unntatt offentligheten, ihht. forvaltningsloven § 13, 1. ledd

ID2016_057: Vortigene Nepavovec (Luxturna) Genterapi ved Lebers medfgdte synstap
knyttet til mutasjoner i RPE65 genet

Bakgrunn
Vortigene nepavovec er et genterapiprodukt som inneholder en normal kopi av RPE65-genet som

kan produsere manglende protein og dermed forbedrer funksjonelt syn ved Lebers medfgdte synstap
knyttet til mutasjoner i RPE65 genet. Hurtig metodevurdering av vortigene nepavovec til behandling
av Lebers medfgdte synstap knyttet til mutasjoner i RPE65 genet ble ferdigstilt 2.12.2019.

Novartis har 3.2.2020 etter prisforhandling tilbudt fglgende priser:

Varenummer | Pakning

Maks-AUP LIS-AIP LIS-AUP inkl. mva.

Luxturna, Konsentrat og veeske
til injeksjonsveeske, oppl@sning.

554903 | 1 sett

swsoso| [N

En injeksjon tilsvarer behandling til ett gye, behandling av én pasient (to gyne) koster dermed omlag
8, 9 millioner NOK. Med tilbudt LIS-AUP er kostnaden for behandling pr pasient snaut-millioner

NOK.

Kostnadseffektivitet
Legemiddelverket har oppdatert IKER-analysen med tilbudt LIS-AUP eks mva.

Pris

Merkostnad per vunnet kvalitetsjusterte levear (QALY)

Maks AUP uten mva.

2374 253 NOK

LIS pris mottatt 3.2.2020 uten mva




Budsjettkonsekvenser
Legemiddelverket har oppdatert budsjettanalysen med tilbudt LIS-AUP inkl mva.

Tabellen under viser budsjettkonsekvenser pr ar de to fgrste arene (4 pasienter pr ar), da det i dag
antas at om lag 8 pasienter er aktuelle for behandling med Vortigene Nepavovec . Senere er det
anslatt én ny pasient pr ar.

Pris Budsjettkonsekvenser
Maks AUP inkl mva. 35 millioner NOK
LIS pris mottatt 3.2.2020 inkl mva -miIIioner NOK

Betydning for fremtidig anskaffelse
Legemiddelet er et nytt behandlingsprinsipp og representerer fgrste behandlingsmulighet for disse

pasienten-. |

Prosess

Mottatt underlag til
forhandlingen fra 8-11-2019
Legemiddelverket

Utkast til rapport, endelig
rapport mottatt 2.12.2019

Prisforhandlinger innledet
31-1-2019 31.1.2019, farste pristilbud
mottatt samme dag.

Henvendelse til leverandgr om
prisopplysninger

Fullstendige prisopplysninger

fra leverandgr mottatt 3-2-2020
Prisnotat ferdigstilt: 6-2-2020

Metodevurderingen fra Legemiddelverket er sveert forsinket i denne
Saksbehandlingstid: saken, og det er derfor ikke mulig & beregne saksbehandlingstid med de

standard parametre.

Oppsummering
Med det siste pristilbudet er behandling med Luxturna trolig forbundet med

Beregningene av kostnadseffektivitet er sveert usikre, likevel har Legemiddelverket gjort en analyse
der de har lagt til grunn de samme forutsetningene som Novartis, men har endret noen parametre. |

Leiemiddelverkets basecase er merkostnaden for Luxturna—

Blant annet er det usikkerhet knyttet til hvor lenge Luxturna vil bremse synstapet. Legemiddelverket
har lagt til grunn 15 ars effektvarighet (endret fra 50 ar i innsendt analyse) med pafglgende 50%
langsommere sykdomsprogresjon enn ved naturlig sykdomsforlgp, dermed antar Legemiddelverket
en viss effekt giennom hele modellens tidshorisont. Videre gir ikke modellen en god beskrivelse av
sykdomsforlgpet — med eller uten behandling med Luxturna — for pasienter med RPE65-mutasjoner. |
den innsendte analysen var det benyttet en sakalt vignettstudie der seks utvalgte klinikere estimerte



livskvalitet i de ulike stadiene, for den mest alvorlige tilstanden var nyttevekten negativ, det betyr at
pasientene vil foretrekke a vaere dgd framfor a veere i live. Sykehusinnkjgp merker seg spesielt at
modellen ikke hensyntar at livskvaliteten for mange av pasientene vil gke igjen en tid etter
synstap/blindhet pa grunn av adapsjon til den nye tilstanden. Legemiddelverket skriver at adapsjon
til en livssituasjon med synstap/blindhet beskrives bade av kliniske eksperter og i litteraturen.

Usikkerheten i dataene og de mange antagelsene som er lagt til grunn gjenspeiles i at i mange av
Legemiddelverkets scenarioanalyser er merkostnaden per QALY hgyere enn basecase.

Ved en eventuell innfgring vi ingen tilbys pa ett eller to behandlingssentere i Norge (OUS og
ev. Haukeland). Novartis har forhandlet med Sykehusapotekene og OUS om en distribusjonsavtale
for Luxturna. En tilsvarende avtale vil kunne inngas med andre aktuelle Helseforetak. Luxturna
kommer i dypfryser direkte fra Tyskland, holdbarheten til legemidlet samt stgrrelsen pa beholder
tillater ikke mellomlagring et eller flere steder i Norge. Luxturna vil derfor ikke kunne distribueres pa
vanlig mate via grossist, men leveres direkte fra Novartis til Sykehusapotekene. Sykehusapotekene
istandgjgr legemidlet f@r det sendes til gyeavdelingen der det administreres til pasient.

Informasjon om behandling med Luxturna i andre land

Bade i Sverige og Danmark er det gjennomfgrt forhandlinger om prisen pa behandling med Luxturna.
Ingen av landene har hittil innfgrt behandlingen.

Sverige: NT-radets rekommendation till regionerna ar att inte anvdanda Luxturna vid hereditar
retinaldystrofi (14-10-2019)

https://www.janusinfo.se/download/18.30896a3216dbdf9df5b3d397/1571053054129/Voretigen-
neparvovek-(Luxturna)-191014.pdf

Danmark: Medicinradet anbefaler ikke voretigene neparvovec som mulig standardbehandling til
patienter med arvelig RPE65-relateret nethindedystrofi. Medicinradet vurderer, at prisen pa
voretigene neparvovec er urimeligt hgj. Medicinradet laegger i forbindelse med vurderingen af prisen
vaegt pa, at der er vaesentlig usikkerhed om langtidseffekt og eventuelle langtidsbivirkninger ved
behandlingen. (25-9-2019)

https://medicinraadet.dk/media/12226/medicinraadets-anbefaling-vedr-voretigene-neparvovec-til-
arvelig-rpe65-relateret-nethindedystrofi-vers-10.pdf

Asbjgrn Mack Anne Marthe Ringerud
Fagsjef Radgiver


https://www.janusinfo.se/download/18.30896a3216dbdf9df5b3d397/1571053054129/Voretigen-neparvovek-(Luxturna)-191014.pdf
https://www.janusinfo.se/download/18.30896a3216dbdf9df5b3d397/1571053054129/Voretigen-neparvovek-(Luxturna)-191014.pdf
https://medicinraadet.dk/media/12226/medicinraadets-anbefaling-vedr-voretigene-neparvovec-til-arvelig-rpe65-relateret-nethindedystrofi-vers-10.pdf
https://medicinraadet.dk/media/12226/medicinraadets-anbefaling-vedr-voretigene-neparvovec-til-arvelig-rpe65-relateret-nethindedystrofi-vers-10.pdf



