Vejledning

Fzelles principper for individuel vurdering af leegemidler, som ikke har
veeret behandlet af Medicinradet

Baggrund

Regionerne modtager et stigende antal ansggninger om ibrugtagning af medicin, der
ikke har veeret behandlet eller er under behandling i Medicinradet. For at sikre, at der
sker en mere ensartet ibrugtagning af disse leegemidler i regionerne, har regionernes
sundhedsdirektgrer besluttet, at Danske Regioners sekretariat med inddragelse af
regionale repraesentanter skal supplere regionernes felles "Vejledning om
anvendelse af laegemidler, som ikke er godkendt af Medicinradet”, med en reekke
principper for vurdering af laegemidler, som ikke har veeret behandlet af
Medicinradet.

Principper for individuel ibrugtagning af laagemidler, som ikke er behandlet af
Medicinradet

Der er nedenfor opstillet fire felles principper for regionernes sagsbehandling af
ansggninger om individuel ibrugtagning af leegemidler, herunder ogsa til nye
indikationer (i resten af papiret omfatter leegemidler derfor ogsa evt. nye
indikationer), som ikke er anbefalet af Medicinradet.

Vurderingen vil bl.a. altid ske ud fra Folketingets 7 principper for sygehusmedicin og
pa baggrund af leegemidlets dokumentation, effekt, bivirkninger, omkostninger og
sygdommens alvorlighed. Individuel ibrugtagning af laegemidler, som ikke er vurderet
af Medicinradet, bgr altid ske protokolleret hvis muligt, men som minimum med
opsamling af data pa behandlingens effekt og bivirkninger.

Uanset nedennaevnte fire principper, sa har regionerne altid pligt til at foretage en
konkret og individuel vurdering af enhver ansggning om individuel ibrugtagning af et
legemiddel. Det betyder ogsa, at et tilfaelde hvor ibrugtagning ikke anbefales skal
begrundes ift. den konkrete patient. Det er saledes ikke tilstraekkeligt at henvise til, at
Medicinradet endnu ikke har anbefalet, hvorvidt et laagemiddel skal tages i brug som
standardbehandling eller ej.
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Leegemidlet er ikke godkendt af Det Europaiske Leegemiddelagentur (EMA)

Det taler generelt for, at laegemidlet ikke anbefales til individuel
ibrugtagning, hvis laegemidlet ikke er anbefalet af EMA. Regionerne kan
undtagelsesvist og efter en konkret og individuel vurdering afvige dette, hvis
der fx er tale om et leegemiddel til behandling af en alvorlig eller livstruende
sygdom, hvor der ikke eksisterer anden behandling.

Markedsindehaveren af et la&egemiddel vil i en raekke tilfeelde vaelge at stille
et leegemiddel, som endnu ikke er godkendt af EMA, gratis til radighed/til
radighed for en symbolsk betaling (compassionate use) for sundhedsvaesnet.
Regionerne bgr i sadanne tilfaelde altid overveje de langsigtede
konsekvenser, herunder gkonomiske konsekvenser af, at anvende sadanne
leegemidler, da der vil vaere en forventning om, at patienter kan fortsaette i
behandling med leegemidlet, efter det er godkendt af EMA og markedsfgrt og
prissat pa normale vilkar i Danmark. Nar patienter seettes i behandling, sa bgr
de derfor oplyses om, at der vil ske en ny vurdering af om behandlingen skal
forsaettes efter, at leegemidlet har opnaet godkendelse hos EMA, og/eller
legemidlet har vaeret vurderet af Medicinradet.

Det taler for, at regionerne ekstraordinaert og under hensyntagen til
legemidlets pris og sygdommens alvorlighed i udgangspunktet
imgdekommer ansggninger om individuel ibrugtagning af et laegemiddel til
en patient, som har vaeret inkluderet i et “compassionate use program”, og
hvor patienten har opnaet god effekt af behandling med lsegemidlet.

Laegemidlet er godkendt af EMA, og markedsindehaveren har ansggt - eller
oplyst at man gnsker at ansgge - Medicinradet om ibrugtagning

Det taler som udgangspunkt for, at man bgr afvente vurderingen i
Medicinradet, hvis markedsindehaveren har ansggt Medicinradet eller har
tilkendegivet, at man gnsker at ansgge Medicinradet om ibrugtagning som
standardbehandling.

Individuel ibrugtagning kan dog ekstraordinzert anbefales i szerlige
situationer, eksempelvis nar patienter oplever vaesentligt darligere prognose
ved behandling med nuvaerende standardbehandling end med det ansggte
leegemiddel.

Laegemidlet kan ogsa overvejes anbefalet ved alvorlig og/eller livstruende
sygdom, nar studier har vist ekstraordinzer god effekt, og det samtidigt ma
forventes, at patientens prognose bliver vaesentligt og uafvendelig forringet i
den tid, der vil g, mens Medicinradet vurderer laegemidlet, eller nar der ikke
er nogen alternativ behandling.

Laegemidlet er godkendt af EMA, og markedsindehavere har ikke
tilkendegivet, at man gnsker laegemidlet vurderet af Medicinradet



Det taler for, at nye dyre laegemidler, som er godkendt af EMA, men hvor
markedsindehaverne ikke har ansggt Medicinradet til brug for
standardbehandling, ikke anbefales til individuel ibrugtagning. Ved flere
ansggninger om individuel ibrugtagning i denne kategori bgr der komme en
opfordring til markedsfgringsindehaverne om at ansgge Medicinradet.

Anbefales sadanne laegemidler i stgrre omfang, vil der ikke vaere grundlag for
at have et Medicinrad, da markedsindehaveren af et leegemiddel ikke vil have
incitament til at ansgge Medicinradet om ibrugtagning. Regionerne kan helt
undtagelsesvist under hensyn til bl.a. dokumentation, omkostninger, effekt,
bivirkninger og sygdommens alvorlighed og hyppighed imgdekomme en
ansggning om individuel ibrugtagning til en konkret patient.

4. Indikationen er ikke godkendt af EMA, og der er ikke nogen forventning
om, at der vil blive indsendt en ansggning til EMA. Leegemidlet vil ofte vaere
godkendt til en anden indikation

Der er tilfaelde, hvor en virksomhed ikke anspger om godkendelse i EMA af
en indikation, men hvor forskningsresultater eller data har vist, at der er god
effekt af behandling med laegemidlet sammenlignet med den eksisterende
standardbehandling. Det vil ofte veere behandlinger af sjeeldne sygdomme,
hvor virksomheden ikke har et gkonomisk incitament til at ansgge EMA om
godkendelse af indikationen.

De omhandlede indikationer vil typisk ikke blive forelagt Medicinradet, da
behandling med laegemidlet vil forega uden for indikation (off-label). Det kan
veere relevant at behandle en patient med et sadant leegemiddel. |
forbindelse med den konkrete vurdering af en ansggning om individuel
ibrugtagning bgr regionerne laegge veegt pa dokumentation, effekt,
budgeteffekt, bivirkninger, omkostninger og sygdommens alvorlighed.

Opfelgning pa individuel ibrugtagning af laagemidler, som ikke har vaeret behandlet
af Medicinradet

Regionernes laegemiddelkomitéer fglger Igbende sygehusenes ibrugtagning af
lzegemidler i de tilfaelde, hvor en patient er tildelt individuel ibrugtagning af et
legemiddel, som ikke er vurderet — eller afvist som standardbehandling — af
Medicinradet. Dette sker med henblik pa at sikre ensartethed pa tvaers af hospitaler
og regioner. Herudover skal monitoreringen vise, om patienten opnar den
forventede effekt af laegemidlet, og desuden dokumentere at ressourcerne anvendes
hensigtsmaessigt. | den forbindelse kan der oprettes tvaergaende kvalitetsprojekter i
regionerne, med henblik pa at sikre indsamling af data fra patienternes journal og
videndeling.

| de tilfeelde hvor regionernes leegemiddelkomitéer ikke anbefaler en ansggning vedr.
individuel ibrugtagning, skal der fremga en konkret begrundelse herfor. Det er ikke
tilstraekkeligt blot at henvise til, at leegemidlet ikke har veeret behandlet i
Medicinrddet.



For at impgdega uhensigtsmaessige geografiske forskelle pa tvaers af regionerne i
behandlingen af patienter med lzegemidler som enten er ikke er blevet anbefalet af
Medicinradet eller ikke er blevet vurderet af Medicinradet, sa fglger Tveerregionalt
Forum for Koordination af Medicin ligeledes ibrugtagningen af laegemidlerne.



