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1 Kontaktopplysninger 

Dato:

Leverandør:

Navn:

Stilling:

Telefon:

E-post:

Ekstern representasjon OBS: Ved ekstern representasjon, vedlegg fullmakt

Navn/virksomhet

Telefon/e-post

2 Legemiddelinformasjon

Gjelder anmodningen et nytt virkestoff?

Handelsnavn

Generisk navn (virkestoff(er))

mailto:nyemetoder%40helse-sorost.no?subject=
https://nyemetoder.no
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3 Historikk

Er legemidlet vurdert til andre 
indikasjoner tidligere i Nye metoder?

Hvis ja, oppgi ID-nummer i Nye metoder

Er du kjent med om andre legemidler er vurdert 
i Nye metoder til samme indikasjon? 

Hvis ja, oppgi ID-nummer i Nye metoder

4 Forventet tidslinje

Prosedyrenummer for MT-saken i EMA

Forventet tidspunkt (måned/år) for CHMP
positive opinion i EMA
Forventet tidspunkt (måned/år) for 
markedsføringstillatelse (MT) i Norge
Forventet tidspunkt (kvartal/år) for levering av 
dokumentasjon til Statens legemiddelverk

Tidspunkt må oppgis

2

Innehaver av markedsføringstillatelse i Norge

ATC-kode

Administrasjonsform

Farmakoterapeutisk gruppe og 
virkningsmekanisme. 

Skriv kort

Hvilken indikasjon gjelder anmodningen?

5 Diagnostikk og ressursbruk
Fyll inn der det er relevant
Vil anvendelse av legemidlet kreve diagnostisk 
test for analyse av biomarkør?
Hvilken biomarkør(er) er aktuell og hvilke 
publikasjoner beskriver dette?

Henvis til publikasjoner

Anmodningsskjema vurdering versjon 1.1 (23.06.2023) 
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Kjenner dere til om diagnostikk kan utføres i 
offentlig helsetjeneste eller om den må utføres 
av ekstern leverandør?

Kjenner dere til om innføring vil kreve 
etablering av annen/ny infrastruktur?
For eksempel tilpasset analysemaskin, digital 
patologi/AI-basert analyse, proteomikk,
funksjonelle tester m.m.?

Pre-analytiske forhold 

F.eks. kreves biopsering, annen prøvetakning, 
prøveprosessering  m.m.

Testutførelse: er det behov for etablering av én 
spesifikk test eller er biomarkør allerede 
etablert i helsetjenesten (f.eks. i genpanel)?

Beskrivelse av avlesning av resultat inkl. 
dataanalyseprogram dersom det er nødvendig.

Hvilke pasientgrupper må testes og hva er 
forventet andel funn som gir 
behandlingsmulighet?

3Anmodningsskjema vurdering versjon 1.1 (23.06.2023)  

6 Sykdommen og eksisterende behandling

Sykdomsbeskrivelse
Kort beskrivelse av sykdommens patofysiologi 
og klinisk presentasjon / symptombilde, 
eventuelt inkl. referanser

Fagområde
Angi hvilket fagområde som best 
beskriver metoden

Kreftområde
Hvis metoden gjelder fagområdet 
Kreftsykdommer, angi hvilket kreftområde 
som er aktuelt

Dagens behandling
Nåværende standardbehandling i Norge, 
inkl. referanse



ANMODNINGSSKJEMA – VURDERING         

Prognose

Beskriv prognosen med nåværende 
behandlingstilbud, inkl. referanse
Det nye legemidlets innplassering i 
behandlingsalgoritmen

Pasientgrunnlag

Beskrivelse, insidens og prevalens av pasienter 
omfattet av aktuell indikasjon* i Norge, inkl. 
referanse.

Antall norske pasienter antatt aktuell for ny 
behandling

* Hele pasientgruppen som omfattes av aktuell
indikasjon skal beskrives

4

7 Kan legemidlet vurderes som sammenlignbart med andre legemidler og 
inngå i anbud?

Er det eksisterende anbud på terapiområdet?

Finnes det andre legemidler med lignende 
virkningsmekanisme og /eller tilsvarende effekt 
(for samme indikasjon)?

Vurderer leverandøren at legemidlet er 
sammenlignbart med andre legemidler?

Anmodningsskjema vurdering versjon 1 (28.03.2023)

8 Studiekarakteristika for relevante kliniske studier

Studie 1 Studie 2 Studie 3

Studie ID

Studienavn, NCT-
nummer, hyperlenke

Studietype og -design

Formål 

Populasjon

Viktige inklusjons- og 
eksklusjonskriterier
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Anmodningsskjema vurdering versjon 1.1 (23.06.2023)

Studie 1 Studie 2 Studie 3
Intervensjon (n)

Dosering, 
doseringsintervall, 
behandlingsvarighet 
Komparator (n)

Dosering, 
doseringsintervall, 
behandlingsvarighet

Endepunkter

Primære, sekundære 
og eksplorative 
endepunkter, herunder 
definisjon, 
målemetode og ev. 
tidspunkt for måling

Relevante 
subgruppeanalyser

Beskrivelse av ev. 
subgruppeanalyser

Oppfølgingstid

Hvis pågående studie, 
angi oppfølgingstid for 
data som forventes å 
være tilgjengelige for 
vurderingen i 
Legemiddelverket 
samt den 
forventede/planlagte 
samlede 
oppfølgingstid for 
studien

Tidsperspektiv 
resultater

Pågående eller 
avsluttet studie? 
Tilgjengelige og  
fremtidige datakutt

Publikasjoner

Tittel, forfatter, 
tidsskrift, årstall. Ev. 
forventet tidspunkt for 
publikasjon
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6

9 Igangsatte og planlagte studier

Er det pågående eller planlagte studier for 
legemidlet innenfor samme indikasjon som kan 
gi ytterligere informasjon i fremtiden?

Hvis ja, oppgi forventet tidspunkt

Er det pågående eller planlagte studier for 
legemidlet for andre indikasjoner?

11 Aktuelt for FINOSE?

Kan legemidlet være aktuelt for utredning i 
FINOSE (ja/nei)

Dersom nei, hvorfor ikke?

10 Forventet helseøkonomisk dokumentasjon
Angi informasjon om den forventede helseøkonomiske analysen
Type helseøkonomisk analyse

F.eks. kostnad-per-QALY analyse eller
kostnadsminimeringsanalyse
(Begrunn forslaget)

Pasientpopulasjonen som den helseøkonomiske 
analysen baseres på, herunder eventuelle 
subgrupper.
Grunnanalysen (basecase) skal omfatte hele 
pasientpopulasjonen omfattet av ansøkt 
indikasjon.

Hvilken dokumentasjon skal ligge til grunn for 
relativ effekt? 

(H2H studie, ITC, konstruert komparatorarm)

Hvilken dokumentasjon skal ligge til grunn for 
helserelatert livskvalitet?

Forventet legemiddelbudsjett i det året med 
størst budsjettvirkning i de første fem år.

Anmodningsskjema vurdering versjon 1.1 (23.06.2023)   
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12 Andre relevante opplysninger
Opplys om andre forhold som Nye metoder bør være oppmerksomme på.

Har dere vært i kontakt med klinikere ved 
norske helseforetak om dette 
legemidlet/indikasjonen? Ja/nei

Hvis ja, hvem har dere vært i kontakt med og 
hva har de bidratt med?

(Relevant informasjon i forbindelse med 
rekruttering av fageksperter i Nye metoder)

Anmodningsskjema vurdering versjon 1.1 (23.06.2023)    

Anser leverandør at det kan være spesielle 
forhold ved dette legemidlet som gjør at en 
innkjøpsavtale ikke kan basere seg på flat rabatt 
for at legemidlet skal kunne oppfylle 
prioriteringskriteriene (ja/nei)?

Hvis ja, skal eget skjema fylles ut og sendes 
nyelegemidler@sykehusinnkjop.no samtidig 
med at dokumentasjon sendes til Statens 
legemiddelverk for metodevurdering. 

Informasjon og skjema:
https://www.sykehusinnkjop.no/om-oss/
informasjon-og-opplering/

Andre relevante opplysninger?

mailto:nyelegemidler%40sykehusinnkjop.no?subject=
https://www.sykehusinnkjop.no/om-oss/informasjon-og-opplering/
https://www.sykehusinnkjop.no/om-oss/informasjon-og-opplering/
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	Dato: 19.09.2023
	Leverandør: Pfizer AS
	Navn: Øyvind Husby
	Stilling: Market Access Manager
	Telefon: 90524299
	E-post: oyvind.husby@pfizer.com
	Navn/virksomhet: NA
	Telefon/e-post: NA
	2 Virkestoff?: Ja
	2 Handelsnavn: Oxbryta
	2 Generetisk navn: voxelotor
	Innehaver markedsf: Pfizer
	ATC-kode: B06AX03
	Adminstrasjonsform: Tablett
	Farmakoterapeutisk gruppe: Farmakoterapeutisk gruppe: Andre hematologiske midler
Virkningsmekanisme
Voxelotor er en hemmer av hemoglobin S (HbS)-polymerisering som bindes til HbS med 1:1-støkiometri og viser fortrinnsvis fordeling til røde blodceller (RBC). Ved å øke Hbs affinitet for oksygen, viser voxelotor doseavhengig hemming av HbS-polymerisering. Vokselotor hemmer dannelse av sigdformede RBC og reduserer RBC-deformering.
	Hvilken indikasjon: Voxelotor er indisert til behandling av hemolytisk anemi grunnet sigdcellesykdom (SCD) hos voksne og pediatriske pasienter fra 12 års alder, som monoterapi eller i kombinasjon med hydroksykarbamid.
	3 Er legemiddelet vurdert i Nye metoder: Nei
	3 Er du kjent med om andre legemidler er vurdert: Nei
	4 Prosedyrenummer for MT-saken i EMA: NA
	4 Forventet tidspunkt (måned/år): Har MT (MT dato: 14.02.22)
	4 Forventet tidspunkt markedsføringstillatelse (MT) i Norge: NA
	4 dokumentasjon til Statens legemiddelverk: Q2/Q3 2024
	5 Vil anvendelse av legemidlet: Nei
	5 Hvilken biomarkør(er) : NA
	Henvis til publikasjoner: NA
	6 Fagområde: [Blodsykdommer]
	6 Sykdomsbeskrivelse: Hemoglobinsykdom grunnet punktmutasjon i betaglobin-kjeden som gir polymerisering av hemoglobinmolekylet i deoksygenert tilstand og forårsaker dannelse av sigdformede røde blodceller. Den kliniske presentasjonen karakteriseres av kronisk hemolytisk anemi, tendens til vasookklusjon forårsaket av intravaskulær sikling av røde blodceller og endotelskade som gir smertefulle kriser, samt økt infeksjonstendens forårsaket av miltskade. 
	6 Dagens behandling: Hydroksykarbamid som sykdomsmodifiserende behandling. Annen behandling er antibiotikaprofylakse, infeksjonsbehandling, blodtransfusjoner, splenektomi, væskebehandling, smertebehandling, vaksinasjoner.
Referanse: Handlingsprogram for sigdcellesykdom 2023, Legeforeningen. 
	Kjenner dere til om diagnostikk: Diagnostikk av sigdcellesykdom utføres allerede i offentlig helsevesen, behandlingsindikasjon med voxelotor krever ingen ytterligere diagnostikk.
	Kjenner dere til om innføring vil kreve : Nei
	Pre-analytiske forhold : Nei
	Testutførelse: : Nei
	Beskrivelse av avlesning: NA
	Hvilke pasientgrupper: Aktuell behandling for alle pasienter med hemolytisk anemi grunnet sigdcellesykdom >12 år, ingen behov for ytterligere testing. 
	6 Fagområde 2: [* Ingen Kreftsykdom]
	Prognose: Pasienter med sigdcellesykdom har betydelig risiko for å utvikle en rekke organskader som inkluderer nyresvikt, retinopati, kognitive utfall/nevropsykiatri, kroniske leggsår, redusert fertilitet og redusert livskvalitet.  Forventet gjennomsnittlig levealder estimert til 54 år. Referanse: 1) Lubeck D et al. JAMA 2019; 2: e1915374 2) Kato GJ et al. Nat Rev Dis Primers 2018; 4: 18010 3) Buchanan GR et al.  National Institutes of Health, National Heart, Lung, and Blood Institute, 2014. 
	Det nye legemidlets innplassering: Behandling av hemolytisk anemi grunnet sigdcellesykdom (SCD) hos voksne og pediatriske pasienter fra 12 års alder, som monoterapi eller i kombinasjon med hydroksykarbamid. Vi forventer at voxelotor vil bli tatt i bruk som annenlinjebehandling som sykdomsmodifiserende behandling etter nåværende standardbehandling med hydroksykarbamid.
	Pasientgrunnlag: Det foreligger ingen oppdatert nasjonal oversikt over forekomst av sigdcellesykdom i Norge, men det antas at forekomsten er økende pga innvandring. Ca 10% av den norske befolkningen er første- eller annen generasjons innvandrere fra endemiske områder, der estimert insidens ligger på 100-1500 per 100 000. Klinikere med erfaring innen sigdcellesykdom anslår prevalens på ca 100 personer med sigdcellesykdom i Norge i dag. På bakgrunn av dette er antall norske pasienter aktuell for behandling med voxelotor estimert til underkant av 100 personer ved innføring av full indikasjon. Pfizer mener det er hensiktsmessig innføre voxelotor i 2. linje og der estimerer vi 10-20 pasienter.
	7 Er det eksisterende anbud: Nei
	7 Finnes det andre legemidler: Nei
	7 Vurderer leverandøren: Nei
	1 Studie ID: https://classic.clinicaltrials.gov/show/NCT03036813
GBT-HOPE

	2 Studie ID: 
	3 Studie ID: 
	1 Studietype og –design: A Phase 3, Double-blind, Randomized, Placebo-controlled, Multicenter Study of Voxelotor Administered Orally to Patients With Sickle Cell Disease
	2 Studietype og –design: 
	3 Studietype og –design: 
	1 Formål: The key purpose for the study is to establish efficacy and safety of voxelotor as compared with placebo.
	2 Formål: 
	3 Formål: 
	1 Populasjon: Inclusion criteria:-  Age 12-65 years with confirmed sickle-cell disease- Hb level 5,5-10,5 g/dl- 1-10 vaso-occlusive crises in the previous 12 monthsExclusion criteria:- Regularly scheduled transfusion therapy- Transfusion in the previous 60 days- Admitted to hospital for a vaso-occlusive crisis in the previous 14 days
	2 Populasjon: 
	3 Populasjon: 
	1 Endepunkter: Primary endpoint: 
- Hb response rate, defined as percentage of patients with >1.0 g/dL Hb increase at 24 weeks.
Secondary endpoints: 
- Hemolysis markers, change from baseline to week 24 (absolute and percentage reticulocytes, indirect bilirubin concentrations, lactate dehydrogenase concentrations).
- Hb level, change from baseline to week 24.
- Annualized incidence of VOCs, final analysis at 72 weeks.
- Incidence of severe anemic episodes, defined as having hemoglobin concentrations <5,5 g/dl at any time during the trial
Exploratory endpoints:
- Incidence of red blood cell transfusion
- Inflammatory biomarkers, kidney function and red blood cell rheology
- Health-related quality of life
	2 Endepunkter: 
	3 Endepunkter: 
	1 Relevante subgruppe: Age, baseline hydroxykarbamid use, baseline Hb level 
	2 Relevante subgruppe: 
	3 Relevante subgruppe : 
	1 Oppfølgingstid: 72 weeks.An open label study is still ongoing with an estimated completion date Q4 2024. 
	2 Oppfølgingstid: 
	3 Oppfølgingstid: 
	1 Tidsperspektiv resultater: Ended study, results available.
	2 Tidsperspektiv resultater: 
	3 Tidsperspektiv resultater: 
	1 Publikasjoner: 1) A Phase 3 Randomized Trial of Voxelotor in Sickle Cell Disease, Vichinsky E, et al. N Engl J Med. 2019.2) Voxelotor in adolescents and adults with sickle cell disease (HOPE): long-term follow-up results of an international, randomised, double-blind, placebo-controlled, phase 3 trial, Howard J, et al. Lancet Haematol. 2021.
	2 Publikasjoner: 
	3 Publikasjoner: 
	1 Intervensjon (n): Daily voxelotor 1500 mg or daily voxelotor 900 mg for 72 weeks.
	2 Intervensjon (n): 
	3 Intervensjon (n): 
	1 Komparator (n): Daily placebo for 72 weeks.
	2 Komparator (n): 
	3 Komparator (n): 
	Er det pågående: Ja, open-label extension studie for å bekrefte konsistente og vedvarende langtidsfunn, forventet tidspunkt Q4 2024. Real world evidence studier for utvidet informasjon om effekt på vasookklusive episoder, forventet tidspunkt Q4 2024. Fase 3, randomisert, dobbel-blindet, placebo-kontrollert multisenter studie for effekt på leggsår, forventet tidspunkt Q2 2024. 
	eller planlagte studier: Det er pågående og planlagte studier for indikasjon barn >4 år, samt indikasjon barn >2 år. 
	Type helseøkonomisk analyse: Kostnad per QALY analyse
	Pasientpopulasjonen: Voksne og pediatriske (fra 12 års alder) pasienter med hemolytisk anemi grunnet sigdcellesykdom (SCD). Vi mener det er hensiktsmessig med kun en analyse av bruk av voxelotor i 2. linje behandling
	Hvilken dokumentasjon: H2H vs placebo
	helserelatert livskvalitet?: Fra litteraturen
	Forventet legemiddelbudsjett: Usikkert, men trolig lav da vi estimerer 10-20 pasienter i annenlinje. Høyere ved innføring i første linje.
	Kan legemidlet være aktuelt: Nei
	Har dere vært i kontakt med klinikere: NA
	Anser leverandør at det kan være spesielle : NA
	Andre relevante opplysninger?: NA


