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Administrerende direktgrer i de regionale helseforetakene

Knut Georg Hartviksen, observatgr fra de Regionale brukerutvalgene
Torbjgrn Akersveen, observatgr fra de Regionale brukerutvalgene
Bjgrn Guldvog, helsedirektgr — observatgr

Olav Slattebrekk, ass. helsedirektgr - vararepresentant til helsedirektgr

Kopi:

Fagdirektgrer i de regionale helseforetakene
Elisabeth Bryn, Statens legemiddelverk

Jan Frich, Folkehelseinstituttet

Asbjgrn Mack, Sykehusinnkjgp HF

Deres ref. Var ref.: Saksbehandler/dir.tlf.:
23/00030 Ellen Nilsen / 997 49 706

HELSE e VEST

Sted/Dato:
Oslo, 09. juni 2023

Mgte i Beslutningsforum for nye metoder 19. juni 2023 - Innkalling

Med dette innkalles til mgte i Beslutningsforum for nye metoder:

Mandag 19. juni 2023 klokka 09:00 - 10:30

Mgtested: Radisson Blu Airport Hotel Gardermoen / Teams

Vedlagt falger saksdokumenter til dette mgtet.

Saksdokumentene er unntatt offentlighet, jf. Off.loven § 14, fordi disse er a anse som
organinterne dokumenter fram til beslutningen er tatt. Etter at beslutningen er tatt, er
dokumentene offentlig med unntak av de opplysninger som er unntatt offentlighet med

hjemmel i lov.

Eventuelle forfall bes meldt til sekretariatet for nye metoder, ved Ellen Nilsen pa tlf. 997

49 706 eller mail ellen.nilsen@helse-sorost.no.
Vel mgtt.
Med vennlig hilsen

Inger Cathrine Bryne
administrerende direktgr

Vedlegg

Postadresse: Elektronisk adresse: Besoksadresse:
Helse Vest RHF post@helse-vest.no Nédlandskroken 11
Postboks 303 Forus www.helse-vest.no Stavanger

4066 Stavanger

Generell informasjon:
Sentralbord: 51 96 38 00
Org.nr: 983 658 725
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Mgtedato: 19.06.2023

Var ref.: Saksbehandler/dir.tlf.:
23/00030 Ellen Nilsen / 997 49 706

Sak 071-2023 Godkjenning av innkalling og saksliste

Beslutningsforum for nye metoder inviteres til a beslutte fglgende saksliste for mgte
den 19. juni 2023.

Saksnr. Sakstittel

Sak 071-2023 | Godkjenning av innkalling og saksliste

Sak 072-2023 | Godkjenning av protokoll fra mgte i Beslutningsforum for nye
metoder, den 22. mai 2023

Sak 073-2023 | ID2020_045 Genterapi ex-vivo med funksjonell kopi av genet for
arylsulfatase A (Libmeldy) til behandling av metakromatisk
leukodystrofi karakterisert ved biallelisk mutasjon i arysulfatase A
(ARSA) genet som leder til redusert ARSA enzymaktivitet hos barn
med sen-infantil eller tidlig juvenil form, uten klinisk manifesterte
symptomer, eller hos barn med tidlig juvenil form, med klinisk
manifesterte tidlige symptomer, som fremdeles kan ga uten
hjelpemidler og fgr kognitiv degenerasjon har begynt

Sak 074-2023 | ID2021_059 Korsettbehandling ved pectus carinatum

Sak 075-2023 | ID2020_008 Olaparib (Lynparza) som monoterapi til behandling
av metastatisk kastrasjonsresistent prostatakreft og BRCA 1/2
mutasjoner som har progrediert etter tidligere behandling som
inkluderte et nytt hormonlegemiddel

Sak 076-2023 | ID2021_107 Amivantamab (Rybrevant) til behandling av voksne
pasienter med metastatisk ikke-smacellet lungekreft (NSCLC) med
EGFR ekson 20 innsettingsmutasjon etter at platinabasert
behandling har mislyktes

Sak 077-2023 | ID2020_112 Nivolumab (Opdivo) i kombinasjon med ipilimumab
(Yervoy) til fgrstelinjebehandling av voksne pasienter med ikke-
resekterbar malignt pleuralt mesoteliom

Sak 078-2023 | ID2020_111 Tafasitamab (Minjuvi) i kombinasjon med
lenalidomid, etterfulgt av tafasitamab monoterapi, til behandling
hos voksne pasienter med residiverende eller refraktaert diffust
storcellet B-cellelymfom (DLBCL) som ikke er kandidater for
autolog stamcelletransplantasjon (ASCT)

Sak 079-2023 | ID2021_078 Sacituzumab govitecan (Trodelvy) som monoterapi til
behandling av voksne pasienter med inoperabel eller metastatisk
trippel-negativ brystkreft som har fatt to eller flere tidligere

Postadresse: Elektronisk adresse: Besoksadresse: Generell informasjon:
Helse Vest RHF post@helse-vest.no Nadlandskroken 11 Sentralbord: 51 96 38 00
Postboks 303 Forus www.helse-vest.no Stavanger Org.nr: 983 658 725

4066 Stavanger



systemiske behandlinger, hvorav minst én av dem for avansert
sykdom - revurdering

Sak 080-2023

[D2022_136 Upadacitinib (Rinvoq) til behandling av voksne
pasienter med moderat til alvorlig aktiv Crohns sykdom som har
hatt utilstrekkelig respons, mistet respons eller var intolerante
overfor enten konvensjonell behandling eller et biologisk
legemiddel

Sak 081-2023

[D2020_074 Cannabidiol (Epidyolex) som adjuvant behandling av
anfall i forbindelse med tubergs sklerose-kompleks (TSC) hos
pasienter som er 2 ar og eldre

Sak 082-2023

[D2018_115 Lomitapid (Lojuxta) til behandling av homozygot
familieer hyperkolesterolemi - ny pris

Sak 083-2023

[D2017_101 Emtricitabin/tenofovirdisoproksilfumarat (Truvada)
som pre-eksposisjonell profylakse (PrEP) mot hiv-1-infeksjon

Sak 084-2023

Nye metoder sin strategi. Til drgfting

Sak 085-2023

Eventuelt

Oslo, 09. juni 2023

Inger Cathrine Bryne
administrerende direktgr
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Mgtedato: 19.06.2023

Var ref.: Saksbehandler/dir.tlf.:
23/00030 Ellen Nilsen / 997 49 706

Sak 072- 2023 GodKkjenning av protokoll fra Beslutningsforum for
nye metoder 22. mai 2023

Vedlagt oversendes protokoll fra mgte i Beslutningsforum for nye metoder 22. mai 2023
til godkjenning.

Forslag til beslutning:

Protokoll fra mgte i Beslutningsforum for nye metoder 22. mai 2023 godkjennes.

Oslo, 09. juni 2023

Inger Cathrine Bryne
administrerende direktgr

Vedlegg: Protokoll fra Beslutningsforum for nye metoder 22. mai 2023

Postadresse: Elektronisk adresse: Besgksadresse: Generell informasjon:
Helse Vest RHF post@helse-vest.no Nadlandskroken 11 Sentralbord: 51 96 38
Postboks 303 Forus www.helse-vest.no Stavanger 00

4066 Stavanger Org.nr: 983 658 725
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Protokoll - (godkjent)

Var ref.:
23/00030

Mgtetype:
Mgtedato:
Mgtested:

Tilstede
Navn:
Inger Cathrine Bryne
Marit Lind
Terje Rootwelt
Stig A. Slgrdahl

Observatgrer:

Olav V. Slattebrekk
Knut Georg Hartviksen
Torbjgrn Akersveen

Sekretariatet:

Ellen Nilsen

Michael Vester

Mirjam Helene Pletanek
Klingenberg

Bisittere:

Geir Tollali

Bjgrn Egil Vikse
Ulrich Spreng
Bjorn Gustafsson
Elisabeth Bryn
Asbjgrn Mack
Karianne Johansen

Forfall
Navn:

Postadresse:

Helse Vest RHF
Postboks 303 Forus
4066 Stavanger

Saksbehandler/dir.tlf.:
Ellen Nilsen / 997 49 706

Beslutningsforum for nye metoder
22.mai 2023 klokka 09:00 - 10:30
Teams

adm. direktgr, Helse Vest RHF

konstituert adm. direktgr, Helse Nord RHF
adm. direktgr, Helse Sgr-@st RHF

adm. direktgr, Helse Midt-Norge RHF

Assisterende helsedirektgr (observatgr)
observatgr fra de Regionale brukerutvalgene
observatgr fra de Regionale brukerutvalgene

enhetsleder, Sekretariatet for nye metoder
spesialradgiver, Sekretariatet for nye metoder
kommunikasjonsradgiver, Helse Vest RHF

fagdirektgr, Helse Nord RHF
fagdirektgr, Helse Vest RHF
fagdirektgr, Helse Sgr-@st RHF
fagdirektgr, Helse Midt-Norge RHF
enhetsleder, Statens legemiddelverk
fagsjef, Sykehusinnkjgp HF
spesialradgiver, Helse Sgr-@st RHF

Bjgrn Guldvog, helsedirektgr (observatgr)
Jan Frich, omradedirektgr, Folkehelseinstituttet

Elektronisk adresse: Besgksadresse:
post@helse-vest.no Nadlandskroken 11
www.helse-vest.no Stavanger

Sted/Dato:
Oslo, 19.06.2023

HELSE e VEST

Generell informasjon:
Sentralbord: 51 96 38
00

Org.nr: 983 658 725



Sak 054-2023 Godkjenning av innkalling og saksliste

Beslutning
Innkalling og saksliste godkjennes.

Sak 055-2023 Godkjenning av protokoll fra Beslutningsforum for nye
metoder 24. april 2023

Beslutning:
Protokoll fra mgte i Beslutningsforum for nye metoder 24. april 2023 godkjennes.

Sak 056-2023 1D2019_096 Venetoklaks (Venclyxto) i kombinasjon
med rituksimab (VR) til behandling av voksne
pasienter med kronisk lymfatisk leukemi (KLL) som
tidligere har mottatt minst en behandling, spesifisert
til der tidligere behandling har vaert med BTK eller
BCL-2-hemmer

Beslutning:
Saken utsettes.

Sak 057-2023 1D2020_087 Venetoklaks (Venclyxto) i kombinasjon
med hypometylerende agens (HMA) til behandling av
voksne pasienter med nydiagnostisert akutt
myelogen leukemi (AML) som er uegnet for intensiv
kjemoterapi

Beslutning:
Saken utsettes.

Sak 058-2023 1D2021_096 Enfortumab vedotin (Padcev) som
monoterapi til behandling av voksne pasienter med
lokalavansert eller metastatisk urotelial kreft som
tidligere har fatt platinabasert kjemoterapi og en
programmert celledgd-protein-1- eller programmert
celledgd-ligand 1-hemmer

Beslutning:



Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang
prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

1. Enfortumab vedotin (Padcev) innfgres ikke som monoterapi til behandling av
voksne pasienter med lokalavansert eller metastatisk urotelial kreft som tidligere
har fatt platinabasert kjemoterapi og en programmert celledgd-protein-1- (PD-1)
eller programmert celledgd-ligand 1(PD-L1)-hemmer.

2. Deter ikke dokumentert at prisen pa legemidlet star i forhold til dokumentert
klinisk nytte.

3. Sykehusinnkjgp bes gjenoppta forhandlingene med leverandgr.

Sak 059-2023 1D2018_041 Dabrafenib (Tafinlar) og trametinib
(Mekinist) i kombinasjon til behandling av voksne
pasienter med avansert ikke-smacellet lungekreft
med en BRAF V600-mutasjon

Beslutning:
Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang

prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

1. Dabrafenib (Tafinlar) og trametinib (Mekinist) i kombinasjon innfgres til
behandling av voksne pasienter med avansert ikke-smacellet lungekreft med en

BRAF V600-mutasjon.

2. Det forutsetter at prisen er lik eller lavere enn den prisen som er grunnlaget for
denne beslutningen.

3. Behandlingen kan tas i bruk fra beslutningstidspunktet.



Sak 060-2023 1D2020_010 Durvalumab (Imfinzi) i kombinasjon
med etopsid og enten karboplatin eller cisplatin til
forstelinjebehandling av voksne med utbredt
smacellet lungekreft (SCLC-ED)

Beslutning:
Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang

prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

1. Durvalumab (Imfinzi) innfgres ikke i kombinasjon med etopsid og enten
karboplatin eller cisplatin til fgrstelinjebehandling av voksne med utbredt
smdcellet lungekreft (SCLC-ED)

2. Det er ikke dokumentert en klinisk nytte som star i forhold til prisen pa
legemidlet

3. Sykehusinnkjgp bes gjenoppta forhandlingene med leverandgr.

Sak 061-2023 1D2020_108 Pralsetinib (Gavreto) til behandling av
voksne pasienter med avansert RET- (REarranged
during Transfection) fusjonspositiv ikke-smacellet
lungekreft (NSCLC) som ikke tidligere har blitt
behandlet med en RET-hemmer - revurdering

Beslutning:
Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang

prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

1. Pralsetinib (Gavreto) innfgres til behandling av voksne pasienter med avansert
RET-fusjonspositiv ikke-smacellet lungekreft som ikke tidligere har blitt
behandlet med en RET-hemmer.



2. Det forutsetter at prisen er lik eller lavere enn den prisen som er grunnlaget for
denne beslutningen.

3. Behandlingen kan tas i bruk fra 01.07.2023, da ny pris kan gjelde fra denne
datoen.

Sak 062-2023 1D2021_021 Pitolisant (Wakix) til behandling av
narkolepsi med eller uten katapleksi hos voksne

Beslutning:
Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang

prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

Indikasjonen er utvidet under saksbehandlingen til ogsa a inkludere barn og ungdom og
beslutningen omfatter derfor bade voksne, ungdom og barn over 6 ar.

1. Pitolisant (Wakix) innfgres til behandling av narkolepsi med eller uten katapleksi
hos voksne, ungdom og barn fra 6 ar.

2. Det forutsetter at prisen er lik eller lavere enn den prisen som er grunnlaget for
denne beslutningen.

3. Behandlingen kan tas i bruk fra beslutningstidspunktet.

Sak 063-2023 1D2019_004 Angiotensin II (Giapreza) til behandling av
refraktaer hypotensjon hos voksne med septisk eller
andre typer distributive sjokk som forblir hypotensive
til tross for adekvat vaeskerestitusjon og
administrasjon av katekolaminer og andre
tilgjengelige behandlinger med vasopressorer

Beslutning:
Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang

prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av



beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

1. Angiotensin II (Giapreza) innfgres til behandling av refraktaer hypotensjon hos
voksne med septisk eller andre typer distributive sjokk som forblir hypotensive
til tross for adekvat veaeskerestitusjon og administrasjon av katekolaminer og
andre tilgjengelige behandlinger med vasopressorer.

2. Det forutsetter at prisen er lik eller lavere enn den prisen som er grunnlaget for
denne beslutningen.

3. Behandlingen kan tas i bruk fra 01.07.2023, da ny pris kan gjelde fra denne
datoen.

Sak 064-2023 [D2021_017 Mepolizumab (Nucala) som
tilleggsbehandling hos voksne pasienter som har
utilstrekkelig kontrollert hypereosinofilt syndrom
uten en identifiserbar ikke-hematologisk sekundaer
arsak

Beslutning:
Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang

prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

1. Mepolizumab (Nucala) innfgres som tilleggsbehandling hos voksne pasienter
som har utilstrekkelig kontrollert hypereosinofilt syndrom uten en identifiserbar
ikke-hematologisk sekundaer arsak.

2. Det forutsetter at prisen er lik eller lavere enn den prisen som er grunnlaget for
denne beslutningen.

3. Behandlingen kan tas i bruk fra beslutningstidspunktet.



Sak 065-2023 1ID2017_097 Ropeginterferon alfa-2b (Besremi) til
behandling av voksne med polycytemia vera uten
symptomatisk splenomegali

Beslutning:
Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang

prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

1. Ropeginterferon alfa-2b (Besremi) innfgres ikke til behandling av voksne med
polycytemia vera uten symptomatisk splenomegali.

2. Det er ikke dokumentert en klinisk nytte som star i forhold til prisen pa
legemidlet.

3. Sykehusinnkjgp bes gjenoppta forhandlingene med leverandgr.

Sak 066-2023 1D2021_080 Pembrolizumab (Keytruda) i kombinasjon
med lenvatinib (Lenvima) til behandling av voksne
pasienter med avansert eller tilbakevendende
endometriekarsinom, som har sykdomsprogresjon
under eller etter tidligere behandling med
platinabasert kjemoterapi og som ikke er kandidater
for kurativ Kirurgi eller straling - ny pris

Beslutning:
Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang

prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

1. Pembrolizumab (Keytruda) i kombinasjon med lenvatinib (Lenvima) innfgres
ikke til behandling av voksne pasienter med avansert eller tilbakevendende
endometriekarsinom, som har sykdomsprogresjon under eller etter tidligere
behandling med platinabasert kjemoterapi og som ikke er kandidater for kurativ
kirurgi eller straling.



2. Prisen pa kombinasjonsbehandlingen er for hgy i forhold til dokumentert klinisk

nytte.

3. Sykehusinnkjgp bes gjenoppta forhandlingene med leverandgr.

Sak 067-2023 1D2021_100 Eptinezumab (Vyepti) som profylakse mot
migrene hos voksne som har minst 4 migrenedager
per maned - revurdering

Beslutning:

Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang
prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

1. Eptinezumab (Vyepti) innfgres til behandling av voksne pasienter med kronisk
migrene med fglgende vilkar:

¢ Kronisk migrene: minst 15 hodepinedager hver maned, hvorav minst 8 dager er
migrenedager, over en periode pd mer enn 3 maneder
e Hvis legen opplyser at pasienten har hatt medikamentoverforbrukshodepine
(MOH), skal det dokumenteres i journal at det er gjennomfgrt
medikamentavvenning
e Behandlingen kan kun forskrives av spesialist i nevrologi ved offentlig sykehus
e Krav til tidligere behandling:
o Forebyggende behandling fra minst tre legemiddelklasser skal veere
forsgkt, se aktuelle legemiddelklasser nedenfor
o Tidligere behandling med minst to subkutane CGRP-hemmere skal vaere
forsgkt enten:
= erenumab (Aimovig), fremanezumab (Ajovy) eller galkanezumab
(Emgality)

* Forebyggende behandling skal veere forsgkt. Legemidlene ma omfattes av listen
under, og veere fra minst tre av de aktuelle legemiddelklassene. Det

kan bare gjgre unntak hvis det er tungtveiende medisinske hensyn til at minst tre
ikke kan forspkes. Legen ma da ta stilling til og begrunne minst ett legemiddel fra
alle dtte legemiddelklassene under.

Aktuelle legemiddelklasser:

o Betablokker med ATC-kode C07AB02 (metoprolol), C07ABO3 (atenolol)
eller C07AA0Q5 (propranolol)

o Antiepileptika med ATC-kode NO3AGO1 (valproat) eller NO3AX11
(topiramat)

o Angiotensin [I-reseptorantagonist med ATC-kode CO9CAO06 eller
CO9DAO06 (kandesartan)



ACE-hemmer med ATC-kode C09AAQ3 eller CO9BAO3 (lisinopril)
Kalsiumkanalblokker med ATC-kode N07CAO03 (flunarizin)
Antidepressiva med ATC-kode NO6AAO9 (amitriptylin) eller NO6AX16
(venlafaksin)

Sentraltvirkende antiadrenergikum med ATC-kode NO2CX02 eller
C02ACO01 (Klonidin)

Perifert virkende muskelrelakserende med ATC-kode MO03AX01
(botulinumtoksin A)

Behandlingen skal dokumenteres i hodepinedagbok og evalueres etter 12 uker.
Pasienter som ikke opplever effekt, skal ikke lenger ha behandlingen.

2. Det forutsetter at prisen er lik eller lavere enn den prisen som er grunnlaget for
denne beslutningen.

3. Behandlingen kan tas i bruk fra 01.07.2023, da ny pris kan gjelde fra denne datoen.

Sak 068-2023 ID2015_010 Ibrutinib (Imbruvica) til behandling av

Beslutning:

Waldenstroms makroglobulinemi - ny pris

ID2019_016 Ibrutinib (Imbruvica) i kombinasjon med
rituksimab til behandling av Waldenstroms
makroglobulinemi - ny pris

ID2016_002 Ibrutinib (Imbruvica) som monoterapi
eller i kombinasjon med antiCD20-antistoff til
behandling av eldre, svakere pasienter uten 17p-
delesjon/TP53-mutasjon, med tidligere ubehandlet
kronisk lymfatisk leukemi (KLL)- ny pris

ID2020_033 Ibrutinib (Imbruvica) til behandling av
kronisk lymfatisk leukemi (KLL) hos tidligere
ubehandlede pasienter med del (11q22) mutasjon- ny
pris

ID2014_001 Ibrutinib (Imbruvica) til behandling av
voksne pasienter med residiverende eller refrakteer
mantelcellelymfom (MCL)- ny pris



Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang
prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,

kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

1. Ibrutinib (Imbruvica) innfgres ikke

. som monoterapi til behandling av Waldenstroms makroglobulinemi

. som kombinasjon med rituksimab til behandling av Waldenstréms
makroglobulinemi

. som monoterapi eller i kombinasjon med anti-CD20 til behandling av

eldre, svakere pasienter uten 17p-delesjon/TP53 mutasjon/11q-
delesjon med tidligere ubehandlet kronisk lymfatisk leukemi (KLL)

. som monoterapi eller i kombinasjon med anti-CD20-antistoff til
fgrstelinjebehandling ved ubehandlet kronisk lymfatisk leukemi (KLL)
til pasienter med del (11922) mutasjon

. til behandling av voksne pasienter med residiverende eller refraktaer
mantelcellelymfom

2. Betingelsene i nytt pristilbud aksepteres ikke.

3. Prisen pa legemiddelet er for hgy i forhold til den dokumenterte kliniske nytten
hos en eller flere av disse aktuelle pasientgruppene.

4. Sykehusinnkjgp bes gjenoppta forhandlingene med leverandgr.

Sak 069-2023 1D2023_063 - 071 Legemidler til behandling av sjeldne
sykdommer overfgrt fra folketrygden til RHF-
finansiering

Beslutning:
Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang

prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.



1. Trientindihydroklorid (Trientine Tillomed) innfgres til behandling av Wilsons
sykdom hos voksne, ungdom og barn >5 ar som ikke taler D-
penicillaminbehandling.

Hydrokortison (Lilinorm) innfgres til behandling av pasienter med
binyrebarkinsuffisiens som ikke kan fa forskrevet hydrokortison med modifisert
frisetting, eller som krever ekstra hormoner fra binyrebarken pa grunn av stress
eller ekstra anstrengelse.

Interferon gamma (Imukin) innfgres ved kronisk granulomatgs sykdom (CGD).
Riluzol mikstur innfgres ved amyotrofisk lateralsklerose (ALS).

Metyrapon (Metycor) innfgres som diagnostisk test av ACTH-mangel og ved
differensialdiagnostisering av ACTH-avhengig Cushings syndrom og til
behandling av pasienter med endogent Cushings syndrom.

Sapropterin (Kuvan og generika) innfgres til behandling av hyperfenylalaninemi
(HPA) hos voksne og barn i alle aldre med fenylketonuri (PKU) som har vist
respons pa slik behandling, og for behandling av hyperfenylalaninemi (HPA) hos
voksne og barn i alle aldre med mangel pa tetrahydrobiopterin (BH4) som har
vist respons pa slik behandling.

I[katibant (Firazyr og generika) innfgres til symptomatisk behandling av akutte
anfall av hereditert angiogdem (HAE) hos voksne, ungdom og barn >2 ar med

mangel pa C1-esteraseinhibitor.

Pirfenidon (Esbriet og generika) innfgres til behandling av idiopatisk
lungefibrose (ILF) hos voksne.

Tolvaptan (Jinarc og generika) innfgres til & bremse utvikling av cyster og
nyreinsuffisiens hos voksne med autosomal dominant polycystisk nyresykdom

(ADPKD). Behandling initieres ved kronisk nyresykdom (CKD) stadium 1-4 hos
pasienter med tegn pa raskt progredierende sykdom.

2. Det forutsettes samme prisniva som den prisen som er grunnlaget for
beslutningene.

3. Behandlingene kan tas i bruk fra beslutningstidspunktet.

Sak 070-2023 Eventuelt

Kort orientering om status.



Oslo 19. juni 2023

Inger Cathrine Bryne
Helse Vest RHF

Stig A. Slgrdahl
Helse Midt-Norge RHF

Terje Rootwelt
Helse Sgr-@st RHF

Marit Lind
Helse Nord RHF
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Sak 073 -2023 ID2020_045 Genterapi ex-vivo med funksjonell kopi
av genet for arylsulfatase A (Libmeldy) til behandling
av metakromatisk leukodystrofi karakterisert ved
biallelisk mutasjon i arysulfatase A (ARSA) genet som
leder til redusert ARSA enzymaktivitet hos barn med
sen-infantil eller tidlig juvenil form, uten klinisk
manifesterte symptomer, eller hos barn med tidlig
juvenil form, med Kklinisk manifesterte tidlige
symptomer, som fremdeles kan ga uten hjelpemidler

og fer kognitiv degenerasjon har begynt
Saksdokumentene er unntatt offentlighet, jf. Off.loven § 14.

Dette saksgrunnlaget er unntatt offentlighet fordi det er G anse som et organinternt dokument
fram til beslutningen er tatt. Etter at beslutningen er tatt, er dokumentene offentlig med unntak av
de opplysninger som er unntatt offentlighet med hjemmel i lov.

Formal

Vedlagt oversendes sak angaende ID2020 045 Genterapi ex-vivo med funksjonell kopi av
genet for arylsulfatase A (Libmeldy) til behandling av metakromatisk leukodystrofi
karakterisert ved biallelisk mutasjon i arysulfatase A (ARSA) genet som leder til redusert
ARSA enzymaktivitet hos barn med sen-infantil eller tidlig juvenil form, uten klinisk
manifesterte symptomer, eller hos barn med tidlig juvenil form, med klinisk manifesterte
tidlige symptomer, som fremdeles kan gad uten hjelpemidler og for kognitiv degenerasjon har
begynt.

Fagdirektgrene har gitt fglgende anbefaling:

Beslutningen som er fattet av Beslutningsforum for nye metoder er resultat av en lang
prosess og en grundig vurdering av de menneskelige konsekvenser som fglger bade av
beslutning om innfgring sa vel som beslutning om ikke a innfgre en metode for
utredning, behandling og/eller prosedyre/organisering.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder om pasientsikkerhet,
kostnadseffektivitet, pris, biotilsvarende medikamenter/generika, overlevelsestall m. m)
som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen kunne vurderes pa nytt.

Postadresse: Elektronisk adresse: Besoksadresse: Generell informasjon:
Helse Vest RHF post@helse-vest.no Nédlandskroken 11 Sentralbord: 51 96 38 00
Postboks 303 Forus www.helse-vest.no Stavanger Org.nr: 983 658 725

4066 Stavanger



1. Genterapi ex-vivo med funksjonell kopi av genet for arylsulfatase A, atidarsagene
autotemcel (Libmeldy) innfgres til behandling av metakromatisk leukodystrofi (MLD)
som kjennetegnes med bialleliske mutasjoner i arylsulfataase A-genet (ARSA) som leder
til redusert ARSA-ensymaktivitet hos:

e barn med sen-infantil form som ikke har begynt a utvikle symptomer

e barn med tidlig-juvenil form, som ikke har begynt d utvikle symptomer

e barn med tidlig-juvenil form, med tidlige kliniske manifestasjoner av sykdommen,
men som fremdeles kan ga uten hjelpemidler og hvor kognitiv degenerasjon ikke
har begynt

2. Sykdommens er svert alvorlig og sveert sjelden. Det vil vaere svert fa aktuelle pasienter
per ar som vil kunne vaere aktuelle for behandlingen, derfor sentraliseres behandlingen til
et senter i Norden, i henhold til avtale.

3. Oppstart av behandling med atidarsagene autotemcel (Libmeldy) skal gjgres i henhold til
avtalt behandlingsprosedyre mellom Oslo Universitetssykehus HF (OUS) og aktuelt
behandlingssenter i Norden, Sverige.

4. Detvil veere viktig a fa etablert nyfgdtscreening for metakromatisk leukodystrofi, dersom
Libmeldy besluttes innfgrt.

5. Det forutsetter at prisen er lik eller lavere enn den prisen som er knyttet til avtalen og
grunnlaget for denne beslutningen.

Oslo, 09.06. 2023

Inger Cathrine Bryne
administrerende direktgr

Vedlegg: Notat angdende /D2020 045 Genterapi ex-vivo med funksjonell kopi av genet for
arylsulfatase A (Libmeldy) til behandling av metakromatisk leukodystrofi karakterisert ved
biallelisk mutasjon i arysulfatase A (ARSA) genet som leder til redusert ARSA enzymaktivitet
hos barn med sen-infantil eller tidlig juvenil form, uten klinisk manifesterte symptomer, eller
hos barn med tidlig juvenil form, med klinisk manifesterte tidlige symptomer, som fremdeles
kan gd uten hjelpemidler og for kognitiv degenerasjon har begynt.



HELSE e VEST

Notat

Til:  Administrerende direktgr Inger Cathrine Bryne
Fra: Fagdirektgr Bjgrn Egil Vikse

Dato: 07.06.2023

Saksdokumentene er unntatt offentlighet, jf. Off.loven §§ 14 og 23,1

Saksdokumentenes opplysninger om pris er unntatt offentlighet, jf. offl. § 13 jf. fvl. § 13,
1.ledd nr. 2

ID2020_045 Genterapi ex-vivo med funksjonell kopi av genet for arylsulfatase A
(Libmeldy) til behandling av metakromatisk leukodystrofi karakterisert ved
biallelisk mutasjon i arysulfatase A (ARSA) genet som leder til redusert ARSA
enzymaktivitet hos barn med sen-infantil eller tidlig juvenil form, uten klinisk
manifesterte symptomer, eller hos barn med tidlig juvenil form, med klinisk
manifesterte tidlige symptomer, som fremdeles kan ga uten hjelpemidler og fgr
kognitiv degenerasjon har begynt

Fagdirektgrene har gjort en vurdering med bakgrunn i prinsippene Stortinget sluttet seg til ved
behandling av prioriteringsmeldingen, styresakene om nasjonalt system for innfgring av nye
metoder i spesialisthelsetjenesten, metodevurderingen utfgrt av Legemiddelverket og notat fra
Sykehusinnkjgp HF.

Anbefaling fra fagdirektgrene

Fagdirektgrene anbefaler at genterapi ex-vivo med funksjonell kopi av genet for arylsulfatase A,
atidarsagene autotemcel (Libmeldy) innfgres til behandling av metakromatisk leukodystrofi
(MLD) som kjennetegnes med bialleliske mutasjoner i arylsulfataase A-genet (ARSA) som leder til
redusert ARSA-ensymaktivitet hos:

* barn med sen-infantil form som ikke har begynt a utvikle symptomer

e barn med tidlig-juvenil form, som ikke har begynt a utvikle symptomer

e barn med tidlig-juvenil form, med tidlige kliniske manifestasjoner av sykdommen, men
som fremdeles kan ga uten hjelpemidler og hvor kognitiv degenerasjon ikke har begynt

Sykdommens er svert alvorlig og svert sjelden. Det vil vaere svaert fa aktuelle pasienter per ar
som vil kunne veere aktuelle for behandlingen, derfor sentraliseres behandlingen til et senter i
Norden, i henhold til avtale.

Postadresse: Elektronisk adresse: Besgksadresse: Generell informasjon:
Helse Vest RHF post@helse-vest.no Nadlandskroken 11 Sentralbord: 51 96 38
Postboks 303 Forus www.helse-vest.no Stavanger 00

4066 Stavanger Org.nr: 983 658 725
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Oppstart av behandling med atidarsagene autotemcel (Libmeldy) skal gjgres i henhold til avtalt
behandlingsprosedyre mellom Oslo Universitetssykehus HF (OUS) og aktuelt behandlingssenter i
Norden, Sverige.

Det vil veere viktig 4 fa etablert nyfgdtscreening for metakromatisk leukodystrofi, dersom
Libmeldy besluttes innfgrt.

Det forutsetter at prisen er lik eller lavere enn den prisen som er knyttet til avtalen og grunnlaget
for denne beslutningen.

Dersom det tilkommer nye opplysninger (herunder pasientsikkerhet, kostnadseffektivitet, pris,
biotilsvarende/generika, overlevelsestall m. m.) som endrer resultatet vesentlig, vil beslutningen
kunne vurderes pa nytt.

Bakgrunn

Saken gjelder vurdering av et nytt legemiddel. Statens legemiddelverk (Legemiddelverket) har i
henhold til bestilling for ID2020_045 gjennomfgrt en hurtig metodevurdering med en kostnad-
nytte-vurdering (C) av genterapi ex-vivo med funksjonell kopi av genet for arylsulfatase A
(Libmeldy) til behandling av metakromatisk leukodystrofi karakterisert ved biallelisk mutasjon i
arysulfatase A (ARSA) genet som leder til redusert ARSA-enzymaktivitet.

Det er gjennomfgrt en felles metodevurdering gjennom FINOSE, et samarbeid mellom det finske
legemiddelverket (FIMEA), Legemiddelverket i Norge og det svenske Tandvards- och
lakemeldesformansverket (TLV). I tillegg har Legemiddelverket i Norge utarbeidet en norsk del.
Metodevurderingen har sett pd de tre undergruppene av affiserte barn som er innenfor
markedsfgringstillatelsen til Libmeldy, i henhold til godkjent preparatomtale. Vurderingen tar
utgangspunkt i dokumentasjon fra firma, Orchard Therapeutics.

Saken har veert til orientering i Beslutningsforum 26.4.2021, sak 049B-2021: Initiativ om felles
nordisk forhandling for legemiddelet Libmeldy til behandling av metakromatisk leukodystrofi
karakterisert ved biallelisk mutasjon i arysulfatase A (ARSA) genet som leder til redusert ARSA
enzymaktivitet hos barn. Beslutningsforum ble 26.06.2022 sak 085-2022 ytterligere oppdatert pa
status pa forhandlingene: Forhandlinger for Genterapi ex-vivo med funksjonell kopi av genet for
arylsulfatase A (Libmeldy) til behandling av metakromatisk leukodystrofi.

Sykehusinnkjgp har i henhold til bestillingen arbeidet videre med avtalen og utarbeidet et
prisnotat.

Det har veert dialog med fagmiljg ved Oslo Universitetssykehus HF for a avklare behov for
faginnspill, behov for d etablere behandlingsprosedyre med aktuelt behandlingssenter i Norden,
(Sverige), samt sgknad om utvidelse/endring av nyfgdtscreeningprogrammet til & omfatte MLD.

For a sikre lik handtering i Sverige vil NT-radet (Nationellt ordnat inférande av nya lakemedel)
opprette et nasjonalt behandlingsrad med representanter fra helseregionene og medisinske
eksperter. Behandlingsradet skal vurdere nar behandling med Libmeldy er egnet og vil fungere
som stgtte til behandlende og ansvarlige leger. Det er invitert inn en norsk fagekspert for a delta
i dette behandlingsradet, for a sikre nordisk representasjon.

Det legges her frem en vurdering og anbefaling fra de regionale fagdirektgrene. Se vedlagte logg
for tidsbruk.
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Fra Legemiddelverkets metodevurdering og FINOSE rapport

Om sykdommen

Metakromatisk leukodystrofi (MLD) er en sveert sjelden og svaert alvorlig arvelig sykdom som gir
tap av fysiske ferdigheter og mental evne. Pasienter med MLD har en feil i genet som lager
enzymet arylsulfatase A (ARSA). Mangel pa ARSA-enzymet fgrer til at toksiske mengder med
sulfatider hoper seg opp i hjernen og nervesystemet, og forarsaker skade. Opphopningen
medfgrer et progressivt tap av motoriske funksjoner og kognitive evner, etterfulgt av tidlig dgd.
MLD deles normalt inn i tre former basert pa genotype og ARSA-aktivitet, og er korrelert med i
hvilken alder symptomer oppstar:

1. sen-infantil MLD (late-infantil MLD) - symptom debut far 30 mdneders alder

2. juvenil MLD (juvenile MLD) - tidlig juvenil, symptom debut mellom 30 mdneder og 6 drs alder,
sen juvenil symptom debut mellom 7 og 16 dr

3. voksen MLD (adult MLD) - symptom debut 17 dr og eldre

Libmeldy er kun godkjent til barn, og metodevurderingen har derfor kun sett pa de
pasientgruppene som er innenfor markedsfgringstillatelsen (dvs. gruppe 1 og 2 ovenfor).
Metodevurderingen inndeler disse videre inn med hensyn til om de har begynt & utvikle kliniske
symptomer pa sykdom. Dette er ogsa i trad med det godkjente bruksomradet for Libmeldy. De
vurderte gruppene er:

1. Barn med sen-infantil form (late-infantil MLD), som ikke har begynt & utvikle symptomer
(pre-sympotomatisk sen-infantil PS-LI)

2a. Barn med tidlig-juvenil form, som ikke har begynt a utvikle symptomer (juvenile MLD) (pre
symptomatisk tidlig juvenil PS-EJ)

2b. Barn med tidlig-juvenil form, med tidlige kliniske manifestasjoner av sykdommen, men
som fremdeles kan ga uten hjelpemidler og hvor kognitiv degenerasjon ikke har begynt (tidlig
symptomatisk tidlig juvenil, benevnt videre som ES-EJ)

Alvorlighet og prognosetap
MLD er en sveert sjelden og sveert alvorlig sykdom, avhengig av type MLD. Ved sen-infantil type

(PS-LI) far barnet symptomeri 1-2 ars alderen og ved tidlig juvenil type (PS-E]J og ES-E]J) kommer
symptomene fgr 7 ars alder. Ved begge formene vil fysiske ferdigheter og mental evne svekkes
over tid. Den sen-infantile typen PS-LI er den vanligste, den mest alvorlige og med raskest
sykdomsforlgp. Forventet levealder varierer, men ligger omtrent mellom 7-12 ar ved sen-infantil
(PS-LI) type. I Norge ser det ut til at pasientene levere noe lengre, muligens grunnet god
stgttebehandling. Beregning av alvorlighetsgrad er beheftet med stor grad av usikkerhet.
Beregningene er gjort i innsendt modell fra Orchard, med forutsetningene i FINOSE sine
scenarioer. Ut ifra tilgjengelige kilder om dagens behandling tilsier dette et absolutt prognosetap
pa mellom 62-69 QALYs.

Pasientgrunnlag i Norge
Det er estimert at MLD har en forekomst pa verdensbasis pa 1 av 40 000 til 1 av 160 000. Ifglge

Frambu kompetansesenter for sjeldne diagnoser (Frambu) er det vanskelig a si noe eksakt om
forekomsten, men internasjonale prevalenstall anslar at det i gjennomsnitt kan fgdes 1 barn arlig
med MLD i Norge. Dette bekreftes fra norske kliniske eksperter Legemiddelverket har snakket
med i lgpet av metodevurderingen, der en av disse beskriver at omtrent 15 pasienter lever med
MLD i Norge i dag. Dette omfatter alle tre former av MLD.

Confidential, Nilsen, Ellen, 08.08.2023 12:37:27


https://nyemetoder.no/Documents/Rapporter/ID2020_045_Libmeldy_metakromatisk%20leukodystrofi%20-%20norsk%20del%20-%20hurtig%20metodevurdering%20offentlig%20versjon%20versjon.pdf
ttps://nyemetoder.no/Documents/Rapporter/ID2020_045_Libmeldy_metakromatisk%20leukodystrofi%20-%20FINOSE%20del%20-%20hurtig%20metodevurdering%20offentlig%20versjon.pdf

Ifglge Frambu og internasjonale publikasjoner antas det at PS-LI-pasientene utgjgr litt over
halvparten av totalpopulasjonen med MLD, og med en jevn fordeling av den resterende andelen
mellom juvenil- og voksenpopulasjonen Dette stemmer godt overens med fordelingen av type
MLD for de identifiserte pasientene i Norge.

Legemiddelverket skriver at det vil «<muligens vare 0,8 pasienter drlig til 1 pasient hvert andre dr i
Norge som er innenfor indikasjonen til Libmeldy. Tallet kan vare opptil 1,5 hvert andre dr, dersom
de tidlig-symptomatiske pasientene diagnostiseres fgr de har mistet evnen til G gd, og kognitiv
degenerasjon ennd ikke har oppstdtty. (....) «Oppsummert vil Libmeldy, ved fraveaeret av
systematisk/tidlig screening, primaert veere aktuell for barn i familier hvor eldre sgsken er
diagnostisert med sykdommen.»

Diagnostikk:
Diagnose starter oftest lokalt i distrikt- og lokalsykehus, hvor pasienten deretter blir henvist til

regional- eller universitetssykehus. Etter at symptomene begynner & vise seg og blir gjenkjent vil
diagnosen normalt bli satt noen maneder etter fgrste henvisning til barnelegen. Sikker diagnose
stilles pa bakgrunn av en kombinasjon av biokjemiske analyser og genetiske tester. Tidlig- og
presymtomatisk diagnose er i dag kun mulig for barn i familier hvor eldre sgsken er diagnostisert
med sykdommen. [ Norge er det per i dag ikke innfgrt nasjonalt program for nyfgdtscreening for
MLD.

[ klinisk praksis vil det veere utfordrende & identifisere og diagnostisere aktuelle pasienter tidsnok
til at de kan behandles med Libmeldy. Behandlingen ma helst gis fgr barnet har utviklet tegn eller
symptomer pa sykdommen, men kan ogsa gis til barn med tidlige symptomer hvis symptomene
ikke utvikler seg raskt. Uten systematisk/tidlig screening vil en pre-symptomatisk diagnose for
pasientgruppene PS-LI og PS-EJ, i dag kun veere mulig for barn i familier hvor eldre sgsken er
diagnostisert med sykdommen. Selv om indikasjonen ogsd omfatter tidlig symptomatiske
pasienter (ES-E]), er sykdomsbildet preget av rask progresjon, noe som kan innebaere at pasienter
pa veien til en fastsatt diagnose allerede vil kunne ha progrediert forbi det smale
behandlingsvinduet.

Med dette som utgangspunkt er det svert krevende a estimere antall aktuelle pasienter i Norge.
Antallet kan vaere i omradet 1 barn hvert femte til hvert femtende ar. Anslaget er svert usikkert
siden det ikke er kjent hvor ofte MLD opptrer hos familier hvor ett barn allerede har fatt diagnose.
Under arbeidet med metodevurderingen fikk Legemiddelverket innspill pa at det muligens kunne
vaere _ aktuell for behandling med Libmeldy.

Dagens behandling i norsk Kklinisk praksis

Alle former for MLD blir i dag behandlet med dagens beste stgttebehandling, da ingen
sykdomskorrigerende behandling er tilgjengelig. Stgttebehandlingen er en multidisiplineer
tilneerming med spesiell oppmerksomhet knyttet til fysioterapi, spastisitet, ernzering, tale og
smerte, samt fokus pad den mentale helsen til pasienter og pargrende med leukodystrofier.
Behandlingen av pasientgruppen er ikke sentralisert, begrunnet med mangel pa
sykdomskorrigerende behandling. P4 bakgrunn av det sveert lave pasientantallet, mangel pa
kausal behandling og stor geografisk spredning, er det opparbeidet begrenset erfaring med
sykdommer som MLD blant barneleger generelt i Norge.

Innfgring av nyfagdtscreening

Tidlig/systematisk screening med pafglgende pre-symptomatisk behandling ansees som det
viktigste tiltaket for & unnga varig tap av motoriske og kognitive evner, dersom Libmeldy besluttes
innfart.

Nyfgdtscreeningen er organisert som en nasjonal tjeneste i spesialisthelsetjenesten. Etablering og
drift av nasjonale tjenester er regulert i egen forskrift og veileder. Nyfgdtscreeningprogrammet
er seerskilt regulert gjennom bioteknologiloven og forskrift om genetisk masseundersgkelse av
nyfgdte. Forskriften gjgr unntak fra krav i bioteknologiloven som vanligvis gjelder for
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presymptomatiske genetiske undersgkelser, f.eks. krav om skriftlig samtykke og genetisk
veiledning. Hvilke sykdommer nyfgdte screenes for, er regulert i forskriften, og eventuell
utvidelse av tilbudet til testing for flere tilstander kan bare gjgres etter en forskriftsendring.
Beslutning om utvidelse av nyfgdtscreeningprogrammet til 4 omfatte testing for flere sykdommer
tas av regjeringen gjennom behandling av forskriftsendring av Forskrift om genetisk
masseundersgkelse av nyfgdte.

Helse Sgr-@st RHF v/Nasjonal behandlingstjeneste for screening av nyfgdte og avansert
laboratoriediagnostikk ved medfgdte stoffskiftesykdommer, Oslo universitetssykehus HF har
orientert om at de arbeider med en sgknad til Helsedirektoratet om utvidelse/endring av
nyfgdtscreeningprogrammet til & omfatte MLD.

Behandling med aktuelt legemiddel

Libmeldy er en genterapi som inneholder en autolog CD34*-celle beriket populasjon som er laget
spesielt for barnet fra barnets egne hematopoetiske stamceller (HSC). Stamceller samles inn fra
barnets benmarg eller blod, og i et laboratorium blir det satt inn et fungerende gen som kan lage
ARSA i cellene. Nar barnet far Libmeldy, som er laget av disse endrede cellene, vil cellene begynne
a lage ARSA som kan bryte ned sulfatidene i nervecellene og andre celler i barnets kropp. Dette
kan bremse utviklingen av sykdommen. Libmeldy er en engangsbehandling.

Indikasjon
Libmeldy er indisert for behandling av metakromatisk leukodystrofi (MLD) som kjennetegnes av

bialleliske mutasjoner i arylsulfatase A (ARSA)-genet som fgrer til en reduksjon av ARSA-

enzymaktivitet:

e hos barn med sene infantile eller tidlige juvenile former, uten kliniske manifestasjoner av
sykdommen.

e hos barn med den tidlige juvenile formen, med tidlige kliniske manifestasjoner av sykdommen,
som fortsatt har evne til d ga selvstendig og for starten av kognitiv svikt.

Virkningsmekanisme
Libmeldy (atidarsagene autotemcel) er en ex vivo genetisk modifisert autolog CD34+

hematopoietisk stam- og progenitorcelle (HSPC) genterapi. Autologe CD34+ HSPC-er samles inn
fra pasientens benmarg (BM)-hgsting eller fra mobilisert perifert blod (mPB) og blir transdusert
med en lentiviral vektor (ARSA LVV), som setter inn én eller flere kopier av den humane ARSA
komplementaere deoksyribonukleinsyren (cDNA) i cellens genom, slik at genetisk modifiserte
celler blir i stand til 3 uttrykke det funksjonelle ARSA-enzymet.

Dosering
Libmeldy skal kun administreres én gang. Dosen er definert basert pa pasientens vekt pa

infusjonstidspunktet. Behandlingen bestar av en enkelt dose for infusjon som inneholder en
dispersjon av levedyktige CD34*-celler i en eller flere infusjonsposer. Minimum anbefalt dose av
Libmeldy er 3 x 106CD34* celler/kg kroppsvekt.
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Bivirkninger

Behandling med Libmeldy blir innledet med HSCT gjennom benmarghgsting eller perifer
blodmobilisering og myeloablativ kondisjonering (fortrinnsvis med busulfan). De vanligste
bivirkningene (=21/10) forbundet med kondisjoneringsregime i studiene for Libmeldy var
ngytropeni feber, ngytropeni, metabolsk acidose, oppkast, stomatitt, ovariesvikt, forstgrret lever
og venookklusiv leversykdom. Bivirkninger direkte forbundet med Libmeldy var tilstedevaerelse
av anti-ARSA-antistoffer (AAA). Alle pasientene i studien (100%) opplevde minst en bivirkning av
grad 3 eller hgyere, og bivirkningene var som oftest pa grunn av kondisjoneringsregimet. Pa
bakgrunn av kort oppfglgingstid og det lave pasientantallet i de kliniske studiene har risikoen for
sjeldne bivirkninger og langtidsbivirkninger ikke ngdvendigvis blitt fanget opp. Dette blir ogsa
trukket fram av klinikere Legemiddelverket har konferert med, som forteller at en maksimal
eksponeringstid med Libmeldy pa 7,5 ar vil kunne vzere for kort til 4 fange opp
bivirkninger/ugnskede hendelser. For utfyllende informasjon, henvises det til preparatomtalen
for Libmeldy.

Administrasjon og behandling med Libmeldy - Behandling i utlandet

Libmeldy skal administreres pa et kvalifisert behandlingssenter med erfaring i hematopoietisk
stamcelletransplantasjon (HSCT) og kvalifisert for administrasjon og handtering av pasienter
behandlet med legemidlet.

Sykehusinnkjgp viser til orienteringssak i Beslutningsforum 21.4.2021, sak 049B-2021, om Sak
90-21 i Interregionalt fagdirektgrmgte 8. april 2021: «Initiativ om felles nordisk forhandling for
legemiddelet Libmeldy til behandling av metakromatisk leukodystrofi karakterisert ved biallelisk
mutasjon i arysulfatase A (ARSA) genet som leder til redusert ARSA enzymaktivitet hos barn».
Gjennom den felles nordiske forhandlingen har det blitt dpnet for et nordisk behandlingssenter,
dette er lagt til Skanes universitetssykehus, Lund (Sverige).

Effektdokumentasjon fra Legemiddelverkets notat
Dokumentasjonen av effekt og sikkerhet for Libmeldy til behandlingen av pasienter med PS-LI-,
PS-EJ- og ES-E] er basert pa to en-armede studier (fase I/II og fase II) og ulike tilgangsprogram
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