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Overblik over praesentationen

* Medicinradets formal

* Metode til vurdering af nye laegemidler

e £ndring af metoden per 1. januar 2019

e Sjeeldne sygdomme

* Metodeaendringen og sjeldne sygdomme

* Omkostninger for leegemidler til sjaeldne og ikke-sjeeldne sygdomme

* Ny metode i Medicinradet per 1. januar 2021
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Medicinradets formal

* Medicinradet er et uafthaengigt rad nedsat af Danske
Regioner

* Medicinradet skal
 sikre hurtig og ensartet ibrugtagning af nye sygehuslaegemidler
* stille st@rre krav til dokumentation af lzegemidlers effekt
* sikre et staerkere grundlag for prisforhandlinger og udbud

Kilde: Medicinradets kommissorium
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Medicinradets formal
Udgifter til sygehusleegemidler

Udgifterne er opgjorti lgbende priser (ikke korrigeret for prisudviklingen)
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Mia. kroner

2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017 2018 2019

Medicinradet kom med sin ferste anbefaling i oktober 2017. Derfor kan Radets effekt pa udgifterne tidligst aflaeses ud af
udgifterne fra 2018.

Kilde: Danske Regioner og Danmarks Statistik



Nye legemidler/indikationsudvidelser

Medicinradet har vurderet 128 laegemidler
som mulig standardbehandling pa sygehusene
siden 1. januar 2017.

128 nye
lzegemidler

Medicinradet har yderligere udarbejdet:
e 25 behandlingsvejledninger

e 27 er pa nuvaerende tidspunkt i proces
m 68 er blevet anbefalet

* 50 lzegemiddelrekommandationer
23 er blevet delvist anbefalet

Opdateret d. 26. marts
37 er ikke blevet anbefalet



Folketingets syv principper for prioritering af sygehuslaegemidler

> é ) o De syv principper star ikke alene. Der er
= L) yderligere to principper, som kan tages i brug:

Adgang til /

behandling Faglighed i
-

o
o

Vi vil acceptere stgrre
r T omkostninger hvis det er meget alvorlig
sygdom.

Vi vil ikke acceptere

Hurtig ibrugtagning /

afny, kv I—. A\ vaesentlige stigninger i samlede udgifter
/ \

medicin

grundet én behandling.
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Medicinradets tidligere metode til vurdering at

legemidlers vaerdi

Metode frem til 1. januar 2021:

» Effekt og sikkerhed sammenlignes altid med den eksisterende behandling i
Danmark

» Specifikke mal for effekt defineres i hver enkelt sag

* Medicinradet kategoriserer laegemidlets veerdi ved at se pa stgrrelsen pa effekt (i
gennemsnit) og usikkerheden (herunder statistisk usikkerhed)

* Metoden er inspireret af IQWIG i Tyskland

e Per 1. januar 2021 er metoden andret, sa Medicinradet fremover anvender
kvalitetsjusterede levear (QALY)
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Metodeendringen 1. januar 2019

Formal og baggrund

Kriterierne for at kategorisere laegemidlers veerdi var ikke praecise nok.

Metoden blev justeret i januar 2019 for at ggre kategoriseringen mere praecis og skarpere
defineret

Malet var en mere ensartet og transparent vurdering af laegemidlers vaerdi

Metodeaendringen var ikke isoleret til lsegemidler til sjeldne sygdomme, men generel for alle
lzegemidler

Medicinradet indfgrte muligheden for ikke at kategorisere laegemidlers vaerdi, hvis evidensen er
meget sparsom.

> Medicinradet



Metodeaendring 1. januar 2019

Tidligere metode (2017-2018)

/Zndret metode (2019-2020)

1. Stor merveerdi

Stor merveerdi

2. Vigtig merveerdi

Moderat mervaerdi Mervaerdi af ukendt

3. Lille merveerdi

_ _ starrelse
Lille merveaerdi

4. Ingen merveerdi

Ingen dokumenteret mervaerdi

5. Negativ merveerdi

Negativ vaerdi

6. Ikkedokumenterbar mervaerdi

Samlet veerdi “Kan ikke kategoriseres”
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Metodeaendring 1. januar 2019

”Kan ikke kategoriseres”

Denne konklusion bruges, nar datagrundlaget ikke entydigt viser, om laegemidlet er bedre eller ej

Nar evidensen er meget sparsom, vurderer fagudvalget, om lsegemidlet kan formodes at have en
bedre effekt end eksisterende behandling eller ej

Fagudvalget inddrager kliniske skgn og erfaringer i argumentationen

Medicinradet havde forventet, at laegemidler til sjaeldne sygdomme ville vaere vanskelige at
kategorisere, fordi studierne af disse leegemidler ofte er meget sma
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Hvad kendetegner sjeldne sygdomme?

* Der findes ikke én klar definition af “sjaeldne sygdomme”

e Sundhedsstyrelsen:

* mindre end 1-2 ud af 10.000, dvs. hgjst 500-1000 patienter i DK. Definitionen
deekker kun medfadte, arvelige, kroniske, komplekse, alvorlige sygdomme med
behov for en seerlig indsats og faglige/teknologiske ressourcer. Daekker ikke kraeft
og infektionssygdomme

* EMA:
e feerre end 5 ud af 10.000, dvs. 2500 til 3000 i personer i DK
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Hvad kendetegner sjeldne sygdomme?

Medicinradets opdeling af leegemidler ift. sjseldenhed

1. Laegemidler til sjeeldne sygdomme (jf. Sundhedsstyrelsens definition)
2. Laegemidler til sjeldne kreeftsygdomme (jf. fagudvalgets vurdering, < 50
patienter pr. ar i Danmark)

3. @vrige laegemidler (dvs. leegemidler som ikke opfylder definition 1 og 2)
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Hvor ofte ser vi1 ’sjeldent™?

Antal laegemidler fordelt pa kategori

Per 18. november 2020 havde MR

vurderet 114 laegemidler:

e 16 var til sjeeldne sygdomme jf. SST definition

e 80 var ikke-sjeldne sygdomme

m Sjzldne sygdomme

Sjeldne kreeftsygdomme

m |kke sjeeldne sygdomme
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Metodeendringen og sjeldne sygdomme

* Metodeaendringens betydning for leegemidler til sjeeldne sygdomme blev analyseret i november
2020 - notat liger pa vores hjemmeside

* Opgarelsen viste at:
* Alle laegemidler til sjaeldne sygdomme kunne kategoriseres jf. den &ndrede metode

e 1 stor merveerdi, 3 moderat merveerdi, 5 mervaerdi af ukendt st@rrelse
e Laegemidler til sjeldne kreeftsygdomme kan ofte ikke kategoriseres (86 %)
e 1 lille merveaerdi, 1 mervaerdi af ukendt stgrrelse, 6 ‘kan ikke kategoriseres’
* Anbefalinger efter metodeandringen
e 5 ud af 8 laegemidler til sjeeldne sygdomme er anbefalet eller delvist anbefalet

e 2 ud af 6 leegemidler til sjeeldne kraeftsygdomme er anbefalet eller delvist anbefalet
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Gennemsnitlige meromkostninger (Alle ansggninger)

5.950.000 kr.
5,0 mio. kr.
4.950.000 kr.
3.950.000 kr.
2.950.000 kr. ,
2,5 mio. kr.
1.950.000 kr.
0,8 mio. kr.
.000 kr.
720,000 0,5 mio. kr. _
- 0,2 mio. kr. 0.1 mio. kr.
-50.000 k. N —
Sjeldne sygdomme Sjeldne kraeftsygdomme Resten
mAIP mSAIP
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Gennemsnitlige meromkostninger (anbefalede leegemidler)

5.950.000 kr.

4.950.000 kr.

3.950.000 kr.

2.950.000 kr.

1.950.000 kr.

950.000 kr.

-50.000 kr.

4,3 mio. kr.

2,2 mio. kr.

Sjeldne sygdomme

0,6 mio.
kr.

0,6 mio.
kr.

Sjeldne kraeftsygdomme
mAIP mSAIP

0,05 -0,03
mio. kr. mio. kr.

Resten

:"» Medicinradet



Gennemsnitlige meromkostninger (Ikke anbefalede leegemidler)

6.000.000 kr. 5,8 mio. kr.
5.000.000 kr.
4.000.000 kr.

3.000.000 kr. 2,7 mio. kr.

0,9 mio. kr.
0,5 mio. kr. 0,5 mio. kr. .
- 0,4 mio. kr.
] Y

Sjeldne sygdomme Sjeeldne kreftsygdomme Resten
m AIP mSAIP

2.000.000 kr.

1.000.000 kr.

0 kr.
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Konklusioner vedr. omkostninger

* Medicinradet bidrager til markant priskonkurrence blandt laegemidler til ikke-sjeeldne
sygdomme

* Forskellene pa AIP og SAIP viser, at Medicinradet og Amgros sikrer betydelige rabatter pa nye
lzegemidler

e Laegemidler til sjeldne sygdomme medfgrer markant hgjere omkostninger end andre
legemidler

* Medicinradet anbefaler som regel leegemidler til sjaeldne sygdomme pa trods af hgje
omkostninger

* Nar Medicinradet ikke anbefaler leegemidler skyldes det ofte, at der er usikkerheder om
effekten, som g@r de hgje omkostninger uacceptable

> Medicinradet
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Ny metode (QALY) 1. januar 2021

Medicinradet er pr. 1/1-2021 overgaet til en ny metode, hvor sundhedsgevinster opggres i
kvalitetsjusterede levear (QALY)

QALY andrer ikke i sig selv pa betydningen af usikkerheder — modellerne vil afspejle usikkerheder
i de kliniske studier

Der findes ikke en metode, som kan reducere de grundlaeggende usikkerheder i evidensen

Vi haber dog, at vi med modellerne bedre kan undersgge betydningen af usikkerheder for QALY-
estimatet, og herved kvalificere Radets diskussioner og beslutninger
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Konklusioner

* Medicinradet opdaterede metoden for at sikre ensartethed i kategoriseringer
pa tveers af leegemidler

* Laegemidler til sjaeldne sygdomme kan oftest kategoriseres pa trods af, at vi
skaerpede kravene til dokumentationen ved metodezendringen

* Laegemidler til sjeeldne kreeftsygdomme kan ofte ikke kategoriseres pa grund
af begraensninger i datagrundlaget

 Medicinradet inddrager altid bade effekt, sikkerhed og omkostninger i den
samlede vurdering af, om laegemidler skal anbefales som standardbehandling
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Konklusioner

* Medicinradet anbefaler ofte leegemidler til sjeeldne sygdomme, pa trods af
markant hgjere omkostninger for disse leegemidler

* Medicinradet er skiftet til ny metode per 1. januar 2021, hvor effekt males i
kvalitetsjusterede levear (QALY)

* Vivil se et stigende antal laegemidler til sma undergrupper af kreeftsygdomme
i fremtiden. Det er isaer her vi har udfordringer med meget sparsomme data

 Viforventer ogsa at se flere laegemidler til sjaeldne sygdomme (ikke-kraeft)

* Forekomsten af sager med sparsomme data og hgje omkostninger forventes
at veere stigende i fremtiden
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SPORGSMAL




EKSTRA SLIDES
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Oversigt over anbefalinger for og efter metodeendringen

Anbefalinger i alt
’Anbefalet’ 'Delvist anbefalet’ ’Ikke anbefalet’

(114 legemidler)

Tidligere Zndret Tidligere Zndret Tidligere Zndret Tidligere Zndret
metoder metode metoder metode metode metode metode metode
Sjeldne 10 6 4 4 3 1 3 1
sygdomme (40 %) (67 %) (30 %) (17 %) (30 %) (17 %)
Sjeeldne kraeft- 13 5 9 1 0 0 4 4
sygdomme (69 %) (20 %) (0 %) (0 %) (31 %) (80 %)
. 27 17 10 4 12 10
@vrige sygdomme | 49 31 (55 %) (59 %) (20 %) (13 %) (24 %) (32 %)
. 40 21 13 4 19 15
Alle lzgemidier 72 42 (56 %) (52 %) (18 %) (10 %) (26 %) (38 %)

(Tallene er opgjort 18. november 2020)



Alvorlighedsprincippet

Antal sager, hvor alvorlighedsprincippet er
Alvorlighedsprincippet er pr. 18.11.20 benyttet fordelt pa kategori

blevet brugt i 7 sager

e 2 gange i sager, der ikke er defineret som

“sjeeldne sygdomme” eller sjalden kraeft

e 2 gange til sjeldne kraeftformer (< 50 ptt om aret i DK)

* 3 gange til sjeeldne sygdomme (jf. SST definition)

m |kke sjeeldne sygdomme

Sjeeldne kreaeftsygdomme

® Sjeeldne sygdomme
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* Patientgruppen er typisk meget lille, eventuelt heterogen

* Det kan veere vanskeligt at udfgre kliniske studier med tilstraekkelig styrke og lang nok
opfplgningstid

* Der er fa danske kliniske eksperter

* Lzegemidlerne er ofte markant dyrere end laegemidler til mere almindelige sygdomme
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Der kan vaere begraenset viden om sygdommens spontanforlgb og karakteristika i den
videnskabelige litteratur

Der kan veere meget begreaenset erfaring med behandling i Danmark

Det kan give udfordringer i Medicinradets arbejde, nar kliniske studier skal tolkes og
anvendeligheden af sundhedsgkonomiske modeller skal vurderes

Derfor spiller fagudvalgene og deres erfaringsbaserede vurderinger en meget vigtig rolle ved
vurderingen af disse laeegemidler
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» Antallet af inkluderede patienter kan vaere meget begraenset

* Opfolgningstiden i studierne er ofte begraenset, mens sygdommene ofte udvikler sig
OvVer mange ar

* Effektmal - Der kan mangle validerede effektmal som fagudvalget har kendskab til.
Ved surrogatmal kan der mangle evidens for korrelation til direkte effektmal
(dedelighed og overlevelse)

:"» Medicinradet




Afvejning mellem effekt og omkostninger

Effekten er ofte usikker, isaer langtidseffekter og harde endepunkter

Nar der er meget sparsom evidens, baseres de samlede vurderinger af effekt i hgj grad pa de vurderinger som
fagudvalgenes kliniske eksperter foretager

Prisen kan vaere meget hgj

Ud fra en konkret vurdering kan alvorlighedsprincippet tages i anvendelse
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* Laegemidler til sjeeldne sygdomme skal vurderes ud fra samme metodiske ramme som andre lzegemidler

* Der findes ikke en metode som kan fjerne usikkerheder i datagrundlaget og derved ggre Medicinradet
mere sikker i sine vurderinger, nar der skal traeffes beslutning om anbefaling

» Derfor spiller fagudvalgene ogsa fortsat en stor rolle nar Medicinradet skal vurdere laegemidler

 Medicinradet kan fortsat bruge alvorlighedsprincippet og vil stadig foretage en konkret vurdering af, om
usikkerhederne er acceptable, nar effektstgrrelser og omkostninger tages i betragtning
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Folketingets syv principper for prioritering af sygehuslegemidler

>§< o

Adgang til _
behandling Faglighed

Faglighed: Ved vurdering af legemidler skal der
ske en grundig og systematisk vurdering af den

m e |_e behandlingsmeassige gevinst for patienterne samt
f T den dokumentation, der ligger til grund herfor. Ved
LS De syv principper [IREISVEIE vurderingen af leegemidler skal der inddrages den

ngdvendige og tilstrekkelige faglige ekspertise.

L) ¢.c

Hurtig ibrugtagning

; Geografisk
af ny, effektiv :
medicin l_. lighed

Abenhed

e* % ) ° [}
o 1.2 Medicinradet
Yderligere principper: o
alvorlighed og forsigtighed



Folketingets syv principper for prioritering af sygehuslegemidler

-

Adgang til :
behandling Faglighed

°o i

Mere sundhed

for pengene De syv principper Uafhaengighed

L) ¢.c

Hurtig ibrugtagning

; Geografisk
af ny, effektiv :
medicin l_. lighed

Abenhed

Yderligere principper:
alvorlighed og forsigtighed

Uafthaengighed: Vurdering af legemidler skal
ske ud fra objektive kriterier og pa baggrund af
faglige vurderinger, saledes at der sikres et
uafhengigt udarbejdet beslutningsgrundlag og
derved armslaengde til det politiske niveau.
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Folketingets syv principper for prioritering af sygehuslegemidler

-

Adgang til :
behandling Faglighed

°o i

Mere sundhed

for pengene De syv principper Uafhaengighed

o ..

Hurtig ibrugtagning

af ny, effektiv \ G‘T?%{SES"
medicin 8

Abenhed

Yderligere principper:
alvorlighed og forsigtighed

Geografisk lighed: Der skal ske en ensartet
ibrugtagning og anvendelse af legemidler pa
tvers af hele landet. Der skal desuden vere
entydighed 1, hvordan de forskellige regioner
og sygehuse handterer de tilfelde, hvor
leegemidler afvises til ibrugtagning som
standardbehandling.
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Folketingets syv principper for prioritering af sygehuslegemidler

e

Adgang til :
behandling Faglighed

Mere sundhed

for pengene De syv principper Uafhaengighed

¢.c

Hurtig ibrugtagning '
af ny, effektiv. Gti?g;:glsk
medicin g

Abenhed

Yderligere principper:
alvorlighed og forsigtighed

Abenhed: Der skal vare storst mulig 4benhed
1 vurderingen af leegemidler. Dvs. at der skal
vare abenhed om bade processer, metoder,
kriterier og det materiale, der udarbejdes 1
forbindelse med vurderingen af laegemidler.
Det skal saledes vaere muligt for alle at se
grundlaget og begrundelserne for at til- eller
fravelge nye legemidler, jf. ogsa
Transparensdirektivets krav 1 forhold til
objektivitet og gennemsigtighed. Abenheden
har ogsa til formal at facilitere en offentlig
debat. .
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Folketingets syv principper for prioritering af sygehuslegemidler

-

Adgang til :
behandling Faglighed

°o i

Mere sundhed

for pengene De syv principper Uafhaengighed

D e

Hurtig ibrugtagning /

: Geografisk
af ny, effektiv. 4 ;
medicin y l_. lighed

Abenhed

Yderligere principper:
alvorlighed og forsigtighed

Hurtig ibrugtagning af ny, effektiv medicin:
Patienter skal have gavn af
behandlingsmaessige fremskridt. Danmark skal
fortsat vaere et af de lande, der hurtigst
ibrugtager nye laegemidler, hvor der er
dokumenteret mereffekt.
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Folketingets syv principper for prioritering af sygehuslegemidler

-

Adgang til :
behandling Faglighed

Mere sundhed
Uafhaengighed

F.c

Hurtig ibrugtagning .
af ny, effektiv Gt-zl?g;:gnsk
medicin g

for pengene De syv principper

Abenhed

Yderligere principper:
alvorlighed og forsigtighed

Mere sundhed for pengene: Midlerne 1
sundhedsvasenet, herunder til sygehuslaegemidler,
skal bruges med omtanke, da det ellers kan fa
konsekvenser for forebyggelse, behandling eller
pleje 1 andre dele af sundhedsvasenet. Nye
legemidler, som har en veldokumenteret mereffekt
skal ikke afvises alene pa grund af gkonomi.
Safremt et nyt legemiddel skal vaere
standardbehandling, skal der siledes vare et
rimeligt forhold mellem prisen pa det nye
legemiddel og den mervardi, som legemidlet
vurderes at kunne tilbyde sammenlignet med
eksisterende standardbehandling.
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Folketingets syv principper for prioritering af sygehuslegemidler

. @ Adgang til behandling: Der skal sikres lige adgang

Adgan i o for bade store og sma patientgrupper og tages hojde

B for patienters individuelle behov. Det skal vare

muligt ud fra en konkret legefaglig vurdering at

e behandle med legemidler, som er afvist til

- standardbehandling. Det gelder eksempelvis 1

forhold til at kunne yde behandling af hoj kvalitet

’-_‘,' til patienter med sjeldne sygdomme eller 1 forhold

Geografisk

Hurtig ibrugtagning

af ny effektiv e t1l at kunne behandle for at undga

medicin

funktionsnedsattelse.

Abenhed

e* % @ ° [}

o 1.2 Medicinradet
Yderligere principper: o
alvorlighed og forsigtighed



