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Offentligt

Emne: Re: Besvarelse pa mail af 18. januar 2007

Til Lars Lekke Rasmussen 2007-12165-263 Tak for svar pa mit brev af
18.01.2007,men det loste ikke mit problem.

Vi, Birgitte og Lisbeth, er 2 Alfa-1 patienter som i over 1 &r har forsegt at fa
behandling med prolastin.

Vor lage pad Gentofte hospital har flere gange oplyst at prolastin virker, han
kan og vil behandle, men m& ikke tage imod betaling, og har derfor anbefalet at
vi finder et privathospital i Danmark.

Vi har nu fundet et privathospital i Danmark, pengene og en le&ge er vi ogsa
faldet over, nu er det eneste vi mangler en udleveringstilladelse fra
legemiddelstyrelsen, den lzge vi faldt over segte for 2 maneder siden, men har
ikke faet svar.

Gar det som det plejer, er svar fra lagemiddelstyrelsen at der ikke gives flere
dispensationer til prolastin, hvorfor gives der ikke dispensation nar dedsyge
mennesker, har brugt et ar af et kort liv, til at finde hospital lage og penge,
det eneste vi beder om er adgang til prolsatin, det vil ikke koste samfunder en
krone.

Niels Wirgler Hansen fra sundhedsstyrelsen har via en opringning, oplyst at vi
kan tage til udlandet hvis vi vil behandles. En rejse til Tyskland og retur vil
tage 22 timer, vi skal behandles 2 gange om ugen, sa man ma sige at det er
rigtigt at patienten er i centrum, vi befinder os i orkanens oje.

Birgitte kunne, da vi startede kampen mod vindmeller, bevage sig frit omkring,
hun er nu bundet til en iltbeholder 16 timer i degnet. Tak for det.

Tanken om at vi ikke bliver behandlet, fordi der s& ikke er forswsgspersoner til
de naste forseg er grusom, og skyldes selvfelgelig en for livliig fantasi.

Kopi af brevet til lagemiddelstyrelsen sender jeg med posten til Birthe
Skaarup/sundhedsudvalgt.

Med venlig hilsen
Lisbeth Jensen



Overlege
Steffen Thirstrup
Lagemiddelstyrelsen
Axel Heides Gade 1
2300 Kebenhavn K
12. februar 2007

Kare Steffen Thirstrup

Jeevnfor endelig besvarelse af spergsmal nr. S 1217, som jeg vedlagger, samt svar fra
hospitalsdirekter Henning Daugaard til Birgitte og Per Borgsteen, som ligeledes er vedlagt, forstar
jeg, at alfa-1-antitrypsin substitutionsbehandling ikke vil blive benyttet i Danmark til behandling af
patienter med alfa-1-antitrypsin mangel i det offentlige sundhedsvasen bortset fra de to navngivne
patienter, som allerede er i behandling. Sundhedsstyrelsen anbefaler modsat Dansk Lungemedicinsk
Selskab, at en eventuel beslutning om indforelse af behandling med alfa-1-antitrypsin afventer
resultatet fra den igangvaerende randomiserede multicenter undersoggelse, som forventes at foreligge
i lebet af 2007, og denne anbefaling er tiltrddt af Det rddgivende udvalg for specialeplanlegning.
Denne anbefaling er uagtet, at undersoggelsen er behaftet med en ikke ubetydelig risiko for en type
2 fejl, safremt effekt ikke kan pavises pd CT scanning, undersggelsen vil sdledes ikke kunne

afkraefte en effekt af substitutionsbehandling.

Denne holdning er ikke i overensstemmelse med international rekommandation. Her har hensynet
til patienterne vejet tungere saledes, at tvivien om en sikker dokumenteret effekt er kommet
patienterne til gode, pa lige fod med andre patienter med alvorlig livstruende sygdom. Her er der
ogsa taget hensyn til, at der er tale om en meget lille gruppe patienter med en sjalden sygdom, hvor
randomiserede, placebokontrollerede, dobbeltblinde undersogelser ikke vil kunne gennemfores med
et tilstrazkkeligt stort deltagerantal til at opna et resultat med tilstreekkelig statistisk sikkerhed,
specielt ikke eftersom flere og flere lande behandler med substitutionsterapi. Dette har ogsa, sdledes

som jeg forstar det, varet baggrunden for Lagemiddelstyrelsens godkendelse af Prolastina som et

orphan drug.




To patienter, som felges af mig i min privatpraksis: Birgitte Borgsteen CRP. Nr. 210743-1120 og
- Lisbeth Jensen CRP. Nr. har forespurgt mig, om jeg kan hjzlpe dem til behandling, som
selvbetalere, idet de ikke har mulighed for at fa behandling med Prolastina i det offentlige

sundhedsvasen overhovedet i Danmark ud fra nuvarende regelszt og de trufne beslutninger.

De forstér ikke, at de, som selvbetalere, skal vare henvist til at sage behandlingen i udlandet,
ligesom kreftpatienterne i sin tid métte gere det. Jeg har to patienter i behandling, og er séledes
fagligt godkendt til at kunne varetage behandlingen, som er ganske enkel og ukompliceret. Jeg
folger de nyeste principper jevnfer instruksen fra den lungemedicinske afdeling pA Malmeo
Sygehus, hvor der er stor praktisk og forskningsmaessig erfaring med alfa-1-antitrypsin. Jeg
anvender selvadministreret indgift af alfa-1-antitrypsin to gange ugentligt for at mindske de lette
bivirkninger og ikke mindst reducere forbruget af Prolastina og dermed udgiften til legemidlet. Et
effekt mal af substitutionsbehandling har ogsa varet at fokusere pé substitutionsbehandlingens
antiinflammatoriske effekt, mélt ud fra antal og varighed af exacerbationer. Nyeste forskning bl.a.
pa Malmg Sygehus vedrerende alfa-1-antitrypsin tyder da ogsé pa, at en af de vigtigste virkninger
af alfa-1-antitrypsin er den antiinflammatoriske effekt. Det er netop denne effekt, der klinisk er
vurderet i et amerikansk case-control-studie, hvor der fandtes en signifikant reduktion, og det er den
effekt, som begge de patienter, som i gjeblikket er 1 behandling, har bemarket. Det ser saledes ud
som om, at det ikke har veret de relevante effektmal, som er blevet vurderet i de tidl. gennemforte

undersogelser.

Birgitte Borgsteen og Lisbeth Jensen er villige til selv forelabig at betale for Prolastina, og jeg er
villig til at varetage behandlingen, safremt tilladelse til at udlevere Prolastina og behandle udenfor

sygehus kan opnas.

Jeg seger derfor om udleveringstilladelse af Prolastina til disse to navngivne patienter og tilladelse
til at behandle de to patienter med Prolastina, séledes at patienterne selv betaler laegemidlet, men jeg
forestér den leegefaglige del af behandlingen, p4 samme méde som jeg varetager behandlingen af de

to andre navngivne patienter i samarbejde med lokal lungemedicinsk afdeling.

Jeg synes, at det virker uhensigtsmassigt, at disse to patienter skal sege behandling i udlandet, nér

Prolastina er godkendt i Danmark som et orphan drug, rekommanderes af Dansk Lungemedicinsk




Selskab, jeg besidder den faglige ekspertise til varetagelse af behandlingen, og er i gjeblikket den
eneste, som har patienter i behandling. Disse patienter har ikke anden mulighed for behandling i
Danmark end den symptomatiske behandling, der tilbydes patienter med kronisk obstruktiv

lungesygdom, og lungetransplantation safremt de findes egnede.

Begge patienter er velinformerede vedrerende den sparsomme dokumentation for behandling med

substitution af alfa-1-antitrypsin, selve behandlingen, virkning og bivirkninger samt prisen.

Jeg hdber, at Leegemiddelstyrelsen vil se positivt p4 denne henvendelse.

Med venlig hilsen

Lars Frelund

Speciallege, dr.med.
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intern medicin,
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