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Medicinradets anbefaling vedrgrende human
alfa-1-antitrypsin som mulig
standardbehandling til patienter med alvorlig

alfa-1-antitrypsinmangel

Medicinradets anbefaling

Medicinradet anbefaler human alfa-1-antitrypsin som mulig standardbehandling til alvorlig alfa-1-
antitrypsinmangel. Medicinradet vurderer, at der er et rimeligt forhold mellem lzegemidlets veerdi og
omkostningerne ved behandlingen.

Anbefalingen geelder for patienter, som opfylder fglgende kriterier:

e Progredierende emfysem*

e Genotype PiZZ

e FEV1 35-70 % af forventet

e Dokumenteret rygeophgr minimum seks maneder far behandlingsstart
*Progredierende emfysem betragtes som pavist, nar CT-skanning har dokumenteret emfysem med
samtidig nedsat lungefunktion (FEV1 35-70 %).

Behandling forudsaetter arlig revurdering. Behandlingen seponeres, hvis patienten:

e far en lungetransplantation.

e vurderes terminal og fortsat behandling derfor skannes udsigtslgs eller for kraevende for patienten.

e gnsker afslutning.

e genoptager rygning. Dette kan kontrolleres ved kuliltemaling forud for hver injektion for
patienter, som behandles pa hospital. For patienter, som selv administrerer behandling i hjemmet,
kan cotininmaling hver 6. maned anvendes.

o ikke vurderes at have tilstreekkelig effekt af behandlingen. Tab af lungedensitet pa mere end 30
g/L indenfor 10 ars behandling bar medfare behandlingsophar.

Medicinradet anbefaler, at regionerne anvender det af de tilgeengelige preeparater, der er billigst.
Medicinradet opfordrer Dansk Lungemedicinsk Selskab til at iveerksztte indsamling af langtidsdata
vedrgrende effekten af behandlingen.

Sygdom og behandling

Alvorlig alfa-1-antitrypsinmangel (A1AT-mangel) er en arvelig tilstand. Patienter med alvorlig ALAT-
mangel er i risiko for at udvikle emfysem i lungerne, seerligt hvis de er eller har veeret rygere. Emfysemet
forveerres over tid og medfarer tiltagende nedsat lungefunktion og forkortet levetid hos patienterne.
Patienterne modtager typisk behandling svarende til retningslinjer for kronisk obstruktiv lungelidelse
(KOL) og kan med tiden fa behov for konstant iltbehandling, lungevolumenreducerende kirurgi eller
lungetransplantation. Der fgdes cirka 40 bgrn med alvorlig A1AT-mangel om aret i Danmark. Kun fa af
dem vil udvikle sygdom. Der vurderes aktuelt at veere cirka 80 patienter, som er kandidater til behandling
med human A1AT og cirka 10 nye patienter vurderes at tilkomme hvert ar.
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Om laegemidlet

Human alfa-1-antitrypsin udvundet fra humant plasma gives for at gge plasmakoncentrationen af alfa-1-
antitrypsin hos patienter med sver alfa-1-antitrypsinmangel og tegn pa progredierende emfysem.
Behandlingen gives med henblik pa at forhale udviklingen af emfysem. Laegemidlet gives som
vedligeholdelsesbehandling og dosis er 60 mg/kg legemsvaegt én gang ugentligt ved intravengs infusion.

Sundhedsfaglig vurdering

Medicinradet vurderer, at behandling med human A1AT samlet set har en merveerdi af ukendt starrelse
sammenlignet med placebo. Evidensens kvalitet er moderat. Vurderingen er baseret pa en dokumenteret
reduktion i tab af lungedensitet. Der er ikke pavist en effekt af behandlingen pa patientrelevante effektmal,
sa som livskvalitet, gangtest og lungefunktion indenfor opfalgningstiden i studierne, hvorfor den kliniske
betydning af liegemidlets effekt er usikker. Flere observationsstudier har dog vist en signifikant
korrelation mellem tab af lungedensitet og effektmalene FEV1/FVC, diffusionskapacitet (Dico),
livskvalitet malt ved SGRQ, eksacerbationsrate og dgdelighed.

Medicinradets vurdering af den sundhedsgkonomiske analyse i forhold

til l,egemidlets veerdi

Pa baggrund af tilbudspriserne pa human alfa-1-antitrypsin finder Medicinradet, at behandling med alfa-1-
antitrypsin er forbundet med hgje meromkostninger ssmmenlignet med den nuvaerende
standardbehandling. De inkrementelle omkostninger er naesten udelukkende drevet af leegemiddelprisen pa
human alfa-1-antitrypsin kombineret med behandlingsvarigheden.

Overvejelser om alvorlighed/forsigtighed

Medicinradet har ikke fundet anledning til at inddrage forhold vedrarende alvorlighed eller forsigtighed i
anbefalingen.

Relation til eksisterende behandlingsvejledning
Der foreligger ingen behandlingsvejledning fra Medicinradet for behandling af alvorlig ALAT-mangel.

Om Medicinradets anbefaling

Medicinradets anbefaling bygger pa en faglig vurdering af, om ny medicin giver veardi for patienterne i
forhold til eksisterende behandling samt en vurdering af omkostningerne ved at anvende medicinen.
Regionernes indkabsorganisation Amgros indgar aftale om en pris for medicinen med den ansggende
virksomhed. Pa den baggrund vurderer Medicinradet, om medicinens veerdi star mal med prisen, og om
medicinen derfor kan anbefales som mulig standardbehandling.
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