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Spergsmél R: “Ministeren bedes rede%ﬂre for, hvornar patienter med alfa-1-
antitrypsin mangel kan sikres medicinsk behandling mod sygdommen”.

Spergsmal S: “Hvilke konsekvenser finder ministeren, at det ber have, at ministeri-
et siden 2005 har veret vidende om, at patienter med alfa-1-antitrypsin mangel
medicinsk har kunnet behandles med Prolastina uden at en sddan behandling er sat
i gang?”

Spergsmél T: Vil ministeren oplyse, om det er almindeliﬁ praksis, at Lagemiddel-
styrelsens anbefalinger ikke bliver imedekommet af Sundhedsstyrelsen?”

[Indledning]

Jeg vil benytte denne lejlighed til at redegere for sagen om Prolastina til lungepati-
enter med alfa-1-antitrypsin-mangel og kommentere den sidste tids debat om dette
emne.

Desuden synes jeg, dette samrad er en god lejlighed til at redegere for og kommen-
tere de rammer, der gelder for beslutningerne om, hvilke l&gemidler der anvendes
i det danske sundhedsvasen. Debatten har jo vist, at det kan vaere vanskeligt at
accept(elzre - og maske ogsa forsta - at et laegemiddel er godkendt, men alligevel ikke
anvendes.

Der er jo stillet tre spargsmal. Jeg vil foretreekke at give en generel indledning og
derefter kort besvare de tre konkrete spargsmal.

[Sygdommen alfa-1-antitrypsin mangel]

Indledningsvis vil jeg gerne opridse nogle hovedtrak af den sygdom og den be-
handling, der er udgangspunkt for dette samrad. Det er en arvelig sygdom, som
rammer ca. 1 ud af 2.500-6.000 nyfedte. Der er ca. 500 patienter registreret med
alfa-1-antitrypsin-mangel i Danmark. Patienterne kan ikke danne et bestemt stof -
alfa-1-antitrypsin — som normalt dannes i leveren, og er med til at beskytte mod
nogle vavsnedbrydende stoffer, som dannes i forbindelse med de infektioner,
mennesker padrager sig gennem et liv.

Sy%dommen medforer i 30-40 ars alderen udvikling af “’for store lunger” og kro-
nisk obstruktiv lungesygdom (KOL) — saerlift hos rygere. Det betyder, at lungevz-
vet langsomt nedbr?/des hos de ramte, som derved mister lungefunktion. Levetiden
for patienter med alfa-1-antitrypsin mangel er cirka 40 ér for rygere og 65 ér for
ikke-rygere — det er saledes en meget alvorlig sygdom, vi her snakker om.

Den hidtidige behandling har omfattet rygestop og symptomatisk medicinsk be-
handling som ved al anden KOL, men intet har kunnet standse det accelererede tab
af lungefunktion og deraf folgende invaliditet. Den ultimative behandling har der-
for veeret lungetransplantation.

Behandling med Prolastina gar ud pa at tilfere patienterne den alfa-1-antitrypsin,
som de ikke selv kan danne, gennem ugentlige indsprejtninger af stoffet, som kan
udvindes af plasma fra bloddonorer. Man kunne héll))e, at patienternes problem blev
lost, nar man pa denne made tilforer det stof, de mangler, s& man kunne undga
tabet af lungefunktion, undgé sygdommens symptomer og opna en normal levetid.
Sa enkelt er det desverre ikke.



Dokumentationen for Prolastinas virkninger omfatter “klinisk erfaring”, altsd lz-
ers uformelle observationer ved behandling med midlet, og nogle mindre kliniske
orseg, men hidtil kun et enkelt lodtraekningsforseg med kontrolgruppe (sékaldte

ra%lt}c}(omiseret forseg), hvilket er den foretrukne dokumentation for leegemidlers

effekt.

Det eneste hidtidige randomiserede forseg, hvor 56 patienter deltog, har vist en vis
effekt i form af formindsket tab af det, der hedder lungetathed hos patienterne,
men effekten var ikke statistisk sikker. Og desvaerre havde behandlingen med Pro-
lastina ingen malelig effekt i forhold til p%acebo i forhold til symptomer, livskvali-
tet, lungefunktion, brugen af seedvanlig medicinsk behandling, akutte forvaerringer
af obstruktiv lungesygdom, akutte infektioner eller overlevelse.

Som tidligere oplyst i min besvarelse af udvalgsspergsmél nr. 186 af 7. marts 2008,
er resultaterne af et nyt internationalt lodtreekningsforseg med professor Asger
Dirksen som koordinator indsendt til et internationalt tidsskrift med henblik pa en
uafhengig vurdering inden offentliggerelse.

Det har vaeret nzvnt i medierne, at denne undersogelse skulle vise et andet og gun-
stigere resultat end den forste.

Derfor har Sundhedsstyrelsen den 11. april - bl.a. pd min opfodring - atholdt mede
med Dansk Lungemedicinsk Selskab (DLS) om brugen af Prolastina til behandling
af lungepatienter. I modet deltog ogsé Asger Dirksen, der fik lejlighed til at gen-
nemga hovedpunkter fra egne og andres vaesentlige studier om mulighederne for
behandling med bl.a. Prolastina.

P4 modet oplyste Dansk Lunlg(emedicinsk Selskab (DLS), at Prolastina gentagne
gange har veeret droftet i selskabet. Senest har selskabet ved et bestyrelsesmade
den 8. april 2008 konkluderet, at Asger Dirksens nye undersggelse, som den er
refelreret for bestyrelsen, ikke giver evidens for en klinisk betydningsfuld effekt af
Prolastina.

Denne udmelding folger Dansk Lungemedicinsk Selskab op i en pressemeddelelse
af 12. april, hvor selskabet slar fast, at resultaterne af den nye undersegelse med 77
patienter svarer fuldstendigt til resultaterne af den tidligere med 56 patienter. Der
er en vis effekt pa tabet af [ungetathed. Heller ikke i den nye underseogelse i sig
selv er forskellen statistisk sikker, men ndr man legger de to undersegelser sam-
men, bliver effekten lige netop statistisk sikker — signifikant som man siger. Men
ligesom i den forste undersggelse havde behandlingen med Prolastina ingen maéle-
lig effekt i forhold til placebo i forhold til det, patienterne oplever, d.v.s. sympto-
mer, livskvalitet, lungefunktion, brugen af seedvanlig medicinsk behandling, akutte
forveerringer af obstruktiv lungesygdom, akutte infeitioner eller overlevelse. Ingen
madlelig effekt.

Modsat hvad der har veret omtalt i offentligheden, nar den nye underseagelse ifalge
Lungemedicinsk Selskab ikke andre resultater end den tidligere. Tveertimod — de
bekrafter hinanden.

Det er baggrunden for, at selskabet fortsat ikke finder, at der er evidens for nogen
klinisk betydningsfuld effekt af Prolastina.

[Lzegemiddelst!relsen og Sundhedsstyrelsens roller]

Jeg vil sd efter denne kortfattede introduktion til sygdommen og laegemidlet vende
mig til den sagsbehandling og de vurderinger, Prolastina har givet anledning til fra
myndighederne side.

Prolastina er godkendt i Danmark til brug pa sygehusene af Laegemiddelstyrelsen.
Det er sket efter proceduren for gensidig anerkendelse, hvor i alt 14 europaiske
lande med Tyskland som referenceland har godkendt leegemidlet.

Det betyder ogsd, at Laegemiddelstyrelsen pd grundlag af det materiale, firmaet har
tilvejebragt med henblik p& markedsferingstilladelse 1 Tyskland, har vurderet, at
midlet har en effekt. Men dokumentationen for effekt kan have forskellig styrke. I
tilfzeldet Prolastina er der som navnt tale om “klinisk erfaring”, altsa lagers ufor-
melle observationer ved behandling med midlet, og nogle mindre kliniske forseg,
men hidtil kun et enkelt lodtraekningsforseg med kontrolgruppe (sékaldte randomi-
seret forseg), nemlig det forsog me§ 56 patienter, jeg tidﬁgere har naevnt.



At et legemiddel er godkendt af Lagemiddelstyrelsen betyder, at det er tilladt at
markedstore det. Lae%lemiddelstyrelsens godkendelse er derimod ikke ensbetydende
med at leeger og sygehuse skal bruge det. Betingelserne for, at et leegemiddel kan
godkendes er saledes, at man vurderer, at der er dokumentation for, at midlet virker
og for, at det ikke har — i forhold til effekterne — urimelige bivirkninger.

Naér et laegemiddel er godkendst til brug pa sygehusene, er det sygehusene — og sid-
ste ende deres gverste ledelser, regionsradene — der tager stilling til, om det skal
anvendes. I langt de fleste tilfelde sker det helt ukontroversielt og uden at veekke
hverken politisk eller offentlig opmarksomhed. Lagerne tager nye midler i brug,
og andre, &ldre midler gir af %rug i en rent faglig proces.

Diskussion kan der derimod opsté, hvis der er faglig uenighed om et middels virk-

ninger, eller hvis det f.eks. er meget dyrt. I tilfzeldet Prolastina er der nogle fa laeger

og en patientforening, der mener, at midlet virker, mens det store flertal af danske

%{ungﬁmedicinere ikke mener, at der er evidens for det. Midlet er tillige rimeligt
ostbart.

Regionerne har pa den baggrund segt Sundhedsstyrelsens faglige rdd. Styrelsen har
pa det grundlag, jeg tidligere har beskrevet — senest vurderingen fra Dansk Lunge-
medicinsk Selskab pd medet den 11. april — vurderet, at der iike er tilstreekkelig
evidens til at anbefale midlet.

Det er en rent faglig vurdering, hvor styrelsen altsé er helt pa linie med langt ho-
vedparten af danske lungemedicinere. Jeg synes erligt talt, at man som politiker
skal veere ganske tilbageholdende med at gore sig klogere end fagfolkene i et sé-
dant rent leegefagligt spergsmal. Jeg har i%lvert fald intet som helst grundlag for at
tilsidesette Sundhedsstyrelsens vurdering i denne sag.

Jeg er klar over, at mange har sveert at forlige sig med, at Leegemiddelstyrelsen kan
godkende et produkt, mens Sundhedsstyrelsen ikke anbefaler, at det bruges. Det er
der ikke noget usaedvanligt i. F.eks. pa Kraeftomrﬁdet foregar der jo en stadig debat
om, hvilke af de nye praeparater, der introduceres og godkendes, vi skal tage i an-
vendelse 1 Danmark til bestemte sygdomme. Kernen 1 forskellen er altsé, at Sund-
hedsstyrelsen stiller andre krav for at anbefale et praeparat som den rigtige og anbe-
falelsesvaerdige standardbehandling, end Legemiddelstyrelsens godkendelse, som
kun betyder, at leegemidlet kan markedsfores.

Jeg tror altsd, man i denne — som i mange andre sager - ma acceptere, at fagfolk
kan have forskellige opfattelser. I sidste ende méa nogen sa tage ansvaret for at veje
for og imod og radgive regioner og sygehuse. Det har Sundhedsstyrelsen gjort pa
en made, som jeg intet grundlag har for at kritisere, og med et resultat, som er helt i
overensstemmelse med fagfolkene i Dansk Lungemedicinsk Selskab. Lad mig der-
for gentage: Jeg har intet grundlag for at tilsidesatte Sundhedsstyrelsens faglige
vurdering i denne sag.

[Spergsmal R]

Jeg vil nu kommentere de tre enkelte sporgsmal, der er stillet i dag. Det forste -
sporgsmal R - handler om, hvorndr patienter med alfa-1-antitrypsin-mangel kan
sikres medicinsk behandling mod sygdommen.

Nu bliver patienterne jo behandlet med medicin for deres symptomer, men jeg gar
ud fra, der teenkes pd Prolastina og kan oplyse, at pa baggrund af medet med Dansk
Lungemedicinsk Selskab og Asger Dirksen har Sundhedsstyrelsen oplyst, at styrel-
sen lebende vil folge udviklingen og har aftalt med professor Asger Dirksen, at han
fremsender resumeer til videnskabelige kongresser og desuden meddelelse om, nar
artikler til videnskabelige tidsskrifter er blevet godkendt til publicering.

Sé svaret pa spergsmélet afthanger altsa af, hvilken ny dokumentation der métte
komme om midlets effekt.

Jeg vil gerne understrege, at hvis der kommer et grundlag for en fornyet radgivning
eller vurdering fra Sundhedsstyrelsens side, s Vi% jeg presse pd for, at den tilveje-
bringes sa hurtigt som muligt, sa den ikke ungdig forsinker indferelsen af et anbe-
falelsesvaerdigt leegemiddel. Jeg har intet andet onske, end at patienterne fir en ny
behandling, hvis den virker. Men det mé vere pa baggrund af en faglig radgivning
baseret pa evidens.



[Spergsmal S]

Spergsmal S handler om, hvilke konsekvenser det ber have, at ministeriet siden
2005 har veeret vidende om, at patienter med alfa-1-antitrypsin-mangel medicinsk
har kunnet behandles med Prolastina uden at en sddan behandling er sat i gang.
Spergsmalet antyder, at ministeriet har gjort et eller andet odigst eller undladt no-
get, man burde. Jeg ma sige: Jeg ved ikl%]e, hvad det skulle vere. Ja, ministeriet har
varet bekendt med, at dette laegemiddel blev godkendt. Ja, ministeriet har varet
bekendt med, at der var faglig usikkerhed og uenighed, om det skulle anvendes. Og
ja, ministeriet har varet orienteret om Sund%edsstyrelsens radgivning i sagen. Og
det hele har veeret omtalt i en reekke svar til Folketinget.

Ministeriet har efter min opfattelse ikke haft nogen som helst anledning til at blan-
de sig i den faglige proces i denne sag. Efter den seneste meget klare udtalelse fra
lungemedicinerne mé jeg tvaertimod sige, at det havde vearet hgjst malplaceret, hvis
ministeriet havde interveneret og sogt at fa et legemiddel i brug, som efter fagfol-
kenes vurdering ikke har nogen klinisk betydende virkning.

[Spergsmail T]
Endelig sporges i sporgsmél T, om det er almindelig praksis, at Leegemiddelstyrel-
sens anbefalinger ikke bliver imedekommet af Sundhedsstyrelsen.

Der menes vel, om det er almindeligt, at et legemiddel, der er godkendt af Laege-
middelstyrelsen, ikke kan anbefales af Sundhedsstyrelsen.

Hertil kan ({ eg ganske kort svare, at det ikke er usaedvanli(%t, f.eks. pé kraeftomradet,
at Sundhedsstyrelsen sammen med kraeftstyregruppen radgiver om et godkendt
leegemiddel ber anvendes pa de danske sygehuse.

[Afslutning]

Og lad mig sé til afslutning sige, at hele mit indleeg jo har handlet om, hvorfor der
ikie er grundlag for at anbefale Prolastina. Derfor foler jeg grund til at sige, at det
argrer mig lige s meget som det sikkert argrer andre. For patienternes skyld hav-
de jeg da meget hellere set, at midlet virkede, sa vi kunne tilbyde dem en effektiv
behandling. Men jeg méa forholde mig til realiteterne, som desvearre er, at der ikke
kan dokumenteres en klinisk betydende effekt. Jeg kan ikke se, at det er i patienter-
nes interesse, at der fra politisk hold skabes illusioner om det — det veere sig fra en
ministers eller andre politikeres side.

Tak for ordet



