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Trientintetrahydroklorid (Cuprior) til behandling av Wilsons 
sykdom i pasienter ≥5 år som ikke tåler behandling med D-
penicillamin 
Type metode: Legemiddel 
Område: Mage og tarm; Nevrologi; Sjeldne diagnoser 
Virkestoffnavn: Trientintetrahydroklorid 
Handelsnavn: Cuprior 
ATC-kode: A16A 
MT-søker/-innehaver: GMP Orphan (1) 
Finansieringsansvar: Folketrygden (foreslått overført til spesialisthelsetjenesten i 2019) 

Status for bruk og godkjenning 
Tidsperspektiv markedsføringstillatelse (MT) i Norge:  
 
 
 
 
 
 
 
Metoden omfatter en ny markedsføringstillatelse av et kjent virkestoff. Metoden har innvilget MT i EU, men markedsføres p.t. 
ikke i Norge. Metoden er tilkjent orphan drug designation (legemiddel for en sjelden sykdom) (1). 
Beskrivelse av den nye metoden  
Trientintetrahydroklorid fikk innvilget europeisk MT i september 2017. Trientintetrahydroklorid fikk MT på bakgrunn av å være 
et såkalt «hybridlegemiddel», det vil si at det har samme virkestoff som et tidligere godkjent preparat, men med enkelte mindre 
forskjeller. I dette tilfellet var referanseproduktet trientindihydroklorid, som er en annen saltform og formulering av samme 
virkestoff (2). Trientindihydroklorid har hatt MT i Storbritannia siden 1985, og er for tiden under utredning av EMA for MT i hele 
EU. Trientintetrahydroklorid har ikke blitt markedsført i Norge siden det fikk innvilget MT. 
 
Trientintetrahydroklorid er godkjent til behandling av Wilsons sykdom i voksne, ungdom og barn ≥5 år som ikke tåler 
behandling med D-penicillamin. Trientintetrahydroklorid er et kobberkelaterende stoff, som eliminerer absorbert kobber fra 
kroppen primært ved å binde seg til kobber i blodet og danne et stabilt kompleks som skilles ut i urinen (3).  
 
Trientintetrahydroklorid er formulert som tabletter som administreres peroralt. 
Sykdomsbeskrivelse og pasientgrunnlag  
Wilsons sykdom, også kjent som hepatolentikulær degenerasjon, er en arvelig defekt i kobbermetabolismen. Pasientene har 
reduserte nivåer av det kobbertransporterende proteinet ceruloplasmin i blodet. Dette fører til opphopning av kobber spesielt i 
leveren, men også i nyre, hjerne og øyets hornhinne. Ubehandlet er tilstanden dødelig (4). 
 
Forekomsten av Wilsons sykdom er anslått til å være omtrent 1:30 000 (5). 
Dagens behandling  
Behandling av Wilsons sykdom tar sikte å redusere mengden kobber i blodet til pasienten for å forhindre at opphopning av 
kobber i ulike organer fører til komplikasjoner. Penicillamin er en kelator for toverdige kationer, deriblant kobber, som øker 
utskillelsen av kobber fra kroppen, og er vanligvis førstevalg ved behandling av Wilsons sykdom (4). Det er imidlertid ingen 
penicillaminpreparater med MT i Norge, så dette må forskrives på godkjenningsfritak. Trientinpreparater forskrevet på 
godkjenningsfritak kan også være et aktuelt alternativ. I enkelte tilfeller kan det være aktuelt med levertransplantasjon for å 
redusere nevrologiske symptomer (6). 
Status for dokumentasjon 
Metodevurderinger eller systematiske oversikter -norske 
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- Ingen relevante norske systematiske oversikter eller metodevurderinger identifisert. 
Metodevurdering eller systematiske oversikter –internasjonale 
Det foreligger flere relevante internasjonale systematiske oversikter (7-9). 
 
Det er identifisert én relevant pågående systematisk oversikt (10). 
Metodevarsler  
Det foreligger minst ett relevant internasjonalt metodevarsel (1). 
Klinisk forskning 
Ettersom dette var en hybrid-søknad er det noe mildere krav til dokumentasjon av klinisk effekt og sikkerhet enn for ordinære 
MT-søknader, da effekten antas å være tilsvarende som for referanseproduktet. Den eneste nye kliniske studien av effekt og 
sikkerhet som lå til grunn for innvilgelse av MT er vist i tabellen under:  

Populasjon 
(N =antall deltagere) 

Intervensjon Kontrollgruppe Utfallsmål Studienavn og 
nummer* (fase) 

Tidsperspektiv 
resultater  

Retrospektiv 
kohortestudie av 
pasienter med Wilsons 
sykdom som mottok 
monoterapi med 
trientin (enten 
tetrahydroklorid eller 
dihydroklorid) i minst 
12 måneder (N=43). 

Trientin-
tetrahydroklorid. 

Trientin-
dihydroklorid. 

Utprøvers 
vurdering av 
pasientens 
hepatiske og 
nevrologiske 
symtpomer. 

Studien er ikke 
identifisert på 
Clinicaltrials.gov, 
men er beskrevet i 
EPAR. 

Fullført august 
2014. 

*ClinicalTrials.gov Identifier www.clinicaltrials.gov 
Relevante vurderingselementer for en metodevurdering 

Klinisk effekt relativt til komparator ☒  

Sikkerhet relativt til komparator ☒  

Kostnader/ressursbruk  ☒  

Kostnadseffektivitet  ☒  

Organisatoriske konsekvenser  ☐  

Etikk ☐  

Juridiske konsekvenser ☐  

Annet ☐  
 

Hva slags metodevurdering kan være aktuell 
Hurtig metodevurdering ☒  

Fullstendig metodevurdering ☐  
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