Til Indenrigs- og Sundhedsministeriet

Fremsendt pr. e-mail

Danske Regioners bidrag til besvarelse af folketingsspgrgsmal (SUU,
alm. del spgrgsmal 576-584 vedr. Medicinradets handtering af usik-
kerhed i forbindelse med vurdering af nye laegemidler)

Indenrigs- og Sundhedsministeriet har anmodet Danske Regioner om bidrag til
besvarelse af ni folketingsspgrgsmal, som omhandler Medicinradets handte-
ring af usikkerhed i forbindelse med vurdering af nye lsegemidler. | anmodnin-
gen fremgar det, at ministeriet gnsker, at bidraget skrives som et samlet svar,
fremfor ni separate svar.

Danske Regioner har til brug for besvarelsen indhentet nedenstdende bidrag
fra Medicinradet, som vi kan henholde os til:

Der spgrges til, hvordan Medicinradet handterer usikkerhed i forbindelse med
vurderinger af nye leegemidler, hvordan Medicinradet balancerer usikkerhed
ved langtidsdata mod umiddelbare fordele ved at give adgang til nye behand-
linger, saerligt nar sammenlignelige lande har anbefalet det pagaldende laege-
middel. Endvidere spgrges der til, hvordan Medicinradet sikrer lige adgang til
nye behandlinger, nar der har vaeret forskelsbehandling i udvaelgelsen til delta-
gelse i de kliniske forsgg, der ligger til grund.

Medicinradet traeffer beslutninger om anbefalinger af nye laegemidler som
standardbehandling pa sygehusene baseret pa information om forholdet mel-
lem behandlingens dokumenterede effekt, bivirkninger, patientens livskvalitet
og samlede omkostninger ved at anbefale laeegemidlet som standardbehand-
ling, herunder den pris, som laegemiddelvirksomheden szetter pa det danske
marked. Usikkerheder om behandlingens effekt indgar som en vaesentlig del af
den samlede vurdering af laegemidlet.

| forhold til effekt laegger Radet stor vaegt pa patienternes helbredelse, eller
hvis behandlingen ikke er helbredende, om der er dokumenteret lzengere leve-
tid af behandlingen, eller om behandlingen i stedet udskyder tiden til eventuelt
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tilbagefald. Derudover spiller det en stor rolle, hvor mange af de behandlede
der far effekt af behandlingen, samt hvor mange der far eventuelle bivirkninger.
Det er szerligt betydningsfuldt ved behandlinger, der gives til patienter, der i
forvejen har en god prognose. Radet traeffer dermed sin endelige beslutning
om anbefaling ud fra en samlet afvejning af mange forhold.

Som grundlag for en beslutning udarbejder Medicinradets sekretariat i taet
samarbejde med fagudvalget pa omradet en rapport, der indeholder grundige
beskrivelser af netop effekt, bivirkninger, omkostninger og usikkerheder samt
arsager til usikkerhederne, og hvilken betydning disse kan have for vurderin-
gerne af resultaterne i rapporten.

Fagudvalgene bestar bl.a. af kliniske eksperter pa det specifikke sygdomsom-
rade og patientrepraesentanter og sikrer, at relevant viden om sygdom og be-
handling i dansk klinisk praksis inddrages i vurderingen af leegemidlet. Rappor-
terne offentligggres pa Medicinradets hjemmeside, sa der er transparens om
Radets beslutningsgrundlag. Endvidere vurderer fagudvalgene overfgrbarhe-
den af de kliniske forsg@g til danske patienter og dansk klinisk praksis.

Rapporterne indeholder saledes grundig evidensgennemgang og beskrivelse af
usikkerheden for patienter og sundhedsvaesenet. Hvis der ikke er vaesentlig
usikkerhed om et legemiddels forventede effekt, og der forventes en god ef-
fekt af behandlingen, vil Medicinradet veere tilbgjeligt til at anbefale lzegemid-
let, ogsa selvom der er hgje omkostninger forbundet med denne.

Er der stor usikkerhed om effekten, fx pga. manglende langtidsdata, og dermed
om lzegemidlet gavner patienterne i den forventede behandlingsperiode, vil Ra-
det vaere mindre tilbgjeligt til at acceptere hgje omkostninger forbundet med
legemidlet. Hvis et leegemiddel, Radet vurderer, har en potentiel gavnlig, men
usikker, effekt, vil Radet ofte opfordre virksomheden til at vende tilbage med
en lavere pris, der tager hgjde for usikkerheden.

En anden mulighed er, at virksomheden kan tilbyde at indga en effektbaseret
prisaftale, hvor der kun betales, hvis patienten har effekt af behandlingen. Her
deles usikkerheden vedrgrende effekten saledes mellem virksomhed og beta-
ler, og patienterne far muligheden for at afprgve behandlingen. Et eksempel
herpa er genterapien Hemgenix til behandling af blgdersygdom, hvor Radet har
anbefalet behandlingen, efter virksomheden tilbgd en aftale, hvor sygehusene
kun betaler, sa laenge patienten har dokumenterbar effekt af genterapien.

Medicinradet vil nogle gange kunne anbefale et laagemiddel, hvor der er usik-
kerhed om effekten af behandlingen, og hvor de samlede omkostninger ved



legemidlet er relativt hgje. Her vil Radet ofte opfordre til, at der bliver indsam-
let data fra de behandlede patienter, og behandle sagen igen efter en periode.
Et eksempel pa dette er trastuzumab deruxtecan til brystkraeft.

Medicinradets anbefalinger og behandlingsvejledninger er rettet mod alle fem
regioner, og de stgtter dermed lige behandling pa tvaers af landet. Det er vae-
sentligt for patienterne pa tveers af alle syggdomsomrader, at regionerne ibrug-
tager medicin, som med rimelig sikkerhed har en gavnlig effekt for patienterne.
Samtidig er det vigtigt, at omkostningsniveauet pa leegemidlerne er rimelig i
forhold til den dokumenterede effekt, sa pengene i sundhedsvaesenet bruges
bedst muligt til gavn for patienter pa tveers af sygdomsomrader.

Medicinradet har ikke indflydelse pa rekruttering af patienter til kliniske studier
og kan derfor ikke svare pa, hvorvidt nogle patienter oplever forskelsbehand-
ling i specifikke studier. | de lande, Danmark normalt sammenligner sig med,
kan der vaere forskelle pa, hvordan nye laegemidler vurderes. | Danmark sam-
menligner Medicinradet et nyt leegemiddel med den behandling, der er stan-
dardbehandling i dansk klinisk praksis. Andre lande kan have en anden klinisk
praksis, hvorfor sammenligningen kan blive en anden i de lande. Derudover er
legemiddelpriserne fortrolige og vil ofte vaere prissat forskelligt fra land til land.
Derfor kan balancen mellem usikkerheder om effekt og pris se anderledes ud

i andre lande.

| Danmark bliver leegemidlerne hurtigt tilgaengelige pa hospitalerne, efter Me-
dicinradet har anbefalet en behandling, mens det ikke er tilfaeldet i flere andre
lande. Det g@r ogsa sammenligninger med andre lande vanskelige.

Der spgrges endvidere ind til, hvorvidt en sygdoms alvorlighed og manglen pa
andre muligheder for behandling spiller ind pa Medicinradets beslutninger. Der
sporges dernaest ind til, hvordan Medicinradets beslutninger afspejler en uaf-
hangig vurdering af danske forhold og ikke udelukkende baseres pa eksterne
rapporter som FINOSE.

Medicinradets anbefalinger baserer sig altid pa en helhedsvurdering. Sygdom-
mens alvorlighed og behovet for nye behandlinger til patientgruppen indgar al-
tid i Medicinradets vurdering og Radets overvejelser ift. anbefaling. Vurdering
af alvorlighed er oftest en vurdering af grad af alvorlighed, da sygdomme er
alvorlige i forskellig grad.

Pa Medicinradets mgde den 22. maj 2024 anbefalede Radet avapritinib til be-
handling af kraeftsygdommen gastrointestinal stromal tumor (GIST) med en
saerlig mutation, hvor sygdommen er inoperabel eller metastatisk. Avapritinib
er en dyr behandling, men Radet vurderede, at de samlede omkostninger ved



behandlingen var acceptable i forhold til den sandsynliggjorte effekt af behand-
lingen, hvor Radet tog i betragtning, at patienterne ikke havde andre behand-
lingsmuligheder. Her var der ogsa stor usikkerhed om effekten, da der er tale
om en meget sjelden sygdom, og det kliniske studie tager derfor udgangspunkt
i meget fa patienter, hvilket giver en hgj usikkerhed.

Medicinradet har mandat af Danske Regioner til at inddrage et alvorligheds-
princip i szerlige tilfaelde. Her vil der kunne accepteres szerligt hgje omkostnin-
ger ved behandlingen. Det kan eksempelvis vaere ved seaerlig alvorlig eller livs-
truende sygdom hos bgrn og unge, hvor det er dokumenteret, at den nye be-
handling har en stor sygdomsmodificerende eller kurerende effekt. Alvorlig-
hedsprincippet er anvendt seks gange i de godt 280 anbefalinger, Medicinradet
har udarbejdet indtil nu.

Medicinradet tilsluttede sig den 10. maj 2023 det nordiske HTA-samarbejde FI-
NOSE, som for nyligt har skiftet navn til Joint Nordic HTA Bodies (JNHB). | JNHB
arbejder de nordiske lande sammen om at vurdere nye laegemidlers kliniske
effekt, sikkerhed og den sundhedsgkonomiske model, der er inkluderet i an-
spgningen. Nar der udarbejdes faelles vurderingsrapporter under JNHB, er Me-
dicinradets fagudvalg inden for sygdomsomradet involveret i vurderingen af
det pagaeldende legemiddel, og den faelles nordiske rapport inddrager dermed
dansk klinisk praksis. Derudover er der ogsa et nationalt appendiks til JNHB-
rapporten, der afspejler danske forhold. Det er altid Medicinradet, der efterfgl-
gende treffer beslutning om anbefaling af laegemidlet i Danmark, hvor dansk
klinisk praksis indgar som element i vurderingerne.

Endelig spgrges der til, hvordan samarbejdet i fagudvalget foregar, szerligt i for-
hold til inddragelsen af patientrepraesentanter. For en naermere beskrivelse af
patienternes rolle i fagudvalgene henvises der til beskrivelsen af patientinddra-
gelse pa Medicinradets hjemmeside.

Nar Medicinradet skal vurdere nye lsegemidler og indikationer eller udarbejde
behandlingsvejledninger og laegemiddelrekommandationer for flere lzegemid-
ler inden for samme terapiomrade, indkalder Medicinradet fagudvalg, som er
eksperter i det pagaeldende sygdomsomrade. | hvert af Medicinradets fagud-
valg udpeges der en til to patientreprasentanter, som skal bidrage med deres
viden og erfaringer i vurderingerne af nye lsegemidler og terapiomrader. Ved
seerlige behov kan der udpeges flere patienter eller patientrepraesentanter. Det
er Danske Patienter, der sammen med en relevant patientforening udpeger pa-
tientrepraesentanterne. Patienterne er derudover repraesenteret i Radet af to
patientrepraesentanter, som ogsa er udpeget af Danske Patienter.



Nar Radet skal treeffe sin endelige anbefaling, sker det pba. den endelige rap-
port samt et sagsoverblik, som Radet modtager forud for radsmgdet. Sagsover-
blikket indeholder en kort opsummering samt opmaerksomhedspunkter ved sa-
gen. Fagudvalget har mulighed for at fa skrevet eventuelle bemaerkninger til
vurderingsrapporten ind i sagsoverblikket til Radet. Det er forpersonen for fag-
udvalget, der godkender teksten i sagsoverblikket.

Det materiale, der gennemgas pa fagudvalgets mgder, er som udgangspunkt
indsendt af den ansggende laegemiddelvirksomhed. Hvis fagudvalgets medlem-
mer gnsker at diskutere andet materiale, bgr det foreleegges sekretariatet
forud for fagudvalgsmegdet for at sikre, at alle deltagere har mulighed for at
forberede sig til mgdet. Der sendes som udgangspunkt materiale ud pr. mail til
hele fagudvalget en uge fgr fagudvalgsmegdet.

Patientrepraesentanterne i Medicinradets fagudvalg indgar i fagudvalgene pa
lige vilkar med de gvrige medlemmer. Der er ikke szerlige retningslinjer for va-
righed og omfang for patientinddragelse under fagudvalgsmgderne. Patientre-
praesentanterne er som udgangspunkt til stede under hele fagudvalgsmgdet.

Medicinradet evaluerer Igbende modellen for inddragelse af patienter i samar-
bejde med patienter fra fagudvalgene for at fa viden om, hvordan patientind-
dragelsen i fagudvalgene fungerer og fa idéer til forbedring og videreudvikling
af, hvordan patienter bedst kan inddrages i Medicinradets arbejde inden for de
rammer, der er for Radets arbejde. Medicinradet er i samarbejde med VIBIS
(Videns- og Kompetencecenter for Brugerinddragelse i Sundhedsvasenet), som
hgrer under Danske Patienter, i gang med at evaluere patientinddragelse i Me-
dicinradets fagudvalg.

Med venlig hilsen

Marie Christensen



