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Direktoratet for
medisinske produkter

Egnethetsvurdering

ID-nummer

1D2021_076

Handelsnavn (virkestoff)

Lamzede (velmanase alfa, VA)

Virkningsmekanisme

Enzymerstatningsterapi (ERT) for lysosomal avleiringssykdom.
Rekombinant form av det humane enzymet alfa-mannosidase.
Enzymet katalyserer oligosakkarider med hgyt innhold av mannose,
noe som reduserer mengden av akkumulerte mannoserike
oligosakkarider (1).

Regulatorisk status

Anmodningen gjelder et legemiddel med markedsfgringstillatelse (MT)
i Europa fra 23-03-2018 (1).

Aktuell indikasjon

ERT for behandling av ikke-nevrologiske manifestasjoner hos
pasienter med mild til moderat alfa-mannosidose (1).

1 mg/kg kroppsvekt, gitt som intravengs infusjon en gang per uke.

DEEEI Langvarig behandling (1).

Forslag Anmodning om revurdering

Innsendt av Chiesi Pharma AB (MT-innehaver)

Bakgrunn Velmanase alfa (VA) har vaert metodevurdert to ganger tidligere, og er

besluttet ikke innfart i Nye Metoder:
ID2017 119
ID2021 076

| tidligere metodevurderinger har leverander sendt inn dokumentasjon
til metodevurdering med kostnad-nytte-analyse, men DMP (tidligere
Legemiddelverket) vurderte begge ganger at dokumentasjons-
grunnlaget var av for lav kvalitet til & kunne belyse
kostnadseffektiviteten til VA pa en troverdig mate. Dette skyldtes bl.a.
uegnede effektmal for kvantifisering av relativ effekt, kort oppfelgingstid
i hovedstudiene med en forlengelsesstudie som er apen og uten
kontrollarm, og mangel pa data for parametere som ansees a vaere av
seerlig klinisk relevans (spesielt eventuell reduksjon i behov for
omfattende kirurgi). | forrige metodevurdering ble det konkludert med
at man ikke kunne vurdere hvorvidt kriteriene for ordningen for saerskilt
sma pasientgrupper med sveert alvorlig tilstand var oppfylt, fordi
modellen ikke ga troverdige estimater for forventet overlevelse og
antall gode levear vunnet.

I anmodningen om revurdering skriver Chiesi at de na har en ny
helsegkonomisk modell som bl.a. inkluderer langtidsdata med lengre
oppfelgingstid.

Chiesi foreslar i anmodningen en kostnad-nytte-analyse begrenset til
behandlingsstart hos pasienter <18 ar. Chiesi mener at disse
pasientene vil ha den starste nytten av behandling.

Vurdering fra Direktoratet
for medisinske produkter

Oppfolgingsstudien som Chiesi henviser til (Guffon et al, 2025) (2), er
en enarmet, apen studie (N=21), hvor 14 pasienter var <18 ar og 7
pasienter 218 ar forste gang de mottok VA. 13 pasienter har blitt fulgt i
omkring 9-12 ar. | publikasjonen er det papekt at siden det mangler
kontrollgrupper er det vanskelig a fastsla i hvilken grad eventuelle
endringer skyldes behandlingen eller andre faktorer, som klinisk
heterogenitet og aldersrelaterte endringer. Dette gjelder seerlig
endringer i motorisk funksjon. Ved naturlig forlap er det rapportert stor
heterogenitet i kliniske fenotyper nar det gjelder motorisk funksjon hos



https://www.nyemetoder.no/4adec0/siteassets/documents/rapporter/velmanase-alfa-lamzede--hurtig-metodevurdering.pdf
https://www.nyemetoder.no/49eef0/siteassets/documents/rapporter/id2021_076-velmanase-alfa-lamzede---ikke-nevrologiske-manifestasjoner-mild-til-moderat-alfa-mannosidose---hmv---offentlig-versjon.-reducted-2.pdf

bade barn og voksne med alfa-mannosidose, uten at det er observert
klare trender i noen av pasientgruppene.

DMP vurderer at den dokumentasjonen Chiesi forespeiler & levere,
trolig ikke vil Igse de tidligere beskrevne utfordringene knyttet til
kvantifisering av relativ effekt. DMP vurderer at dette gjelder bade
voksne og pediatriske pasienter.

DMP vurderer ogsa at det ikke foreligger ny informasjon som kan
belyse hvorvidt kriteriene for ordningen for seerskilt sma pasientgrupper
med sveert alvorlig tilstand er oppfylt, og henviser til at vurderingene fra
ID2021_076 fortsatt gjelder.

Anbefaling fra
Direktoratet for
medisinske produkter
(knyttet til
metodevurdering)

DMP har opplyst saken i egnethetsvurderingen, og mener at det ikke
er vesentlig endret grunnlag for & belyse nytten av behandlingen
sammenlignet med dagens behandlingsalternativer. DMP vurderer at
opplysningene som leverandgren viser til, sannsynligvis ikke er
tilstrekkelige til & endre gjeldende beslutning, gitt prisnivaet
leverandaren har valgt for velmanase alfa.

Kilder:

1: "Lamzede, INN-velmanase alfa"

2: Extended long-term efficacy and safety of velmanase alfa treatment up to 12 years in

patients with alpha-mannosidosis - PMC

Versjonslogg*
Dato Hva
15.04.2026 Egnethetsvurdering ferdigstilt hos DMP

*Egnethetsvurderinger oppdateres ikke regelmessig. Det kan tilkkomme endringer i regulatorisk status og godkjent
indikasjonsordlyd. For informasjon om endringer, se Legemiddelsgk.no. Velg «endre dine sgkeinnstillinger» for a inkludere ikke

markedsfarte legemidler.



https://www.ema.europa.eu/no/documents/product-information/lamzede-epar-product-information_no.pdf
https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC11667663/
https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC11667663/
https://www.legemiddelsok.no/

