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Folketingets Sundheds- og Zldreudvalg har den 6. februar 2020 stillet fglgende
spgrgsmal nr. 615 (Alm. del) til sundheds- og seldreministeren, som hermed besvares.
Spgrgsmalet er stillet efter gnske fra Liselott Blixt (DF).

Spgrgsmal nr. 615:

"Vil ministeren oplyse, hvilke behandlinger til sjeeldne sygdomme som er blevet god-
kendt/ikke godkendt i Medicinradet efter den 1/1-19, hvor der blev indfgrt nye krite-
rier for evidens?”

Svar:
Til brug for besvarelsen har jeg anmodet om bidrag fra Danske Regioner.

Danske Regioner oplyser fglgende:

”Det skal indledningsvis bemaerkes, at Medicinradet ikke ”godkender/ikke godken-
der” laegemidler, men "anbefaler/ikke anbefaler” leegemidler.

Medicinradets afgraensning af laegemidler til behandling af sjeeldne sygdomme fglger
Det Europaeiske legemiddelagentur, EMA’s definition for sakaldte ‘orphan drugs’.

Fglgende fire laegemidler inden for denne definition er blevet behandlet af Medicin-
radet efter Medicinrddets metoder, der tradte i kraft 1. januar 2019:
- Pomalidomid (Imnovid) til knoglemarvskraeft
- Burosumab (Crysvita) til en sjaelden knoglemetabolisk lidelse
- Human alfa-1-antitrypsin (Respreeza) til behandling af alfa-1-antitrypsin-
mangel
- Lanadelumab (Takhzyro) til behandling af arveligt angiogdem.

| alle fire tilfeelde har Medicinradet anbefalet praeparaterne som mulig standardbe-
handling.

De &ndringer af Medicinradets metoder, der tradte i kraft 1. januar 2019, var pro-
spektivt geldende med fremadrettet virkning for sagsbehandlingen. Sager, hvor sags-
behandlingen var pabegyndt i 2018, blev feerdiggjort efter de “gamle” metoder.

1 2019 er der derfor udarbejdet anbefalinger for nye laegemidler, hvor sagsbehandlin-
gen blev pabegyndt i 2018. Dermed er der eksempler pa anbefalinger for leegemidler
med orphan status, som er besluttet i 2019, men hvor sagsbehandlingen har fulgt de
gamle metoder. Et sddant eksempel er voretigene neparvovec (Luxturna), hvor sags-
behandlingen blev pdbegyndt den 7. november 2018 (hvor Medicinradet modtog den
forelgbige ansggning fra virksomheden). Anbefalingen blev besluttet den 25. septem-
ber 2019.”
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Danske Regioner oplyser desuden fglgende om mulighederne for genansggning for
lzegemidler vurderet efter den “gamle” metode:

"Kriterier for genansggning star i Medicinradets metodehandbog afsnit 12, side 40.
Her fremgar det, at Medicinradet som udgangspunkt vil veere positivt indstillet over
for en ny ansggningsproces, hvis:
1) der er fremkommet nye markante kliniske data,
2) der er grundleeggende @ndrede forhold i de sundhedsgkonomiske para-
metre, eller
3) prisen pa legemidlet er &endret markant.

Ved indstillinger til genbehandling, som alene baserer sig pa et gnske om at aendre
prisen pa leegemidlet, indhentes input fra Amgros i forhold til de nye omkostninger.
Det er Medicinradets formandskab som vurderer, hvorvidt en virksomheds evt. gnske

om genansggning kan imgdekommes med udgangspunkt i ovenstaende kriterier.”

Jeg henholder mig til Danske Regioners oplysninger.

Med venlig hilsen

Magnus Heunicke / Ida Krems
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