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Folketingets Sundheds- og Zldreudvalg har den 30. januar 2018 stillet fglgende
spgrgsmal nr. 505 (Alm. del) til sundhedsministeren, som hermed besvares. Spgrgs-
malet er stillet efter gnske fra SF (Kirsten Normann Andersen).

Spgrgsmal nr. 505:

”Ministeren bedes oplyse, hvorfor Medicinradet mere pracist har afvist indfgrelse af
medikamentet Spinraza i behandlingssystemet, og om der hidtil har kunnet pavises
nogen signifikante virkninger ved brugen af Spinraza. ”

Svar:

Jeg kan oplyse, at Medicinradet pa radsmgdet 30. januar 2018 drgftede anbefalingen
af nusinersen (Spinraza), efter at ansggeren (Biogen) havde givet Medicinradet et nyt
pristilbud.

Som det fremgar af Medicinrddets anbefaling (bilag 1) og Baggrunden for Medicinra-
dets anbefaling (bilag 2), der er tilgeengelige pa medicinradets hjemmeside, anbefaler
Medicinradet ikke nusinersen som standardbehandling til patienter med 5q spinal
muskelatrofi. Baggrunden er fglgende::

"Rddet finder ikke, at der er proportionalitet mellem Biogens prisforlangende og ef-
fekten af at tage nusinersen i brug som standardbehandling til SMA.

I lyset af fagudvalgets vurdering og ved anvendelse af alvorlighedsprincippet anbefa-
ler Medicinrddet imidlertid, at der kan ivaerksaettes protokolleret ibrugtagning af nusi-
nersen til preesymptomatiske spaedbgrn samt til patienter med SMA type | med 2-3
SMN2-kopier og symptomdebut for seksmanedersalderen, som ikke er i permanent
respirationsbehandling.

Medicinrddet besluttede ogsd den 12. oktober 2017 ikke at anbefale nusinersen som
standardbehandling til patienter med 5q spinal muskelatrofi. Biogen har efter 12 uger
ansggt Medicinradet om at revurdere anbefalingen. Biogen har dog ikke fremsendt
nye kliniske eller sundhedsgkonomiske data, hvorfor Medicinrddets revurdering af an-
befalingen alene er baseret pd en genforhandling om prisen for nusinersen.

Det samlede Medicinrdad opfordrer derfor Biogen til at gennemfare yderligere studier
af patienter med SMA type Il og Il - herunder bgrn under to dr, som i gjeblikket ikke
er omfattet af de randomiserede studier.”

Studier har ifglge Medicinradet vist, at nusinersen til spinal muskelatrofi (SMA) giver
fglgende resultater:
“Vigtig klinisk merveerdi for patienter med SMA type |, da ét studie har vist,
at nusinersen har effekt bade pa dgdelighed og motorisk funktion.
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Vigtig klinisk mervaerdi hos praesymptomatiske bgrn med dokumenteret 5q
SMA gendefekt, som tyder pg SMA type | eller Il, da ét studie har vist, at nusi-
nersen ser ud til at forebygge eller forsinke udviklingen af sygdommen.

Lille klinisk mervaerdi for patienter med SMA type Il, da ét studie indtil nu kun
har vist en lille effekt pG motoriske funktioner.

Ikkedokumenterbar klinisk mervaerdi for patienter med SMA type Ill, da der
ikke findes studier, som kan vise, om nusinersen har effekt for denne gruppe
patienter.

Der er ikke aktuelt viden om effekten af nusinersen udover 13-15 maneders
behandling.

Der er ikke aktuelt viden om effekten af nusinersen pa patienter med SMA
type 0 og SMA type IV, hvorfor effekten af nusinersen til disse patientgrupper
ikke kan vurderes.”

Med venlig hilsen

Ellen Trane Ngrby / Rasmus Hglge-Hazelton
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