> Medicinridet

Invitation til indsendelse af litteratur
vedrerende Pompes sygdom

Medicinradet godkendte den 26. september 2024 protokollen for udarbejdelse af en felles regional
behandlingsvejledning vedrgrende Pompes sygdom.

Virksomheder med markedsfgringstilladelse til ét eller flere af nedenstaende laegemidler

e Myozyme (alglucosidase alfa)
e Nexviadyme (avalglucosidase alfa)
e Pombiliti (cipaglucosidase alfa) i kombination med Opfolda (miglustat)

har i den forbindelse mulighed for at indsende relevant litteratur for egne leegemidler i overens-
stemmelse med inklusionskriterier beskrevet i protokollen:

e Patienter med sent debuterende Pompes sygdom (LOPD)
e Relevant intervention og komparator
e En eller flere relevante effektmal:
o Gangfunktion (6MWT)
o Lungefunktion (FVC % af forventede)
o Livskvalitet
o Bivirkninger (andel patienter, som ophgrer behandling pga. bivirkninger)

Hvis der indsendes upubliceret data, skal det vaere i overensstemmelse med princippapiret om an-
vendelse af upublicerede data, og det skal markeres tydeligt i RIS-filen samt det indsendte skema.

Alle referencer skal indsendes ved brug af skemaet til indsendelse af litteratur samt i Research In-
formation Systems (RIS)-format.

Det udfyldte skema og samtlige referencer i én samlet RIS-fil sendes til medicinraadet@medicinraa-
det.dk som udgangspunkt senest 14 dage efter godkendelse af protokollen. Efter denne dato mod-
tages litteratur kun efter seerlig aftale med sekretariatet.

Den indsendte litteratur indgar i litteraturscreeningen pa lige fod med den litteratur, som bliver
identificeret i den systematiske litteratursggning, hvis fglgende kriterier er opfyldt:

1. Referenceskemaet er udfyldt med alle efterspurgte oplysninger.
2. Samtlige referencer er indeholdt i den indsendte RIS-fil.

Er et eller flere af ovenstaende kriterier ikke opfyldt, gennemgas de indsendte referencer ikke.

Se yderligere om Medicinradets metoder vedrgrende udarbejdelse af behandlingsvejledning i Meto-
dehandbogen for terapiomrader.
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