Metodevarsel LM nr 26 2018

L .
'-,” folkehelseinstituttet Oppdatert versjon 23.06.2020

Med Nytt Statens legemiddelverk

Norwegian Medicines Agency -

Meksiletin til symptomatisk behandling av myotoni hos voksne
pasienter med non-dystrofiske myotone forstyrrelser.

Type metode: Legemiddel

Omrade i MedNytt: Muskel og skijelett; Sjeldne diagnoser

Generisk navn: Meksiletin

Handelsnavn:

MT sgker/innehaver:

Synonymer virkestoff: N/A

Synonymer indikasjon: NO: Myotone forstyrrelser; Myotonia fluctuans; Medfedt paramyotoni; Eulenburg-sykdom; Paramyotonia congenital, ENG: Myotonic
Disorders; Myotonic Dystrophy; Eulenburg Disease; Myotonic Myopathies; Myotonia Fluctuans; Paralysis Periodica Paramyotonia; Paramyotonia Congenita

Status for bruk og godkjenning
Tidsperspektiv markedsfgringstillatelse (MT) i Norge:

Na Om6mnd Om1ar Om 2ar

L

Metoden omfatter en ny markedsfgringstillatelse av et kjent virkestoff. Metoden har MT i Norge og EU. Metoden er tilkjent
orphan drug designation (legemiddel for en sjelden sykdom) (1).

Uklart

Forventet finansieringsordning
Sykehus X Overfart til sykehusfinansiering fra 01.02.2019
Bla resept O
Egenfinansiering O
Usikkert (I

Beskrivelse av den nye metoden
Meksiletin er klassifisert som et antiarytmika og virker ved a blokkere natriumkanaler, og dermed hemme tilstremming av
natriumioner i muskelceller. Dette reduserer aksjonspotensialets varighet og resulterer i at muskelcellene relakserer (2).

Preparater med meksiletin fins i dag p& markedet i enkelte europeiske land til behandling av ventrikuleer takykardi. | Frankrike
har meksiletin veert godkjent til behandling av myotone forstyrrelser siden 2010. | den foreliggende MT-sgknaden sgkes det
om godkjenning av meksiletin til behandling av myotone forstyrrelser i hele EU. Meksiletin er formulert som harde kapsler og
administreres peroralt.

Sykdomsbeskrivelse og pasientgrunnlag

Myotone forstyrrelser er arvelige, sjeldne sykdommer som forarsakes av funksjonssvikt i skjelettmuskulaturens ionekanaler.
Myotone forstyrrelser omfatter sykdomsgruppene dystrofisk myotoni (DM) og nondystrofisk myotoni (NDM). Felles for dem er
vansker med avslapning av muskulatur etter muskelsammentrekning og gkt krampetendens. Bade DM og NDM kan igjen
deles inn i en rekke undergrupper avhengig av hvilket gen som gir opphav til funksjonssvikten. Symptomer, sykdomsforlgp og
prognose vil avhenge av hvilken spesifikk undergruppe pasienten tilhgrer, og kan variere fra tilstander med kun milde plager il
tilstander med alvorlige symptomer og hay risiko for tidlig ded (3, 4).

Det anslas at forekomsten av dystrofe myotonier er i starrelsesorden 5-10/100 000 (3). Forekomsten av nondystrofe myotonier
er ikke kient, men antas a veere enda lavere enn dette (5).

Dagens behandling

Det finnes i dag ingen kurativ behandling for myotone forstyrrelser. Strukturert oppfelging av helsepersonell anbefales for &
overvake sykdomsutviklingen og tilpasse tiltak og behandlingsopplegg. Off-label bruk av meksiletin pa godkjenningsfritak er i
dag et alternativ som symptomlindrende behandling ved myotone forstyrrelser (6).



Status for dokumentasjon
Metodevurderinger eller systematiske oversikter -norske
Ingen relevante norske systematiske oversikter eller metodevurderinger er identifisert.
Metodevurdering eller systematiske oversikter -internasjonale

Det foreligger minst én relevant internasjonal systematisk oversikt (7).

Metodevarlser

Det foreligger minst ett internasjonalt metodevarsel (8).

Klinisk forskning

De antatt viktigste studiene for vurdering av metoden er vist i tabellen under:
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Populasjon Intervensjon Kontrollgruppe Hovedutfall Studienummer* og | Forventet
(N =antall deltagere) fase ferdig
Voksne pasienter med | Meksiletin daglig i 18 Placebo daglig i 18 Egenrapportert | NCT02336477, Avsluttet
én av to typer NDM dager (fase I). Etteren | dager (fase ). Etter en muskelstivhet Fase lll

som er genetisk firedagers «wash firedagers «wash out»- | angitt pa en

bekreftet: myotonia out»-periode, ble periode, ble meksiletin visuell analog

congenita eller placebo administrert administrert daglig i 18 skala ved

paramyotonia daglig i 18 nye dager nye dager (fase Il). studiestart og

congenita (N=24) (fase II). etter fase | og Il

*ClinicalTrials.gov Identifier www.clinicaltrials.gov

Hvilke aspekter kan vare relevante for en metodevurdering

Klinisk effekt
Sikkerhet/bivirkninger
Kostnader/ressursbruk
Kostnadseffektivitet
Organisatoriske konsekvenser O
Etikk O
Juridiske konsekvenser O
Annet O
Hurtig metodevurdering
Fullstendig metodevurdering O
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Siste oppdatering 23.06.2020

Folkehelseinstituttet har i samarbeid med Statens legemiddelverk ansvar for den nasjonale funksjonen for metodevarsling.
Metodevarsling skal sikre at nye og viktige metoder for norsk helsetjeneste blir identifisert og prioritert for metodevurdering. Et
metodevarsel er ingen vurdering av metoden. Statens legemiddelverk har ansvar for informasjonen gitt i metodevarsler om
legemidler. MedNytt er Folkehelseinstituttets publiseringsplattform for metodevarsler. For mer informasjon om identifikasjon av
metoder, produksjon av metodevarsler og hvordan disse brukes, se Om MedNytt.


http://www.helsebiblioteket.no/mednytt/om-mednytt

