Sundhedsudvalget
SUU alm. del - Svar pa Spgrgsmal 420
Offentligt

Indenrigs- og Sundhedsministeriet

Dato:
Kontor:
J.nr.:
Sagsbeh.:
Fil-navn:

9. maj 2007
Sundhedspolitisk kt.
2007-12165-267
mrni

SUU S nr. 420 - Alfa-1

Endelig besvarelse af sporgsmal nr. 420 (Alm. del),
som Folketingets Sundhedsudvalg har stillet til inden-
rigs- og sundhedsministeren den 28. marts 2007

Sporgsmal nr. 420:

"Kan ministeren bekreefte, at flere myndigheder - herunder Sundhedsstyrel-
sen og Laegemiddelstyrelsen - henholder sig til, at man afventer evaluering
af det i 2006 afsluttede danske forsgg, inden man tager stilling til, om man
vil anbefale prolastinbehandling tages i brug? Hvad er i givet fald begrun-
delsen for at afvente evalueringen af dette forsgg, jf, oplysningerne i alm.
del - bilag 365 om, at evalueringen af forsgget efter lungespecialisters vur-
dering ikke vil have indflydelse pa DLS anbefaling af prolastinbehandling,
da et negativt udfald af det afsluttede forseg ikke kan tilleegges vaesentlig
betydning pa grund af studiets lave styrke?”

Svar:

Til brug for besvarelsen af udvalgsspargsmalet har jeg indhentet en udta-
lelse fra Sundhedsstyrelsen vedr. substitutionsbehandling med alfa-1-
antitrypsin.

Sundhedsstyrelsen har i bidrag af 29. april 2007 oplyst fglgende:

”Alfa-1-antitrypsin-mangel er en forholdsvis hyppig arvelig sygdom, som
rammer ca. 1 ud af 2.500-6.000 nyfadte. Sygdommen medfgrer tidlig (i 30-
40 ars alderen) udvikling af emfysem (‘for store lunger’) og kronisk obstruk-
tiv lungesygdom (KOL) — seerligt hos personer, som ryger. Den hidtidige
behandling har omfattet rygestop, symptomatisk medicinsk behandling som
ved al anden KOL, men intet har kunnet standse det accelererede tab af
lungefunktion og deraf felgende invaliditet, hvorfor den ultimative behand-
ling har veeret lungetransplantation.

Laegemidlet Prolastin® er alfa-1-antitrypsin udvundet af donorplasma og
leegemidlet har ultimo marts 2006 opnaet markedsferingstilladelse i Dan-
mark via den gensidige anerkendelsesprocedure med Tyskland som refe-
renceland. Leegemidlet ma kun udleveres til sygehuse, da diagnostik og
opfelgning af behandlingen efter Leegemiddelstyrelsens opfattelse alene
ber varetages pa afdelinger med lungemedicinsk ekspertise.

Det understreges, at det forhold, at et leegemiddel har opnaet markedsfg-
ringstilladelse ikke automatisk betyder, at lsegemidlet tages i anvendelse pa
danske sygehuse. Det sidste vil bero pa en regional stillingtagen.



Laegemiddelstyrelsen har i perioden fgr godkendelse af Prolastin® givet
enkeltudleveringstilladelse til to navngivne patienter mhp. behandling i lun-
gemedicinsk speciallaegepraksis. Under henvisning til disse patienters svae-
re sygdom og de praktiske problemer en overgang til behandling pa syge-
hus kunne medfgre, har Laegemiddelstyrelsen givet dispensation til at disse
to patienter pa trods af den fastsatte udleveringsgruppe som hospitalsfor-
beholdt fortseetter behandlingen i speciallaegepraksis efter godkendelsen af
Prolastin®. Yderligere dispensation kan ifglge Laegemiddelstyrelsen ikke
forventes imgdekommet.

Der anslas at veere ca. 500 patienter med alfa-1-antitrypsin-mangel i Dan-
mark, hvoraf en del ikke vil veere interesserede i prolastin-behandlingen
bl.a. pga. manglende symptomer pa nuvaerende tidspunkt samt det forhold,
at behandlingen gives som ugentlige intravengse indsprgjtninger. Det er
Laegemiddelstyrelsens vurdering, at der vil veere et sted mellem 100 og 300
patienter i Danmark som bade vil veere kandidater til behandlingen og vaere
interesseret i at modtage denne. Lungemedicinsk afdeling pa KAS Gentofte
har den nationalt koordinerende funktion i forhold til substitutionsbehandling
med alfa-1-antitrypsin, og her vurderer man, at ca. 150 patienter vil kunne
behandles.

Ca. 35 danske patienter har indgaet i et klinisk forsgg med alfa-1-
antitrypsin (se nedenfor). Forsgget er nu afsluttet og patienterne er derfor
ikke laengere i substitutionsbehandling med alfa-1-antitrypsin.

Der eksisterer kun yderst sparsom dokumentation for behandling med alfa-
1-antitrypsin, og der er her primeert tale om afrapportering af mindre klini-
ske forsgg, som indikerer, at indsprgjtninger (én gang ugentlig) med alfa-1-
antirypsin udvundet af plasma fra bloddonorer, kan nedsaette det accelere-
rede tab af lungefunktion og reducere dedeligheden af sygdommen sam-
menlignet med ubehandlede patienter. Kvaliteten og validiteten (udsagns-
styrken) af disse kliniske forsag ma dog gennemgéende anses for lav.

Der er kun publiceret ét randomiseret studie (hgj udsagnsstyrke) vedr. sub-
stitutionsbehandling med alfa-1-antitrypsin. Dette studie kunne ikke doku-
mentere nogen signifikant effekt af behandlingen.

Senest har en canadisk MTV-rapport fra februar 2007 gennemgaet doku-
mentationen for substitutionsbehandling med alfa-1-antitrypsin — herunder
behandling med Prolastin®. Rapportens konklusioner efter gennemgang af
den eksisterende dokumentation er helt i overensstemmelse med Sund-
hedsstyrelsens vurdering af litteraturen. Rapporten konkluderer, at der ikke
er dokumenteret effekt af behandling med alfa-1-antitrypsin i randomisere-
de kontrollerede studier. De eksisterende kohortestudier, som kan vise en
vis effekt, anses i rapporten for at skulle tolkes med forsigtighed pga. risiko
for bias og pga. forskelle imellem de grupper, som blev sammenlignet i de
pagaeldende studier. Den canadiske rapport kunne ikke finde dokumentati-



on for effekt pa livskvalitet og aktivitetsniveau ved substitutionsbehandling
med alfa-1-antitrypsin.

| gjeblikket afventes resultaterne fra et randomiseret mulitcenterstudie, som
gennemfgres med dansk deltagelse fra Odense Universitetshospital og
Gentofte Hospital. Det blev godkendt af Laegemiddelstyrelsen den 9. okto-
ber 2003. Resultaterne af forsgget vil formentlig foreligge i labet af 2007.

Det er, i lyset af ovenstaende, samlet set Sundhedsstyrelsen vurdering, at
der pt. ikke foreligger tilstraekkelig god dokumentation for effekt af behand-
lingen med alfa-1-antitrypsin, og at behandlingen derfor ikke bgr veere be-
handlingstilbud i Danmark, fer der foreligger god og sikker dokumentation
for effekten af behandlingen.

Sundhedsstyrelsen har drgftet dette med det Radgivende Udvalg for Spe-
cialeplanleegning, hvor der var stgtte til Sundhedsstyrelsens holdning, og
hvor de 5 regioner var enige om ikke at tilbyde substitutionsbehandling med
alfa-1-antitrypsin for der forligger god og sikker dokumentation for effekt af
behandlingen. | farste omgang afventes resultaterne fra det igangveerende
multicenterstudie, som forventes offentliggjort i Igbet af 2007. Nar resulta-
terne af det igangvaerende randomiserede multicenterstudie foreligger, vil
Styrelsen bringe behandlingen op til fornyet dreftelse i udvalget.”

Jeg kan henholde mig til Sundhedsstyrelsens oplysninger.



