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Alfa-1 foreningens foretreede for Folketingets Sundhedsudvalg den 21. marts 2007
(Dette er opsamling af fakta i sagen — Selve henvendelsen er vedlagt)

Vedr. Alfa-1 foreningens foretraade for Folketingets Sundhedsudvalg onsdag
den 21. marts 2007

Alfa-1 foreningen sgger hermed om foretraede for Folketingets Sundhedsudvaig, da
situationen omkring den manglende Prolastinbehandling af aifa-1 patienter nu synes
at udvikle sig mere politisk end laegefagligt, idet

1. der ikke synes at herske tvivl i det laegefaglige miljg - og i Sundhedsministeriet
om, at det i 2006 af EU og Laegemiddelstyrelsen godkendte lzegemiddel Prolastin
har en gavnlig effekt pd alfa-1 patienters lungefunktion, patienter der har en
medfgdt enzymmangel, der bevirker at lungevavet nedbrydes over tid, og sdledes
medfgrer invaliditet og ded .

2. udgifter til behandllng af alfa-1 patienter indgik i budgetdrgftelserne med
regermgen i efterdret 2006 vedr. udgifter i 2007 og alle de 5 kommende regioner
var pa dette tidspunkt bekendt med at de p3 Iandsplan behandlingskraevende 150
alfa-1 patienter for fgrste gang fik mulighed for at fa medicin, der kan hindre
nedbrydning af lungeveevet.

3. USA har tilbudt denne medicin til alfa-1 patienter i mange ar, Canada og Tyskland
og Sverige adskillige 8r og ganske mange af de gvrige EU- lande tilbyder nu denne
medicin efter EU’s godkendelse.

4. der pt. er 2 alfa-1 patienter i Danmark, der nu har en permanent t|lladelse til at
fa Prolastin, mens de 35 forsagspersoner, der netop har afsluttet et 2Y2 ars forsgg
med Prolastin tidligere fik afslag pa deres ansggning herom. Efter fors¢9ets
afslutning er der igen meddelt afslag til en nu tidligere forsggsperson pa ansggning
om Prolastinbehandling. Dvs. 148 ud af de skgnnede 150 behandlingskraevende
alfa-1patienter venter stadig pa medicin

5. de fleste myndigheder og instanser har udtrykt sig positivt, men stort set alle har
pa forskellig vis givet henholdende svar og har iseer henvist til Dansk
Lungemedicinsk Selskabs (DLS) 8rsmgde, hvor alfa-1 var tema og til evalueringen
af det i 2006 afsluttede forsgg.

6. DLS anbefalede pa sit arsmgde i november 2006 Prolastinbehandling af behandling
af alfa-1 patienter, 0g_ der har i DLS’ regi har vaeret nedsat en mindre gruppe af
fagfolk med henblik pd udarbejdelse af retningslinjer for Prolastinbehandling.

7. evalueringen af det netop afsluttede forsgg vil efter lungespecialisternes vurdering
ikke have indflydelse pa DLS’ anbefaling af Prolastinbehandling, da et negativt
udfald af det netop afsluttede forsgg ikke efter lungespecialisterne kan tilleegges
vasentlig betydning pa grund af studiets lave styrke. Prolastinbehandling af alfa-1
patienter anbefales sdledes uanset resultatet af forsgget.

Der er saledes et lzegemiddel pd markedet, der har vaeret forsket med i rigtig mange
ar. Adskillige lande, USA, Canada og ogsd europeeiske har i mange ar tilbudt deres
alfa-1 patienter Prolastinbehandling, andre i en kortere arraekke. EU har godkendt
leegemidlet i 2006, og umiddelbart efter har endnu adskillige EU-lande fulgt op med
en godkendelse og er nu pabegyndt Prolastinbehandling. Myndighederne henviser i
vidt omfang til en evaluering af et i 2006 afsluttet forsggt, som efter
lungespecialisters vurdering ikke kan tilleegges vaesentlig betydning for DLS anbefaling
af Prolastinbehandling pa8 grund af forsggets lave styrke. Udgifterne til
Prolastinbehandling indgik i budgetforhandlingerne for 2007.

2 danske patienter har i flere ar fiet I?rolastin, og nu kan de resterende 148
behandlingskraevende alfa-1 patienter snart "ikke f3 vejret ” af bare lsengsel
efter medicin. Hvad venter vi pa 22?22?!




CI1 Alfa-1-foreningen

Landsforeningen til bekeempelse af Alfa-1-antitrypsin mangel
Herlufsholmvej 37, 2720 Vanigse

Den 6. marts 2007
Folketingets Sundhedsudvalg
Christiansborg
1240 Kgbenhavn

Anmodning om foretrade

Patientforeningen Alfa-1 foreningen anmoder hermed om at fa foretraede for
Folketingets Sundhedsudvalg vedr. den manglende (og eneste mulige) medicinske
behandling af de ca. 150 behandlingskravende patienter med alfa-1 antitrypsinmangel,
nemlig behandling med laagemidlet Prolastin. Aifa-1 patienter har en medfadt
enzymmangel (alfa-1 antitrypsinmangel), der medfgrer, at disse patienters lungevaev
nedbrydes, hver gang lungerne belastes ved infektion, stgv og andre partikler.

Prolastin blev godkendt af EU og Lagemiddelstyrelsen i maj 2006. Prolastin er godkendt
af 14 EU-lande og tilbydes nu alfa-1 patienter i adskillige af disse. I USA har en sddan
behandling fundet sted i 10- 15 ar, Canada, Tyskland og Sverige har i adskillige ar
tilbudt Prolastin, og flere europzeiske lande har efter EU’s godkendelse fulgt trop. I
Danmark har kun 2 patienter nu faet permanent tilladelse til at modtage
Prolastinbehandling.

I. Alfa-1 antitrypsinmangel, behandlingsmuligheder og omfang af
behandlingskraavende patienter

Alfa-1 antitrypsin er et vigtigt enzym, som dannes i leveren, og enzymet har til formal
at beskytte lungevaevet mod nedbrydning, nar de hvide blodlegemer gar Igs pa
bakterier (infektion), stev og andre partikler i lungerne. Nar man lider af alfa-1
antitrypsinmangel mangler man dette enzym - helt eller i meget vaesentlig

grad. Sygdommen medfgrer allerede i 30- 40 ars alderen udvikling af emfysem (for
store lunger) og kronisk obstruktiv lungesygdom.

Indtil for nylig var lungetransplantation den eneste reelle behandlingsmulighed, men
med Prolastin er det nu muligt at mindske nedbrydning af lungeveev. Ved behandling
med Prolastin tilfgres patienten det enzym vedkommende mangler (alfa-1 antitrypsin).
Hidtil har der kun kunnet tilbydes symptomatisk medicinsk behandling, som det ogsa
fremgar af Sundhedsministeren svar pa spgrgsmal S1217 til Birthe Skaarup, MF, ” intet
(har) kunnet standse det accelererende tab af lungefunktionen og deraf felgende
invaliditet, hvorfor den ultimative behandling har veeret Lungetransplantation.”

Der findes forskellige grader af den arvelige defekt, og langt fra alle med alfa-1
antitrypsinmangel vil veere potentielle modtagere af Prolastin. Ifglge foreliggende
register er der ca. 500 levende personer med sveerere alfa-1 antitrypsinmangel i
Danmark. Lungemedicnsk afdeling p& KAS Gentofte, der har den nationale
koordinerende funktion, skenner, at der pt. vil veere ca. 150 behandlingskraevende alfa-
1 patienter pa landsplan.




II. Forskning og klinisk forsgg pd omradet med og uden dansk deitagelse

Det er desveerre sadan, at det ikke er muligt at behandle de skader i lungevaevet, der
allerede er sket. De forsgg, der har vaeret foretaget inden for omradet, har derfor
primeert rettet sig mod at stoppe/mindske tab af lungefunktionen. Ganske mange forsag
med Prolastinbehandling er blevet gennemfgrt i udlandet og enkelte her i landet.
Adskillige amerikanske forsgg har vist, at Prolastin har en antunﬂammatonsk virkning,
og at Prolastinbehandling mindsker tabet i lungekapaciteten. Pa linje hermed har
resultatet af andre udenlandske forsgg — f.eks. et tysk forsgg - vist 5|gn|Fkant reduktion
i det arlige fald i lungekapaciteten. Inden for omradet har bl.a. ogsa svensk forskning
opnaet gode resultater. Formentlig findes der adskillige andre forsgg med lignende
resultater.

I perioden 90- 94 blev der i Holland og Danmark gennemfgrt og publiceret ét
randomiseret studie. I dette forsgg viste de gennemfgrte CT-scanninger, at tabet af
lungevzaev kun var halvt s§ stort hos de Prolastinbehandlede patienter, end det var
hos de patienter, der havde faet placebo.( Det er vaerd at bemzerke, at dette forsgg
naesten er statistisk signifikant (p = 0,07), hvor der kraeves en vaerdi (p=0,05) for at
forsgget skulle have vaeret statistisk signifikant).

I efteraret 2006 afsluttedes tillige et 2¥2 ars internationalt forssg med dansk, hollandsk
og svensk deltagelse under ledelse af professor Asger Dirksen, KAS Gentofte. I forsgget
deltog 35 danskere ud af i alt 70 forsggspersoner. Dette forsgg forventes evalueret
formentlig i sidste halvdel af 2007, maske fgrst i 2008.

I dag anbefaler adskillige ledende leeger pd omradet Prolastinbehandling til aifa-1
patienter, og nogle ser det - lidt forsigtigt - endog muligt, at en erstatningsbehandling
med f.eks. Prolastin kan bevirke, at tabet af lungefunktionen kan reduceres i samme
stgrrelsesorden, som det arlige fald i lungefunktionen hos en person med normal
lungefunktion.

Navnlig er det vaesentligt at neevne, at Dansk Lungemedicinsk Selskab pa sit
drsmgde i november 2006, ogs8 anbefalede prolastinbehandling til alfa-1
patienter efter visse naarmere angivne retningslinjer. (Se endvidere nedenfor under
V).

Vi har da ogs3 samtidig bemaerket, at Sundhedsministeren i sit svar pa spm. S 1217

til Birthe Skaarup, MF, yderligere henviser til, at “Flere &rs erfaring fra udlandet samt en
raekke mindre kliniske forsgqg tyder dog p8, at regelmaessige indsprajtninger (én gang
ugentligt) med alfa-1-antitrypsin udvundet af plasma fra bloddonorer (som lsegemidlet
Prolastin, vores bemaerkning), kan nedsaette det accelererende tab af lungefunktionen
og reducere dodeligheden af sygdommen sammenlignet med ubehandlede patienter.”

Vi som patienter ma vi i den forbindelse understrege, at det samtidig betyder en meget
starre livskvalitet, og at det endog i veesentlig grad er direkte livsforleengende.

II1 Prolastinbehandling af alfa -1 patienter i Danmark i dag — afslag til
forsggspersonerne - tilladelse til enkelte

Som naevnt foregar der nu Prolastinbehandling af alfa-1 patienter i ganske mange
lande. Bemaarkelsesvaerdlgt for alfa-1 patientforeningen her i landet er naturligvis, at
der ogsé er 2 alfa-1 patienter i Danmark, der oprindeligt havde faet arlige
enkeltudleveringstilladelse, og som nu permanent modtager Prolastinbehandling. I juni
2005 blev der under hensyn til disse davaerende arlige enkeltudleveringstiliadelser




ansggt om lignende tilladelse til hver enkelt forsggsperson i den danske del af det netop
afsluttede forsgg. De 35 enkelte forsggspersoner fik alle afslag under henvisning til at
de “indgdr” i et klinisk forsgg.

Adskillige forsggspersoner overvejede dette dilemma i samrdd med hinanden: skulle
man fortseette i forsgget eller udg8 og f§ en enkeltudleveringstilladelse som de 2
patienter, der allerede havde f§et? Da der efter den dengang fastsatte tidsplan pa
tidspunkt kun manglede nogle fa maneder af forsgget, besluttede forsggspersonerne
lmldlertld at man godt kunne yde denne mdsats ved at fortseette i forsgget de sidste
maneder og medvirke til udvikling pa omradet til gavn for mange medpatienter
(forsgget sluttede reelt farst i efteraret 2006). Det er naerliggende her at tilfgje, at ud af
de 35 forsggspersoner har 6 af forsggspersonerne tiilige deltaget i forsgget fra 90-94. 1
dag er en af disse personer lungetransplanteret, og de gvrige far invalidepension og er
meget maerkede af sygdommen. Mon ikke deres situation havde set ganske anderledes
ud, hvis Prolastinbehandling allerede var taget i brug dengang?

Efter det danske forsggs afsiutning har én af de 35 tidligere forsggspersoner via egen
laege sggt Gentofte Hospital om fortsat substitutionsbehandling med Prolastin. Gentofte
amtssygehus svarede i oktober 2006 bl.a. ”” Mhp. behandling med Prolastin, som vil
koste ca. Y2 mio. kr. pr. patient pr. &r, behandles dette politisk aktuelt, idet vi gennem
Sygehusdirektionen har rettet henvendelse til hgjere instans i regionen”. Altsa fandt
man anledning til specifikt at haavne omkostningerne ved Prolastinbehandling i
forbindelse med ansggningen. Dette kan lede tanken hen pa en anden episode, hvor en
af vores medpatienter i Jylland pa sin anmodning om at fa Prolastin fra sygehuset fik et
svar omtrent som fglger “ ... og hvilken afdeling synes du s8 der skal nedlasgges for at
du kan f8 Prolastin.

Der synes saledes at vaere indikationer for, at spgrgsmalet om Prolastinbehandling af
alfa-1 patienter nu snarere er blevet et gkonomisk spgrgsmal end et laegefagligt.

IV Brevveksling med myndigheder

Vi har efter EU’s og Laegemiddelstyrelsen godkendelse i maj 2006 bl.a. kontaktet
formanden for Danske Regioner, de 5 Regionsrad og de 2 involverede hospitaler,
Gentofte og Odense Universitetshospital. Ved denne brevveksling fik vi overvejende
tilkendegivelser om, at man fandt det glaedeligt, at man nu kunne hjzelpe en
patientgruppe, der ikke tidligere har kunnet hjeelpes, og dermed ogsa give disse
patienter en behandling, der er livsforlaengende og giver stgrre livskvalitet med faerre
infektioner mv. Adskillige parter henviste i den forbindelse til evalueringen af det pa det
tidspunkt netop afsluttede internationale forsgg med Prolastinbehandling og til
Danmarks Lungemedicinske Selskabs behandling af prolastinbehandling pa arsmedet
den 25. november 2006.

Den kommende formand for Danske Regioner, Bent Hansen, henviste bl.a. i sin
skrivelse af august 2006 til foreningen, at da preeparatet var godkendt af
Leegemiddelstyrelsen, var det jo frigivet til brug i Danmark. “Nu er det op til fagfolkene,
at tage preeparatet i anvendelse i forhold til de patienter, der kan f§ gavn af
behandlingen” skrev Bent Hansen i den forbindelse.

Om gkonomien henwste han til regionerne og udtalte, bl.a., at Danske Regioner ingen
adkomst har til at pavirke budgetlaegningen direkte, men at han havde en klar
forventning om, ” at man i alle regioner vil prioritere indfgrelse af nye og virksomme
behandlinger - herunder Prolastin”. Et synspunkt som Bent Hansen i sin senere udtalelse
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af november 2006 som regionsradsformand for Midtjylland fulgte op, idet han heri
oplyste, at Region Midtjylland i de kommende gkonomiske forhandlinger med regeringen
i begyndelsen af 2007, ville laagge veegt pa, at der afsaettes gkonomiske midler til bl.a.
ny medicin, herunder specifikt til Prolastinbehandling.

Det skal dog i denne forbindelse bemaerkes, at udgifterne til Prolastinbehandling for aret
2007 som tidligere neevnt indgik i de budgetforhandlmgerne mellem amterne o9
regeringen, der foreglk i 2006. Bent Hansen bemaerkning ma derfor forstas saledes, at
der naturligt ogsa skal vaere penge til behandling af Prolastinpatienter fremover.

I myndighedernes udtalelser til foreningen rejstes saledes navnllg spgrgsmalene om 1)
gkonomi 2) resultatet af Dansk Lungemedicinsk Selskabs arsmgde i november, hvor der
netop skulle drgftes behandling af alfa-1 patienter og 3) evaluering af det netop
afsluttede danske forsgg.

Ad 1) gkonomi
Den arlige udgift til Prolastinbehandling af ca. 150 alfa-1 patienter indgik som
netop naevnt i budgetforhandlingerne med regeringen i 2006 vedr. amternes
gnskeseddel for 2007 om daekning af udgifter til ny medicin og
behandlingsmetoder. Amternes gnskeseddel hertil lgb op i 800 mio. kr. og de 75
mio. heraf udgjorde den arlige udgift tif Prolastlnbehandllng af de ca. 150 alfa-1
patienter, dvs. 500.000 pr. patient. pr. &r En arlig udgift der pa ingen made
adskiller sig i forhold til medicinudgifter til mange andre patientgrupper, f.eks.
dlalysepatlenter sclerosepatienter og navnlig glgtpatlenter hvor den samlede
arlige udglft til behandling overstiger 1 mia.; ogsa medicinudgifter til hjerte-og
kraeftomradet Igber naturligt op i meget store belgb - men alle er de
behandlingstilbud, vi som borgere i Danmark vaerdsastter meget.

Nu er det for fgrste gang muligt at tilbyde de behandlingskraevende alfa-1
patienter. En behandling med Prolastin, der vil kunne betyde betragtelig bedre
livskvalitet og ogsa virke livsforlaengende i ganske betydelig grad, dvs. i adskillige
ar. Hertil kommer ogsa den samfundsgkonomiske gevinst ved at disse patienter
kan undgd de mange infektioner, indlzeggelser, der fglger med sygdommen og
senere og ophgr i "utide” pa arbejdsmarkedet og lungetransplantation.

Omkring afsaettelse af de gkonomiske ressourcer henviste Bent Hansen som
naevnt til den igangvaerende budgetizegning, som Danske Regioner ikke kunne
pdvirke direkte, men han udtrykte samtidig ogsa en klar forventning om ” at man
i alle regioner vil prioritere indfgrsel af nye og virksomme behandlinger, herunder
Prolastin”,

Ad 2) Resultat af Dansk Lungemedicinsk Selskabs drsmgde 25. november
2006

Ifglge referat af drsmgdet anbefalede DLS pa m@det Prolastinbehandling af alfa-1
patienter efter visse narmere angivne retningslinjer. Der var endvidere tidligere
blevet nedsat en mindre gruppe af fagfolk, der skulle udarbejde naermere
retningslinjer for den egentlige behandling med Prolastin. Dette udkastet
omfatter bl.a. en stgrre gennemgang af indenlandsk- og udenlandsk forskning pa
omradet og pa denne baggrund ogsa en anbefaling af prolastinbehandling.

Ad 3) Evaluering af det netop afsluttede danske forsgg
Evalueringen af det i 2006 afsluttede multinationale placebokontrollerde studie
forventes at foreligge i slutningen af 2007 eller maske farst i 2008. Ifgige




lungespecialister og udkast til retningslinjer for Prolastmbehandlmg vil resultatet
af det netop afsluttede forsgg ikke have indflydelse pd DLS’ anbefalinger vedr.
Prolastmbehandlmg, da et eventuelt negativt udfald ikke kan tilleegges vaesentlig
betydning pa grund af studiets lave styrke. Prolastinbehandling af aifa-1 patienter
anbefales sdledes uanset resultatet af forsgget.

De enkelte regioner og andre instanser kan saledes ikke bruge den kommende
evaluering af det netop afsluttede forsgag til at give afslag pa prolastinbehandling
af alfa-1 patienter.

Afslutning

Som det fremgar ovenfor er der bred enighed blandt ledende laeger i forskellig regi,
forskere - s@vel danske som udenlandske, og adskillige forsgg - sdvel danske som
udenlandske har vist, at behandling af alfa-1 patienter med Prolastin nedsaetter tabet af
lungefunktion, forebygger infektioner, forbedrer livskvaliteten og virker livsforieengende
i ganske vaesentlig grad, - alt i overensstemmelse med Sundhedsministeriets
erfaringsgrundlag omtalt i svaret pa spgrgsmal S 1217 i indevarende
Folketingssamling.

Som naevnt tidligere har der i mange ar vaeret givet prolastinbehandling i USA og
Canada, og ogsa europeeiske lande, bl.a. Tyskland og Sverige har tilbudt
Prolastinbehandling i flere ar.

Efter at EU's godkendelse i 2006 er fulgt op af godkendelser fra de enkelte EU-landes
nationale “"laagemiddelstyrelser” (herunder den danske Laagemiddelstyrelse), behandler
endnu flere EU-lande nu alfa-1 patienter med Prolastin, som f.eks. Schweiz, @strig,
Spanien, Frankrig og Italien. Pt. tilbyder Danmark dog kun 2 patienter denne
behandling. 35 forsggspersoner har faet afslag pa ansggning om medicinen under
henvisning til de deltog i forsgget. Efter forsggets ophgr sommeren 2006 har danske
hospitaler indtil videre meddelt afslag pa fornyede ansggning om prolastinbehandling.

Flere instanser og myndigheder henviser nu til, at man vil afvente evalueringen af det
netop afsluttede forsgg. Men i samme andedrag tilkendegiver de samme laeger og
myndigheder, at det m3 antages, at behandling med Prolastin har en ganske betydelig
virkning for alfa-1 patienter med vaesentlig nedsat lungefunktion.( - Hvorfor skulle man
f. eks. sa ellers ggre de allerede meddelte tilladelser til behandling af 2 alfa-1 patienter i
Danmark permanente?) Pa3 linje hermed har Sundhedsministeren udtalt sig om
Prolastins virkning i sit svar pa § 20 spm. S 1217 til Birthe Skaarup, MF.

En vaesentlig betydning for hele sagen m& ngdvendigvis ogsa vaere Dansk
Lungemedicinsk Selskabs anbefaling af Prolastinbehandling til alfa-1 patienter.

Samtidig er det vaesentligt at naevne, at resultatet af det netop afsluttede multinationale
placebokontrollerede studie ifgige ledende lungespecialisterne, _]f ogsa udkast til
retningslinjer for Prolastinbehandling, ikke vil have indflydelse pd Dansk Lungemedlcmsk
Selskabs anbefaling, idet et negativt udfald ikke kan tilleegges vaesentlig betydnmg pa
grund af studiets lave styrke. Prolastinbehandling af alfa-1 patienter anbefales saledes
uanset resultatet af forsgget.

Omkring gkonomien har udgifterne til Prolastinbehandling af de omtalte
behandlingskraevende alfa-1 patienter indgaet i budgetforhandlingerne mellem
"amterne” og regeringen i efteraret 2006.




Vi under de 2 alfa-1 patienter af hele vort hjerte den tilbudte Prolastinbehandling. Men
hvorfor de gvrige behandlingskraevende 148 alfa-1 patienter ikke kan fa tilsvarende
tilbud, overstiger vore fatteevne. Det kan bekymre vor retsopfattelse, hvis det viser sig,
at der i Danmark ikke er lige adgang for syge til tilgeengelig behandling.

De behandlingskraevende alfa-1 patienter, der dagligt kzemper med
vejrtraekningsbesvaer, infektioner, indlaeggelser og fortigbende forvaerringer
sporger nu politikerne — hvad venter vi pa ???
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