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Regional riktlinje for Vyndaqgel 61 mg vid transtyretinamyloidos i Region
Skane

Aktuell patientpopulation och rekommendation om plats i terapin

| avvaktan pa ytterligare dokumentation avseende klinisk effekt och sakerhet vid andra sjukdomsstadier
kan forskrivning av Vyndagel 6vervagas till:

Vuxna patienter med forvarvad eller arftlig transtyretinamyloidos utan betydande amyloidossymptom fran
andra organ &n hjértat. Patienterna ska ha symptomgivande hjartsvikt, ventrikuldr septumtjocklek stérre dn
12 millimeter vid ekokardiografi, och/eller tecken pa 6kad volymbelastning i hjartat som lett till behov av
diuretika.

Optimerad behandling bestar forst och framst i en sa bra och patientstyrd diuretikabehandling som majligt.
Dértill finns det ofta anledning att reducera eller avveckla onddig neurohormonell blockad som kan ge de
hér patienterna bade bradykardi och hypotension. Pacemaker bor 6vervagas tidigt pa grund av risken for
retledningsstdrningar.

Behandling med Vyndagel ar endast aktuell till patienter som med en pa sa sétt optimerad behandling inte
har nagra uttalade symtom av sin hjartsvikt, det vill saga befinner sig i NYHA klass | eller I1. Detta da
Vyndagel i sig inte visats forbattra funktionsnivan. Det Vyndagel kan astadkomma ar en minskad risk for
progress.

Beslut om behandling med Vyndagel i Region Skane bor centraliseras till Hjartmottagningen vid Skanes
Universitetssjukhus i Lund dit remiss for forfragan om behandling stalles vid sakerstalld diagnos (med
antingen hjartamyloidos-scintigrafi, hjart- eller bukfettsbiopsi och uteslutande av AL-amyloidos genom
analys av latta kedjor och elfores). | Lund fattas ett individualiserat behandlingsbeslut vid en
behandlingskonferens, med utgangspunkt fran patientens sjukdomsborda och funktionsgrad.

Behandlingen féljes sedan upp och forskrives av kardiolog via hemsjukhuset. Patienter som ordineras
Vyndagel bor foljas upp strukturerat med 6vervdgande av behandlingsavslut vid sjukdomsprogress, och
registreras i kvalitetsregistret SveATTR (http://regionvasterbotten.se/sveattr) i anslutning till
behandlingskonferensen i Lund
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Bakgrund och klinisk effekt

Amyloidos ar en heterogen grupp av tillstdnd som karaktariseras av vavnadsinlagring av proteinaggregat
(amyloida fibriller) vilket leder till organdysfunktion. En sarskilt allvarlig manifestation &r hjartamyloidos,
som Kkaraktariseras av hjartsvikt ofta med bevarad ejektionsfraktion, retledningshinder och arytmier.
Transtyretinamyloidos (ATTR-amyloidos) &r tillsammans med AL-amyloidos de vanligaste formerna av
hjartamyloidos. Vid ATTR-amyloidos sonderfaller leverproteinet transtyretin i monomerer som sedan
felveckas och bildat aggregat. ATTR-amyloidos férekommer dels i en forvarvad form (ATTRwt [ATTR-
vildtyp]) till vilken etiologin ar oklar, som huvudsakligen drabbar mén >65 ars alder, och en arftlig form
(ATTRv [ATTR-variant]) som forekommer endemiskt i Norrland (’Skelleftesjukan’) och dr ovanlig i
Skane. Vid ATTRv-amyloidos avgor mutationens lage i transtyretin-genen om polyneuropati eller
kardiomyopati &r den dominerande manifestationen. Vid forvarvade former domineras bilden alltid av
kardiomyopati och betydande polyneuropati &r ovanligt. Vanliga andra manifestationer ar
karpaltunnelsyndrom och spinal stenos, som ofta debuterar nagra ar fore kliniska hjartmanifestationer.

I Sverige lever idag ca 400 personer med arftlig ATTR-amyloidos. Férekomsten av forvarvad
transtyretinamyloidos ar okand. En hog prevalens har dock rapporterats hos obducerade 85-aringar (25%),
vid hjartsvikt med bevarad ejektionsfraktion (13%) och vid aortastenos (15%).

Vyndagel ar det forsta godké&nda perorala lakemedlet for behandling av ATTR-amyloidos. Den
verksamma substansen tafamidis &r en selektiv stabiliserare av transtyretin-proteinet och bromsar darmed
inlagringen av amyloida fibriller i vdvnader. Dokumentation fér Vyndagel vid ATTR-amyloidos med
kardiomyopati baseras pa en klinisk fas Il studie, ATTR-ACT (Maurer MS, 2018). | ATTR-ACT
randomiserades 441 patienter (18-90 ar) med ATTRwt eller ATTRv amyloidos och symptomgivande
kardiomyopati (NYHA I-111) till Vyndagel eller placebo. Vyndagel visades resultera i 30 % reduktion av
saval mortalitet som sjukdomsinlaggningar jamfort med placebo under 30 manaders uppféljning. Dartill
sags minskad forsamring av gangformaga (enligt 6 minuters gangtest) och livskvalitet (enligt Kansas City
Cardiomyopaty Questionnaire, KCCQ). | subgruppsanalys sags ingen sakerstalld effekt i NYHA-klass I1I.
Preparatet har inga sakerstéllda biverkningar. Vid érftliga former finns dven tva godkanda
injektionsldkemedel tillgangliga, Tegsedi och Onpattro.

Indikationer och halsoekonomi

Indikation for Vyndagel &r behandling av vuxna patienter med forvarvad transtyretinamyloidos, eller
arftlig transtyretinamyloidos utan betydande amyloidossymptom fran andra organ &n hjartat.

TLV har beslutat att VVyndagel ingar i lakemedelsformanerna fran och med 2021-09-01.

Begréansningar: Subventioneras endast vid behandling av vuxna patienter med symptomgivande hjartsvikt,
ventrikular septumtjocklek stérre an 12 millimeter vid ekokardiografi, eller tecken pa 6kad
volymbelastning i hjartat som lett till behov av diuretika. Subventioneras vidare endast vid forskrivning av
specialist i kardiologi med sarskild kunskap inom omradet.

TLV-beslut Vyndagel nas via lank https://www.tlv.se/bes210901_vyndagel.

Koppling till nationella och internationella riktlinjer

Regionala riktlinjer &r framtagna i linje med NT-radet rekommendationen, se
https://janusinfo.se/Vyndagel-(tafamidis)-ATTR-CM-210903.
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Aktuella forskrivare

Behandlingen ska for lakemedelsgarantins gallande forskrivas av kardiolog med séarskild kunskap inom
omradet. | Region Skane ska beslut om behandlingsinitiering tas vid behandlingskonferens pa
Hjartmottagningen i Lund, men behandlingen kan sedan forskrivas och foljas upp hos kardiolog vid
patientens hemsjukhus.

Dosering

Doseringen ar en kapsel Vyndagel 61 mg dagligen.

Nedsatt njur-och leverfunktion

Ingen dosjustering kravs for patienter med nedsatt njurfunktion eller latt till mattligt nedsatt leverfunktion.
Begransade data finns tillgangliga for patienter med kraftigt nedsatt njurfunktion (clearance <30 ml/min).
Tafamidis har inte studerats hos patienter med kraftigt nedsatt leverfunktion och forsiktighet
rekommenderas.

Monitorering

Givet den hoga kostnaden bor avslutande av behandling kontinuerligt 6vervagas vid progress till svar
sjukdom trots behandling. Ingen biomarkor har visat sakerstalld nytta for att monitorera behandlingseffekt.
NT-radets expertgrupp rekommenderar dock att behandlingen monitoreras med funktionsklass for
hjartsviktssymptom enligt NYHA; med NT-proBNP, troponin och njurfunktion som har visats ge
prognostisk information (Gillmore JD, 2018); i enlighet med ATTR-ACT studien for livskvalitet enligt
KCCQ samt 6 minuters gangstracka; samt eventuellt ekokardiografi (foretradesvis med strain analys).
Virdet av uppfoljning med andra biokemiska markorer, skintigrafi, PET och MR ar foremal for
vetenskaplig utvardering.

Kostnader
Substans Produkt Listpris/forpackning (SEK) Forpackning
Tafamidis Vyndagel 107 396,25 30 kapslar blister

Behandlingskostnaden per patient med Vyndagel 61 mg ar 3580 kr/dag och 1.3 miljoner kr/ar, dvs mycket
hog. En dverenskommelse for kostnadsreduktion av denna kostnad finns mellan foretag, SKR och TLV.

Uppfdljning

Patienter som ordineras Vyndagel bor tillsvidare registreras i kvalitetsregistret SveATTR
(http://regionvasterbotten.se/sveattr), vilket i Region Skane sker via hjartmottagningen i Lund vid
Overvagande av behandlingsinitiering.

Forfattare

LAG Lakemedel hjarta- och kérlsjukdomar
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TLV s-beslut- Vyndagel
https://www.tlv.se/download/18.4aae5b7817b8881a5ca546c6/1630501167542/bes210901 vyndagel.pdf

NT-radets rekommendation- Vyndagel 61mg (tafamidis) vid vildtyp (ATTRwt) eller arftlig (ATTRV)
transtyretinamyloidos hos vuxna med kardiomyopati 2021-09-03
https://janusinfo.se/download/18.7683034a17bd5d92alacf4e6/1632486190736/Vyndagel-(tafamidis)-
ATTR-CM-210903.pdf
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