NYE METODER v. 6.0 - 21.02.2020
Forslag om nasjonal metodevurdering

Viktig informasjon - se pa dette forst og husk a krysse av!

» Innsendte forslag til nasjonale metodevurderinger vil bli publisert i sin helhet. Har du
informasjon du mener ikke kan offentliggjgres, ta kontakt med sekretariatet fgr innsending.
Forslagsstiller er klar over at skjemaet vil bli publisert i sin helhet (kryss av):

» Forslagsstiller har fylt ut punkt 18 nedenfor: «Interesser og eventuelle
interessekonflikter» (kryss av):

> Dette skjemaet brukes for a sende inn forslag om metodevurdering pa nasjonalt niva i Nye
metoder. Skjemaet gjelder ikke forslag om forskningsprosjekter. En metodevurdering er en
type kunnskapsoppsummering, og for at en slik skal kunne utfgres, behgves dokumentasjon
eksempelvis fra gjennomfgrte kliniske studier. Manglende dokumentasjonsgrunnlag kan
veere en av arsakene til at Bestillerforum RHF ikke gir oppdrag om en metodevurdering.

» Huvis forslaget gjelder et medisinsk utstyr, er forslagsstiller kjient med dokumentet Veiledende
kriterier for handtering av medisinsk utstyr i Nye metoder (link) (kryss av): []

Opplysninger om forslagsstiller

Navn/kontaktperson Audhild Prytz

Eventuell organisasjon/arbeidsplass Nordlandssykehuset, barneklinikk

Kontaktinformasjon (e-post / telefon) audhild.prytz@nordlandssykehuset.no /
91851858

Dato for innsending av forslag 23.09.2025

Opplysninger om metoden som foreslas

1. Forslagstillers tittel pa forslaget:*
*Denne kan endres under den videre behandlingen i systemet for Nye metoder:

Emcitate /Tiratricol

2. Kort beskrivelse av metoden som foreslas vurdert:

Behandling av MCT8-mangel med Emcitate/Tiratricol

3. Gien kort begrunnelse for hvorfor det er viktig at metodevurderingen som foreslas bgr
gjennomfgres:

Eneste tilgjengelige medikament for behandling av MCT8-mangel.

Sidelav?


https://nyemetoder.no/Documents/Om%20systemet/Veiledende%20kriterier%20for%20medisinsk%20utstyr%20i%20Nye%20metoder%20(29.06.17).pdf
https://nyemetoder.no/Documents/Om%20systemet/Veiledende%20kriterier%20for%20medisinsk%20utstyr%20i%20Nye%20metoder%20(29.06.17).pdf
mailto:audhild.prytz@nordlandssykehuset.no
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4. Foresla hva som bgr veere hovedproblemstilling(er) for metodevurderingen, samt eventuelle
underproblemstillinger. For deg som er kjent med «PICO (Patient, Intervention, Comparator,
Outcome) -begrepet», inkluder gjerne tentativt forslag til PICO.*

Det er fa pasienter det gjelder. Medikamentet er uforholdsmessig kostbart. Det finnes
ingen annen tilgjengelig behandling per na. Uten behandling vil pasienter med MCT8-
mangel veere pleietrengende. Med behandling vil hjelpebehovet vaere mindre og utsikter til
selvstendig liv bedre.

*PICO er et verktgy for a formulere presise problemstillinger i metodevurderingsarbeid. PICO er en forkortelse for
Population/Problem — Intervention — Comparison — Outcome. PICO brukes til & presisere hvilken populasjon/problem som skal
studeres, hvilke(t) tiltak (metode/behandling) som skal vurderes, hvilket tiltak det er naturlig @ sammenligne med, og hvilke
utfall/endepunkter det er relevant @ male/vurdere. PICO er viktig for planlegging og gjennomfgring av en metodevurdering.

5. Kort beskrivelse av dagens tilbud (Hvilken metode brukes na? Status for metoden (gir kurativ
behandling, forlenget levetid etc.) Vil metoden som foreslas vurdert erstatte eller komme i tillegg
til dagens tilbud?)

Det finnes ingen annen tilgjengelig behandling for MCT8-mangel. Dagens behandling bestar
av stpttende tiltak med fysioterapi, logoped, ernaeringsstgtte med PEG.

6. Forslaget gjelder: Ja Nei

En metode som er aktuell for spesialisthelsetjenesten ]
En ny og innovativ metode O
Et nytt bruksomrade, eller en ny indikasjon for en etablert metode ]
En sammenligning mellom flere metoder ]
Er metoden tatt i bruk? O

Hvis ja — metode er tatt i bruk i klinisk praksis ] ]

Hvis ja— metode er tatt i bruk innen forskning/utprgving O
Revurdering/utfasing av en metode som er tatt i bruk i klinisk praksis ]

Eventuelle kommentarer til bruken av metoden:

Medikamentet er i bruk, men ikke i Norge. Det har vaert brukt primaert i studier sa langt.

7. Hva omfatter metoden som foreslas (flere kryss mulig)?
Legemiddel
Medisinsk utstyr som er CE-merket* |

*Angi klassifisering og bruksomrade:

O

Medisinsk utstyr som ikke er CE-merket

Prosedyre ]
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Screening
Heyspesialiserte tjenester/nasjonale tilbud

Organisatorisk oppsett av helsetjenesten

I B I

Annet (beskriv)

8. Finansieringsansvar Ja Nei

Har spesialisthelsetjenesten et finansieringsansvar for metoden i dag?
Vil spesialisthelsetjenesten kunne fa finansieringsansvar for metoden?

X O
O X

Eventuelle kommentarer:

Det spkes om godkjenning av medikamentet pa H-resept.

9. Er metoden omtalt i nasjonale faglige retningslinjer eller handlingsprogrammer utarbeidet av
Helsedirektoratet? Ja Nei
U
Angi eventuelt hvilke og kommenter eventuelt behov for endringer:

10. Involverer metoden bruk av straling (ioniserende/ikke-ioniserende)? Ja Nei

Angi eventuelt type stralekilde, utstyr og straleeksponering:

11. Hvilke fagomrade(r) gjelder metoden, og hvilke pasienter bergres? (Far metoden evt. ogsa
konsekvenser for andre grupper (som personell, pargrende?)

Metoden gjelder barnemedisin, nevrologi og endokrinologi. Oppstart behandling vil fa
konsekvenser for pasienter med MCT8-mangel, pargrende og samfunnet rundt, da
pasientene er ressurskrevende.

12. Hvilke aspekter er relevante for metodevurderingen? (flere kryss mulig)

Klinisk effekt
Sikkerhet/bivirkninger
Kostnader/ressursbruk
Kostnadseffektivitet
Organisatoriske konsekvenser L]
Etiske
Juridiske [
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13. Kommenter metoden som forslas vurdert mht. fglgende punkter:

Alvorlighetsgraden pa tilstanden metoden er ment for

MCT8-mangel er en alvorlig tilstand som gir cerebralhypotyreose og dermed en progressiv
hjerneskade som starter allerede i fosterlivet. | tillegg far pasientene alvorlige symptomer
fra sin perifere hypertyreose. Pasientene er pleietrengende og kan ikke leve selvstendige
liv.

Forventet effekt

Bedring av funksjonsniva bade kognitivt og motorisk, samt minimere symptomer pa perifer
hypertyreose.

Sikkerhet og bivirkninger

Det er gjort studier som viser at medikamentet er sikkert i bruk og ikke har uakseptable
bivirkninger.

Totalt antall pasienter i Norge metoden er aktuell for

1-3

Konsekvenser for ressursbruk i helsetjenesten

Medikamentet er kostbart, men pasienten krever omfattende ressursbruk fra
helsetjenesten med sykehusopphold, oppfglging av fysioterapeut, logoped,
ernzeringsfysiolog, barnelege, nevrolog og endokrinolog, samt hjelpemiddelsentral og
behandlingshjelpemidler.
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14. Oppgi referanser til dokumentasjon om metodens effekt og sikkerhet (eks. tidligere
metodevurderinger). (Inntil 10 sentrale referanser oppgis. Ikke send vedlegg na.)

https://www.thelancet.com/journals/landia/article/P1152213-8587%2819%2930155-
X/fulltext

https://academic.oup.com/jcem/article/107/3/e1136/6408637

https://www.frontiersin.org/journals/pediatrics/articles/10.3389/fped.2024.1444919/full

https://pmc.ncbi.nlm.nih.gov/articles/PMC10938514

https://etj.bioscientifica.com/view/journals/etj/13/6/ETJ-24-0286.xml

https://www.egetis.com/mfn news/european-commission-approves-egetis-emcitate-
tiratricol-as-the-first-and-only-treatment-for-patients-with-mct8-deficiency/

https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/40549098/

https://www.medscape.com/viewarticle/emcitate-recommended-peripheral-
thyrotoxicosis-ahds-2024a1000n4u?form=fpf

https://www.ema.europa.eu/en/news/first-treatment-peripheral-thyrotoxicosis-patients-
allan-herndon-dudley-syndrome

15. Oppgi navn pa produsenter/leverandgrer vedrgrende metoden (dersom aktuelt/tilgjengelig):

Egetis Theraptutics

16. Status for markedsfgringstillatelse (MT) eller CE-merking: Nar forventes MT- eller CE-merking?
Eventuelt opplysning om planlagt tidspunkt for markedsfgring.

Markedsfgringstillatelse i Norge fra februar 2025

17. Fritekstrubrikk (Supplerende relevant informasjon, inntil 300 ord.)

Medikamentet er sveert kostbart, men vil utgjgre en stor forskjell for pasientene med
aktuelle sykdom. Det er i henviste artikler presisert viktigheten av a komme i gang tidlig
med behandling.

18. Interesser og eventuelle interessekonflikter
Beskriv forslagstillers relasjoner eller aktiviteter som kan pavirke, pavirkes av eller oppfattes av
andre a ha betydning for den videre handteringen av metoden som foreslas metodevurdert.
(Eksempler: Forslagsstiller har gkonomiske interesser i saken. Forslagsstiller har eller har hatt
oppdrag i forbindelse med, eller andre bindinger knyttet til metoden eller aktgrer som har
interesser i metoden.)

Ingen gkonomiske interesser. Forslagsstiller er behandler for pasient med sykdommen.
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https://eur01.safelinks.protection.outlook.com/?url=https%3A%2F%2Fwww.thelancet.com%2Fjournals%2Flandia%2Farticle%2FPIIS2213-8587%252819%252930155-X%2Ffulltext&data=05%7C02%7C%7Cb33cc719b24f48bf4f7308ddf5e65533%7C677181082eb7474ca1d741655d4b1e61%7C0%7C0%7C638937091821135032%7CUnknown%7CTWFpbGZsb3d8eyJFbXB0eU1hcGkiOnRydWUsIlYiOiIwLjAuMDAwMCIsIlAiOiJXaW4zMiIsIkFOIjoiTWFpbCIsIldUIjoyfQ%3D%3D%7C0%7C%7C%7C&sdata=4x1ELUjhArU0KLHEcRgcOei%2BbA62fIUm9pDA42vjjHY%3D&reserved=0
https://eur01.safelinks.protection.outlook.com/?url=https%3A%2F%2Facademic.oup.com%2Fjcem%2Farticle%2F107%2F3%2Fe1136%2F6408637&data=05%7C02%7C%7Cb33cc719b24f48bf4f7308ddf5e65533%7C677181082eb7474ca1d741655d4b1e61%7C0%7C0%7C638937091821175970%7CUnknown%7CTWFpbGZsb3d8eyJFbXB0eU1hcGkiOnRydWUsIlYiOiIwLjAuMDAwMCIsIlAiOiJXaW4zMiIsIkFOIjoiTWFpbCIsIldUIjoyfQ%3D%3D%7C0%7C%7C%7C&sdata=xZ3TIlNSAJWmXTE%2FCC60ZfX0cfms9Lj%2F9W61MAXvXt0%3D&reserved=0
https://eur01.safelinks.protection.outlook.com/?url=https%3A%2F%2Fwww.frontiersin.org%2Fjournals%2Fpediatrics%2Farticles%2F10.3389%2Ffped.2024.1444919%2Ffull&data=05%7C02%7C%7Cb33cc719b24f48bf4f7308ddf5e65533%7C677181082eb7474ca1d741655d4b1e61%7C0%7C0%7C638937091821190000%7CUnknown%7CTWFpbGZsb3d8eyJFbXB0eU1hcGkiOnRydWUsIlYiOiIwLjAuMDAwMCIsIlAiOiJXaW4zMiIsIkFOIjoiTWFpbCIsIldUIjoyfQ%3D%3D%7C0%7C%7C%7C&sdata=rMPGyzGf4TF86qbyH0KkVSs1OT4vClUaPxgeRHslhf0%3D&reserved=0
https://eur01.safelinks.protection.outlook.com/?url=https%3A%2F%2Fpmc.ncbi.nlm.nih.gov%2Farticles%2FPMC10938514&data=05%7C02%7C%7Cb33cc719b24f48bf4f7308ddf5e65533%7C677181082eb7474ca1d741655d4b1e61%7C0%7C0%7C638937091821228861%7CUnknown%7CTWFpbGZsb3d8eyJFbXB0eU1hcGkiOnRydWUsIlYiOiIwLjAuMDAwMCIsIlAiOiJXaW4zMiIsIkFOIjoiTWFpbCIsIldUIjoyfQ%3D%3D%7C0%7C%7C%7C&sdata=Cj2YBu0hYR5BXYr18%2FFsTeML%2FND34JOfnK8lIqTMGjI%3D&reserved=0
https://etj.bioscientifica.com/view/journals/etj/13/6/ETJ-24-0286.xml
https://www.egetis.com/mfn_news/european-commission-approves-egetis-emcitate-tiratricol-as-the-first-and-only-treatment-for-patients-with-mct8-deficiency/
https://www.egetis.com/mfn_news/european-commission-approves-egetis-emcitate-tiratricol-as-the-first-and-only-treatment-for-patients-with-mct8-deficiency/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/40549098/
https://www.medscape.com/viewarticle/emcitate-recommended-peripheral-thyrotoxicosis-ahds-2024a1000n4u?form=fpf
https://www.medscape.com/viewarticle/emcitate-recommended-peripheral-thyrotoxicosis-ahds-2024a1000n4u?form=fpf
https://www.ema.europa.eu/en/news/first-treatment-peripheral-thyrotoxicosis-patients-allan-herndon-dudley-syndrome
https://www.ema.europa.eu/en/news/first-treatment-peripheral-thyrotoxicosis-patients-allan-herndon-dudley-syndrome

