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Skelleftesjukan.

\ed

Likemedlen
inotersen och g
patisiran, som
anvands mot
Skelleftesjukan,
kostar tre respell
tive fyra miljoner >
kronor per patient
ochar.

Fakta. Vanligare i Skelleftea och Pitea

Familjar amyloidos
med polyneuropati
kallas ocksa for Skel-
leftesjukan i Sverige
eftersom sjukdomen
dar vanligare runt Skel-
lefted och Pitea.

Det finns omkring 450
patienter i Sverige.
Sjukdomen finns i hela
varlden, men ar van-
ligare i norra Sverige,
norra Portugal,
Brasilien och
Japan.
Skellefte-
sjukan orsa-
kas av en
mutation pa
en gensom
kodar for pro-

att klumpa ihop sig
och lagras i olika organ
i kroppen, till exempel
njurarna och hjart-
muskeln. Hjartsvikt ar
vanligt.

Sjukdomen &r arftlig,
men fdrre an 20
procent avdem som
bar pa mutationen har
utvecklat sjukdomen
vid 60 ars alder.

Skelleftesjukan har
vanligtvis tre stadier:
Vid stadium ett kan
man ga utan hjalp-
medel, men har pro-
blem med att kdanna
smdrta och varme.
| det andra stadiet
har man dalig
kansel i fotter och
underben och behéver
kryckor eller kdpp for
att ga.

stadiet
kanne-
tecknas
av kansel-
bortfall,

: _ Slarexempelvis Muskel-
teinet transtyretin, mot njurar och
vilket far proteinet - pizrtmuskeln.

svaghet,
foérlorad
kontroll
6ver blasa och tarm
samt att patienten ar
rullstols- eller sang-
bunden.

Sjukdomen kan be-
handlas med lever-
transplantation eller
lakemedel.

Kalla: Socialstyrelsen,
NT-radet, TTR-amyloidos.se

Dyra liikkemedel mot dodlig sjukdom
tuff utmaning for norra Sverige

Sjukvarden har fatt klartecken
for att anvinda nya likemedel
mot den dodliga Skelleftesjukan.
Men medicinerna ar dyra. Det
blir en utmaning for Visterbot-
ten och Norrbotten dir de flesta
av patienterna bor.

®Familjar amyloidos med poly-
neuropati dr en sillsynt sjukdom.
Den orsakas av en muterad gen och
leder till proteinansamlingar i krop-
pens organ.

I Sverige drabbas 1-2 per 100 000
invanare. Men sjukdomen dr mycket
vanligare runt Pited och Skellefted —
i Norrbotten och Visterbotten &r f6-
rekomsten omkring 50 per 100 000
invinare. Darfor kallas sjukdomen
dven for Skelleftesjukan.

Lange fanns ingen behandling mot
sjukdomen. Likarna sag hur pa-
tienterna med &ren blev sdmre: fick
besvir med diarré och forstopp-
ning, gradvis tappade kénseln, fick
allt svarare att ga och till slut blev
singbundna. Det dr vanligt med
hjartsvikt. Utan behandling leder
sjukdomen vanligtvis till déden
inom 5 till 13 ar.

—Manga avdem hade svara smér-
tor och dven om vi forsokte be-
handla smirtan var manga av dem
ganska svarbehandlade. Det var en
grym sjukdom, manga patienter
var livriddda. Det r fortfarande en
svar sjukdom, men i dag finns det
i alla fall behandlingsmdjligheter,
sdger Ole Suhr, senior professor vid
Umea universitet.

Under 90-talet bdérjade man

behandla sjukdomen med lever-
transplantationer. For somliga pa-
tienter fungerade det vildigt bra,
férsimringen stannade av.

—Men det var ocksa en behand-
ling som man var tvungen att sitta
in relativt tidigt i férloppet, om pa-
tienterna var for sjuka kanske de
inte skulle 6verleva transplantatio-
nen eller tiden efter, sdger Ole Suhr.

2011 godkdndes det forsta ldke-
medlet mot Skelleftesjukan, tafa-
midis. Det kan bromsa sjukdomen,
men maste ges tidigt och fungerar
inte for alla.

Det finns ett liknande likemedel,
diflunisal. Men det &r inte registre-
rat i Sverige och kréaver att den be-
handlande ldkaren ansoker till Li-
kemedelsverket om licens for varje
patient for att fa anvianda det.

For drygt ett ar sedan godkindes
tva nya likemedel mot sjukdomen
— inotersen och patisiran.

Innan ldkemedel kan anvin-
das i Sverige krdvs ett natio-
nellt beslut om det dr kostnads-
effektivt. Medan Tandvérds- och
lakemedelsformansverket beslutar
om nya receptlikemedel ska inga
i hogkostnadsskyddet tas rekom-
mendationer for de likemedel som
anvinds inom sjukvarden fram av
NT-radet, en expertgrupp med re-
presentanter fran regionerna. Man
utgar bland annat fran behandling-
ens kostnad och effektivitet, men
ocksa fran hur allvarlig och sillsynt
sjukdomen ér.

Nyligen kom NT-radets besked:
sjukvarden kan anvidnda det ena

likemedlet, inotersen, efter att
forst ha testat tva dldre behandling-
ar. Bara i mycket sdllsynta fall kan
patisiran bli aktuellt.

Anledningen ar det hoga priset.
Inotersen kostar drygt tre miljoner
kronor per patient och ar, medan
prislappen for patisiran hamnar pa
omkring fyra miljoner kronor per
patient och ar.

—Viser att likemedlen har god ef-
fekt och vivillanvinda dem till vara
patienter. Darfor inledde vi en pris-
diskussion med foretagen, siger
Anders Bergstrom, ledamot i NT-
radet for norra sjukvardsregionen
och chef for virdkvalitetsenheten
vid Region Norrbotten.

Foretagen och regionerna kan for-
handla om rabatter och har gjort sa
idet hir fallet. Prissumman ir hem-
lig, men enligt NT-radet blir inoter-
sen kostnadseffektivt efter rabatten
medan patisiran inte blir det.

Ole Suhr berédttar att intresset
fran patienterna har varit stort och
manga har vintat otligt pA NT-ra-
dets besked. Det dr ndmligen viktigt
att behandla tidigt, innan skadorna
blivit for stora.

—Det dr naturligtvis mycket po-
sitivt att sjukvarden kan anvinda
det ena likemedlet. Men samtidigt
tycker jag att det dr synd att man
inte har kvar mdjligheten att anvan-
da patisiran. Eftersom de inte har
exakt samma mekanism kan man
tdnka sig att somliga kan fa effekt
av det ena likemedlet men inte det
andra, siger han.

Anders Bergstrom uppskattar att

Det var en grym
sjukdom, manga pa-

tienter var livradda.
Det ir fortfarande
en svar sjukdom,
men i dag finns det
i alla fall behand-
lingsmojligheter-

Ole Suhr, senior professor vid
Umea universitet

mellan sex och atta patienter kom-
mer att paborja behandling med
inotersen redan under hosten, de
flesta i Vasterbotten och Norrbot-
ten.

Enligt NT-rddet ska sjukvarden i
férsta hand anvidnda tafamidis. Nar
detinte lingre fungerar ska man an-
vanda diflunisal, pa licens.

—-Men nu har Likemedelsver-
ket borjat ifragasitta licenserna
eftersom det finns nya godkdnda
likemedel mot sjukdomen. Da ska
lakarna enligt Likemedelsverkets
foreskrifter anvinda dem i stéllet.
Omkring 120 patienter behandlas
i dag med diflunisal, som kostar
12000 kronor per ar. Det kommer
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inte att ga ihop med sjukvéardseko-
nomin om de i stéllet ska behandlas
med ett likemedel som kostar flera
miljoner kronor per ar, siger An-
ders Bergstrom.

Forhoppningen dr nu att statliga
Apotek Produktion & Laboratorier
AB, som tar fram specialtillverkade
liakemedel, kan tillverka diflunisal.
Da slipper man licenser fran Like-
medelsverket.

—Men om det inte gdr kommer
vi att beh6va anvinda inotersen i
betydligt stérre omfattning. Priset
ar sekretessbelagt, men vi har inte
kommit ned i tiotusenkronorsklas-
sen som med diflunisal. Det kom-
mer att bli mycket dyrare dn s,
sdger Anders Bergstrom.

Séarskilt region Visterbotten
och region Norrbotten kommer
att drabbas av 6kade likemedels-
kostnader, dir bor ndmligen om-
kring 75 procent av patienterna. P4
grund av den ojdmna férdelningen
av patienter har fragan om solida-
risk finansiering av likemedel mot
Skelleftesjukan lyfts. D& skulle alla
regioner dela pa kostnaderna.

—Det dr ju en livslang behandling
och det tillkommer nya patienter
varje ar. Sa lakemedelskostnaderna
kommer att 6ka varje ar. Jag hoppas
sa klart att si manga som mojligt
kommer att fa tillgang till de nya be-
handlingarna, men det kan bli eko-
nomiskt tufft fér de hardast drab-
bade regionerna, siger Ole Suhr.
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