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INDENRIGS- 0OG
SUNDHEDSMINISTERIET

Folketingets Sundhedsudvalg

Hermed sendes besvarelse af spgrgsmal nr. 416 (Alm. del), som Folketingets
Sundhedsudvalg har stillet til indenrigs- og sundhedsministeren den 17. maj 2023.
Spgrgsmalet er stillet efter gnske fra Michael Aastrup Jensen (V).

Spgrgsmal nr. 416:

"Hvad er ministerens holdning til, at patienter, som lider af familizer amyloidose, ikke
kan behandles med praeparatet Tafamidis for sygdommen, fgr de kommer pa venteli-
sten til en levertransplantation?”

Svar:

Medicinradet er et uafhaengigt rad under Danske Regioner. Radet udarbejder anbefa-
linger af, hvilke nye laegemidler, der skal vaere mulig standardbehandling pa sygehu-
sene. Anbefalingerne er baseret pa en vurdering af, om der er et rimeligt forhold mel-
lem den kliniske vaerdi og omkostningerne.

Da Medicinradet blev etableret i 2017, var der opbakning fra alle Folketingets partier.
Partierne var dengang enige om at fastlaegge syv principper for prioriteringen af syge-
huslaegemidler. De syv principper skulle danne grundlag for Medicinradets arbejde og
give regionerne klare rammer for prioritering af lsegemiddelindkgb- og forbrug pa sy-
gehusene.

Indenrigs- og Sundhedsministeriet har til brug for besvarelse af spgrgsmalet bedt
Danske Regioner om bidrag f@rst i juni 2023 og efterfglgende i august 2023, idet Me-
dicinradet den 23. august 2023 omformulerede radets anbefaling for laegemidlet Ta-
famidis.

Danske Regioner har oplyst fglgende:

e ”Medicinradet udarbejder anbefalinger om, hvilke nye laegemidler, der skal
veere mulige standardbehandlinger pa landets sygehuse, sa den enkelte be-
handlende laege og sygehusafdelingerne har et kvalificeret grundlag for de-
res valg af behandling. Medicinradet tager saledes ikke stilling til behandling
af enkelte patienter. Den konkrete vurdering af patienterne sker pa hospita-
lerne.

Tafamadis blev fgrste gang vurderet af Medicinradet pa radsmgdet den 21.
oktober 2020, hvor Medicinradet anbefalede tafamidis til behandling af
voksne patienter med arvelig transthyretin-medieret amyloidose med kardi-
omyopati, som er skrevet op til levertransplantation.

Pa det pagaeldende tidspunkt var det dansk klinisk praksis, at patienter med
arvelig transthyretin-medieret amyloidose med kardiomyopati af typen
”Djurslandssygen” ved fgrste sygdomstegn fra hjertet (nar ekkokardiografi
viser tegn pa amyloid aflejring i hjertets venstre ventrikel) ville blive skrevet
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op til en levertransplantation. Denne praksis var oplyst til Medicinradet af
leegemiddelvirksomheden bag legemidlet, Pfizer, med radgivning fra en fg-
rende ekspert pa omradet. Medicinradets fagudvalg var enig i denne praksis.

Medicinradets anbefaling af tafamidis til patienter, som er skrevet op til le-
vertransplantation, var saledes meget specifikt rettet mod, at netop disse
patienter med ”Djurslandssyge” og tegn pa sygdom kunne fa tafamidis ved
aktiv sygdom (mens de ventede pa transplantation).”

e "Medicinradet har ikke har taget stilling til tafamidis som forebyggende be-
handling til personer, der alene er baerere af genmutationer, som kan lede til
transthyretinmedieret amyloidose med kardiomyopati, hvor sygdommen
endnu ikke er brudt ud. Det skyldes, at de studier, som har ligget til grund
for Medicinradets anbefaling, ikke har undersggt dette.

Medicinradet har ikke anbefalet tafamidis til andre patienter med arvelig el-
ler vildtype transthyretin-medieret amyloidose med kardiomyopati. Dvs. i
praksis omfatter denne ’ikke-anbefaling’ patienter med andre mindre alvor-
lige mutationer end p.Leul31Met (patienter, som derfor ikke skal have le-
vertransplantation) og vildtype patienter, som har en anden arsag til syg-
dommen, og hvor sygdommen kommer til udtryk langt senere i livet.”

e ”P3 Medicinradets mgde den 23. august 2023 besluttede Radet at andre en
formulering i Medicinradets anbefaling vedrgrende tafamidis til behandling
af transthyretinmedieret amyloidose med kardiomyopati. Det skyldes, at
den kliniske praksis for behandlingen af patienterne har andret sig.

Da Medicinradet i 2020 fgrste gang tog stilling til anbefalingen, blev patien-
ter med ’'Djurslandssygen’ og andre tilsvarende arvelige udgaver af sygdom-
men skrevet op til levertransplantation ved fgrste sygdomstegn. Derfor
fremgik det af anbefalingen, at patienterne skulle veere skrevet op til trans-
plantation.

Patienterne bliver ikke laengere skrevet op til transplantation. Derfor har
Medicinradet nu justeret anbefalingsteksten, sa den flugter med den aen-
drede kliniske praksis.

Medicinradet kan desuden oplyse, at Pfizer (lsegemiddelvirksomheden bag
legemidlet) er kommet med et nyt pristilbud. Medicinradet er p.t. i gang
med at vurdere, hvorvidt anbefalingen til patienter med anden arvelig
amyloidose med kardiomyopati (som er en “ikke-anbefaling’) skal revurderes
pa baggrund af den nye pris.”

Jeg henholder mig til Danske Regioners bidrag. Som minister hverken kan eller vil jeg
tage stilling til de faglige vurderinger, som laves af de faglige eksperter i Medicinra-

det.

Med venlig hilsen

Sophie Lghde
Side 2



