ARSRAPPORT 2009:

EKSPERIMENTEL BEHANDLING




Arsopggrelse 2009

12003 etableredes ordningen vedrarende eksperimentel behandling, og Sundheds-
styrelsen nedsatte samtidigt et radgivende panel. Det radgivende panel radgiver om
behandling af patienter med livstruende kraeftsygdomme eller andre lignende livs-
truende sygdomme, for hvem der ikke umiddelbart er yderligere mulighed for be-
handling.

Denne arsopgerelse beskriver ordningen vedrerende eksperimentel behandling og
prasenterer og analyserer data og erfaringer fra 2009. Derudover diskuterer arsrap-
porten nogle af de samlede erfaringer med og konsekvenser af ordningen.

1 Ordningen om eksperimentel
behandling

1.1 Baggrund

Sundhedsstyrelsens rddgivende panel vedrarende eksperimentel behandling radgi-
ver om behandling af patienter, der har en livstruende kreftsygdom eller anden lig-
nende livstruende sygdom, som der ikke umiddelbart kan tilbydes behandling for
pa offentlige sygehuse her i landet eller i henhold til reglerne om hgjtspecialiseret
og forskningsmeessig behandling i udlandet.

Regler for ordningen fremgar af bekendtgerelsen om ret til sygehusbehandling m.v.
(sidste opdatering er nr. 62 af 20. januar 2010) Det rddgivende panel kan i1 henhold
til reglerne give rad om:

e Yderligere udredning og behandling i Danmark

e Hgjt specialiseret behandling i udlandet

e Forskningsmessig behandling i Danmark

e Forskningsmassig behandling i udlandet

e Eksperimentel behandling i Danmark

e Eksperimentel behandling i udlandet.
Der kan kun gives rdd om eksperimentel behandling i Danmark eller udlandet, nar
almindelige behandlingsmuligheder er udtemte. Det radgivende panel har ikke mu-

lighed for at anbefale eksperimentel behandling i udlandet, hvis der foreligger et
relevant behandlingstilbud i Danmark.



1.2 Hvad er eksperimentel behandling?

Generelt gelder for behandling med leegemidler under ordningen om eksperimentel
behandling, at behandlingen iveerksettes i relation til en bestemt patient med det
formal at yde patienten den bedst mulige behandling i den konkrete situation. Pati-
enterne vil ofte vare i den situation, at de har gennemgéet flere forskellige behand-
linger for deres livstruende sygdom, og eksperimentel behandling er i denne situa-
tion den sidste mulighed for behandling. Udover behandlinger med leegemidler kan
det rddgivende panel anbefale andre typer af eksperimentel behandling f.eks. stra-
lebehandling og kirurgi.

Sundhedsstyrelsens radgivende panel foretager en konkret vurdering for hver en-
kelt patient. Det er panelets afgorelse, om der foreligger tilstreekkeligt grundlag til
at anbefale behandlingen til den enkelte patient.

Folgende behandlinger med leegemidler kan godkendes under ordningen om ekspe-
rimentel behandling:

a. behandlinger med leegemidler, der er under udvikling i kliniske forseg,
men hvor patienten pga. formelle inklusions- eller eksklusionskriterierne
ikke kan indga i den videnskabelige protokol

b. behandlinger med leegemidler, hvor det kliniske forseg og den videnskabe-
lige protokol er afsluttet, og markedsfering afventes

c. behandlinger med leegemidler i en eksperimentel erfaringsprotokol etable-
ret i regi af det Nationale Koordinations Udvalg (NKU)

d. behandlinger med laegemidler pa baggrund af mindre grad af evidens sa-
som mindre fase 2 undersogelser.

1.3 Vurdering af muligheden for eksperimentel behandling

Det er den behandlende hospitalslege, der skal indsende en anmodning om radgiv-
ning og vurdering af en konkret patient til Sundhedsstyrelsen. Dette for at sikre at
der foreligger de relevante aktuelle informationer som grundlag for radgivningen.

Det kan veare den behandlende hospitalslaege og/eller patienten, der finder behov
for at 4 en vurdering af det radgivende panel. Patienten kan drefte et enske om en
vurdering hos Sundhedsstyrelsens radgivende panel med den behandlende hospi-
talsleege. Det er hospitalsleegen der vurderer, om der skal indsendes en anmodning
om vurdering til Sundhedsstyrelsen. Det rddgivende panels radgivning er at betrag-
te som en radgivning fra laege til leege.

Sundhedsstyrelsens radgivende panel vurderer pa baggrund af de foreliggende op-
lysninger mulighederne for eksperimentel behandling for den enkelte patient, men
kan som navnt ved behov ogsé rddgive om diagnostiske undersagelser, etablerede
behandlingstilbud og forskningsmaessig behandling. Det rddgivende panel kan ind-
hente yderligere oplysninger, hvis det skennes nedvendigt, herunder réd fra eksper-
ter i ind- og udland. Hvad angér udlandet indhenter det radgivende panel rad fra
eksperter pa centre 1 de nordiske lande, en lang reekke europeiske lande, Japan og
USA.



Det rddgivende panel radgiver altid i forhold til den konkrete patient og vurderer
saledes i hvert enkelt tilfzelde, om den forventede effekt af behandlingen opvejer
eventuel risiko og bivirkninger ved behandlingen.

Det er den behandlende/henvisende afdeling i samrdd med patienten, der beslutter,
om et rad skal folges. Den behandlende laege vil i den forbindelse vurdere patien-
tens kliniske tilstand og afgere, om patienten vil kunne tale behandlingen. Patien-
ten vil tilsvarende pd baggrund af informationer om effekt, bivirkninger mm. vur-
dere om hun/hun ensker den pagzldende behandling.



2 Arsopggrelse 2009

2.1 Antallet af sager

Det rddgivende panel har vurderet henvendelser vedrarende 818 nye patienter i
2009. Antallet af nye patientsager er faldet med 349 fra 2008 til 2009, svarende til
et fald pa 30%. Dette kan forklares med, at flere eksperimentelle behandlinger, der
tidligere skulle godkendes via ordningen vedrerende eksperimentel behandling
overgik til standard behandlinger i 2008 og 2009. Det drejer sig blandt andet om
Sorafinib (Nexavar®) til patienter med nyrecellekraft, Sunitinib (Sutent®) til pati-
enter med nyrecellekraft, Cetuximab (Erbitux®) kombinationsbehandling til pati-
enter med metastatisk tarmkraeft og Sorafenib (Nexavar) til patienter med hepato-
celluleert carcinom (primeer leverkreeft)

Tabel 1
2003 | 2004 | 2005 | 2006 | 2007 | 2008 | 2009
Antal nye pa-
tientsager 310 440 798 934 939 | 1167 | 818

I tabel 1 ses udviklingen i antallet af sager siden ordningen vedrerende eksperimen-
tel behandling startede i 2003.

Antallet af patientsager steg mest markant fra 2004 til 2005, hvor antallet af sager
blev nesten fordoblet. Dette falder sammen med etableringen af de danske enheder
for eksperimentel kreftbehandling.

Udover de 818 nye patientsager i 2009 har det radgivende panel genvurderet 249
patientsager fra samme eller tidligere ar (87 fra 2009, 120 fra 2008, 25 fra 2007, 12
fra 2006, 1 fra 2005, 3 fra 2004 og 1 fra 2003). For disse patienter har den behand-
lende leege/afdeling sdledes bedt om fornyet rddgivning - i hovedparten af tilfeelde-
ne efter at patienten er blevet behandlet i henhold til tidligere rddgivning fra det
radgivende panel.

Til sammenligning vurderede det radgivende panel i 2008 312 patientsager fra
samme eller tidligere ar.

Fordelingen af maend og kvinder i 2009 var
e 433 kvinder (53%)

e 385 mand (47%)

2.2 Kreaeftformer

Der har 1 2009 varet henvist patientsager med stort set alle kraeftformer til vurde-
ring med henblik pa behandling. Nogle kraeftformer er hyppigere repraesenteret.
Det kan skyldes, at kreftformen er hyppigt forekommende, men det kan ogsé skyl-



des, at der har vaeret gode erfaringer med eksperimentel behandling af visse kraeft-
former, eller at der for visse kraeftformer kun er fé etablerede behandlingsmulighe-
der.

Patienterne har haft felgende diagnoser:
e 157 tyk- og endetarmskraft

e 73 urologiske kraeftsygdomme (kreeft i urinveje inkl. prostata), heraf 39
med nyrekraeft

e 144 kreftsygdomme i gvre mavetarmkanal inkl. bugspytkirtel, lever og
galdeveje

e 119 lunge- og lungehindekraeft

e 100 gynakologiske kraftsygdomme
e 66 brystkraeft

e 23 kreeft i hjernen

e 25 hoved-/halskreeft

e 111 med andre kreftformer.

2.3 Behandlende/henvisende afdelinger

Alle hospitalsafdelinger kan henvise patientsager til vurdering med henblik pa eks-
perimentel behandling. Hovedparten af henvisningerne kommer naturligt fra de
onkologiske afdelinger, men der kommer ogsa henvisninger fra andre afdelinger.

12009 er nye patientsager indsendt til Sundhedsstyrelsen fra folgende sygehusafde-
linger:

Onkologiske afdelinger

e 541 fra de onkologiske landsdelsafdelinger
O 141 fra Herlev Hospital
0 82 fra Odense Universitetshospital
0 118 fra Rigshospitalet
o 78 fra Alborg Sygehus
0 122 fra Arhus Sygehus

e 063 fra Vejle Sygehus

e 115 fra decentrale onkologiske og onkologiske/ha&matologiske afdelinger



0 29 fra Herning

O 25 fra Roskilde
0 25 fra Nastved
0 19 fra Hillered
0 9 fra Esbjerg

0 2 fra Senderborg
0 1 fra Viborg

0 1 fra Bornholm

O 4 fra Ferogerne

Andre afdelinger

e [ alt99 fra andre afdelinger

0 40 fra medicinske afdelinger

0 33 fra kirurgiske afdelinger (inklusiv felles medicinsk/kirurgiske

gastroenheder)

0 11 fra urologiske afdelinger

0 5 fra gynakologiske afdelinger

0 4 fra haematologiske afdelinger

0 4 fra padiatriske afdelinger

0 2 fra neurologiske afdelinger

Tabel 2
2003 2004 2005 2006 2007 2008 2009
Onkologiske af-
delinger 213 340 725 820 799 1028 719
Ovrige afdelinger 97 100 73 114 140 139 99

Henvisningerne fra de onkologiske afdelinger er over arene steget kraftigt, og der
er sdledes sket mere end en femdobling fra 2003 til 2008. Andelen af henvisninger
fra ikke-onkologiske afdelinger har vaeret svagt stigende fra 2003 til 2007 og er
stabilt fra 2007 til 2008. I 2009 er der for begge grupper sket et fald i henvisninger

pa ca. 30%.




2.4 Vurdering og rad fra det radgivende panel for ekspe-
rimentel behandling

Det radgivende panel har vurderet 818 nye patientsager. I 87% af patientsagerne
blev der afgivet et konkret rdd om behandling. I 13% af patientsagerne kunne det
radgivende panel ikke pege pa yderligere former for behandling, som kunne for-
ventes at gavne patienten.

Rédgivningen fordeler sig som folger:

e 341 patienter: Eksperimentel behandling eller forskningsmeaessig behand-
ling pa enhederne for eksperimentel kraeftbehandling i Danmark, deraf

0 129 patienter: Eksperimentel behandling

0 212 patienter: Forskningsmassig behandling
e 5 patienter: Forskningsmeessig behandling pa andre afdelinger i Danmark
e 7 patienter: Eksperimentel behandling i udlandet
e 1 patient: Hojt specialiseret behandling i udlandet

e 116 patienter: Radgivning om yderligere diagnostik eller behandling i Dan-
mark

e 239 patienter: Enig i aktuel behandlingsstrategi
e 106 patienter: Ikke mulighed for yderligere behandling

e 3 patienter: Ikke afgivet rad pga. ded eller tilbagetraekning af ansegning

Eksperimentel behandling og forskningsmassig behandling 1 Danmark

12009 har det radgivende panel i 341 patientsager afgivet rdd om eksperimentel el-
ler forskningsmaessig behandling i Danmark, svarende til 41,6 % af de 818 patient-
sager indsendt til vurdering.

Eksperimentel behandling i udlandet

12009 er der for 7 patienter afgivet rdd om eksperimentel behandling i udlandet,
hvoraf tre har modtaget DOTATOC behandling i Basel, Schweiz. DOTATOC og
DATATATE behandling er blevet indfort p4 henholdsvis Arhus Sygehus og Rigs-
hospitalet, der i 2009 samlet har modtaget 17 patienter til disse behandlinger.

Antallet af patienter for hvem der er givet rad om eksperimentel behandling i ud-
landet, har vaeret stabilt omkring ca. 30 i arene 2005, 2006 og 2007. Dette skal ses i
forleengelse af etableringen af enhederne for eksperimentel kraeftbehandling i
Danmark og er udtryk for, at hovedparten af de eksperimentelle behandlinger kan
tilbydes i Danmark.



Radgivning om vderligere diagnostik eller behandling 1 Danmark

For 116 patienter er der afgivet rdd om yderligere vurdering og behandling i Dan-
mark, som ligger ud over, hvad der er foreslaet fra den behandlende/henvisende af-
deling.

Der kan vaere tale om tilfaelde, hvor patienten ikke er tilbudt alle tilgaengelige be-
handlinger, men der kan ogsa vere tale om tilfeelde, hvor man allerede - uden at
dette fremgér af det materiale, som det rddgivende panel er i besiddelse af - fra be-
handlende/henvisende afdeling har foretaget en afvejning af fordele og ulemper
ved en given behandling for den konkrete patient og valgt ikke at tilbyde behand-
lingen.

Enig i aktuelle behandlings strategi

For 239 patienter er der afgivet rdd om at det rddgivende panel har veret enig i ak-
tuelle behandlingsstrategi, det vil sige at det rddgivende panel kan tilslutte sig den
af henvisende afdeling tilbudte behandling.

Der kan veaere tale om patientsager, hvor patienten er blevet tilbudt eller har fiet en
behandling som leege og/eller patient ensker vurderet eller hvor patienten specifikt
har ensket en vurdering af mulighederne for behandling i udlandet

Ikke mulighed for yderligere behandling

For 109 patienter svarende til 13 % har der ikke umiddelbart veeret mulighed for at
radgive om yderligere specifik kraeftbehandling, som kan forventes at gavne den
aktuelle patient. Det rddgivende panel kan dog i nogle af disse tilfaelde have givet
rdd om en konkret behandling, som vil kunne tilbydes, athaengig af at patientens
almentilstand forbedres. Der kan i nogle tilfeelde desuden veare afgivet rad om en
rent symptomlindrende behandling.

2.5 Sagsbehandlingstid

Sagsbehandlingstiden, fra Sundhedsstyrelsen har modtaget en anmodning om vur-
dering, til der afsendes svar til den behandlende laege, er opgjort for 20009 til et
gennemsnit pa 13,6 kalenderdage. Sagsbehandlingen tager séledes normalt 1-2
uger. I serlige tilfeelde, hvor der eksempelvis er brug for at indhente yderligere vi-
den i Danmark eller udlandet, kan sagsbehandlingstiden vaere op til 4 uger. Hvis
sagsbehandlingstiden tager laengere tid end 4 uger, fordi der indhentes ekspertvur-
dering i ind- eller udland, vil afdelingen modtage et forelgbigt svar indenfor 4 uger.
Figur 2 viser at langt de fleste svar afsendes indenfor 21 dage.



Figur 2

Antal sager

Sagsbehandlingstid | dage
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3 Koordinering af eksperimentel
behandling

3.1 Det Nationale Koordinations Udvalg og enhederne for
eksperimentel kraftbehandling

I direkte forlengelse af ordningen vedrerende eksperimentel behandling i udlandet
blev det senere vedtaget, at de dertil afsatte midler ligeledes kunne anvendes til
eksperimentel behandling i Danmark. Ved de onkologiske centre er der siledes op-
rettet enheder for eksperimentel kraeftbehandling. Disse enheder er placeret pa
Rigshospitalet og Herlev Hospital, Odense Universitetshospital og Vejle Sygehus,
Arhus Sygehus og Aalborg Sygehus og varetager eksperimentel behandling iveerk-
sat i samrad med det radgivende panel.

Enhedernes aktiviteter koordineres i regi af Det Nationale Koordinationsudvalg
(NKU), der er sammensat af det radgivende panel, repraesentanter fra enhederne for
eksperimentel kreftbehandling, Leegemiddelstyrelsen og Sundhedsstyrelsen. Her-
med er der skabt en struktur, der medferer, at man meget hurtigt kan etablere eks-
perimentel behandling. Den sterste del af behandlingen gennemfores i regi af al-
mindelige forskningsprotokoller eller sdkaldte erfaringsopsamlingsprotokoller, og
der er i gjeblikket 10 sddanne protokoller i NKU-regi.

Oprettelsen af enhederne for eksperimentel kraeftbehandling og samarbejdet i NKU
har medfort et veesentligt forbedret behandlingstilbud til patienter med i evrigt be-
skedne behandlingsmuligheder. Der er skabt en struktur, der tillader, at nye be-
handlinger indferes pa eksperimentel basis med meget kort varsel. Den protokolle-
rede aktivitet medforer, at der skabes evidens for nye behandlinger, for de indferes
som generel standard.

Behandling pa enhederne for eksperimentel kraeftbehandling har skabt mulighed
for, at der opsamles erfaringer til gavn for kommende patienter. Der er allerede pa
nuvearende tidspunkt udgaet en del videnskabelige arbejder fra enhederne, og en
bibliografi er under udarbejdelse.

3.2 Hurtig introduktion af nye behandlinger

Pé baggrund af rddgivning fra panelet vedrerende eksperimentel behandling har en
raeekke patienter faet mulighed for at fa tilbud om behandlinger, som ikke har veret
ibrugtaget i Danmark pé det pageldende tidspunkt. Ved ordningens start matte
nogle patienter rejse til udlandet for at modtage medicinske behandlinger, der end-
nu ikke var indfert i Danmark. For ordningens forste ar geelder saledes, at hoved-
parten af de behandlingsmuligheder i udlandet, som panelet radgav om i et givent
ar, aret efter var indfert som behandlingstilbud i Danmark, enten som standard eller
som led i protokollerede behandlingsforseg.

Gennem de seneste ar har behandlinger i stedet kunnet tilbydes pa de ovenfor om-
talte enheder for eksperimentel kraeftbehandling, hvorved sveert syge patienter har
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kunnet undga ofte strabadserende rejser til udlandet. Behandlinger har kunnet til-
bydes pa enhederne, sa snart legemidlet var tilgeengeligt i Danmark.

3.3 @get fokus pad behandling af sjseldne kraeftsygdomme

For sjeeldne kraeftsygdomme gaelder det, at det pa grund af det lille patientantal kan
vaere vanskeligt at opna evidens for en given behandling p4 samme niveau som for
de hyppige sygdomme. I regi af NKU gennemfores der derfor flere gange arligt en
analyse af “medical needs”, dvs. en vurdering af, om der er sygdomme — herunder
iseer ogsa sjeldne kraeftsygdomme — hvor der er brug for yderligere behandlingstil-
bud. P4 baggrund af den lebende opsamling af viden vurderes det, hvilke nye be-
handlingstiltag der kan iveerksattes, fx i regi af enhederne for eksperimentel kreaeft-
behandling. Ordningen vedrerende eksperimentel behandling har saledes medfert
oget fokus pé behandlingen af sjeldne kreftsygdomme og forbedrede behand-
lingsmuligheder for patienter med sddanne sygdomme bade i Danmark og — hvis
behandlingen ikke kan tilbydes i Danmark — i udlandet.
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4 Konklusion

Ordningen med vurdering af individuelle patienter med henblik pa mulig eksperi-
mentel behandling har eksisteret i syv ar, og har i den tid varet i konstant udvik-
ling. Et stadigt stigende antal patienter er blevet vurderet af det radgivende panel,
indtil 2008, men antallet er fra 2008 til 2009 faldet. Dette kan forklares med, at fle-
re eksperimentelle behandlinger, der tidligere skulle godkendes via ordningen ved-
rerende eksperimentel behandling overgik til standard behandlinger i 2008 og
2009.

Nogle vasentlige resultater i 2009 er:

- Antal nye henvendelser har i 2009 veret 818 og er saledes fra 2008 til
2009 faldet med ca. 30%

- Anmodningerne om vurdering omfatter patienter med stort set alle former
for kraeft

- Sagsbehandlingstiden har i 2009 veret 1-2 uger, i serlige tilfelde op til 4
uger. Gennemsnittet er pa 13,6 dage

- DOTATOC behandling som hidtil har fundet sted i udlandet er nu hjemta-
get til Arhus Sygehus og Rigshospitalet.

Den danske ordning vedrerende eksperimentel behandling er unik i international
sammenhang, og andre lande har vist stor interesse for ordningen, herunder béde
dens muligheder for at tilbyde eksperimentel behandling og dens tilbud om en
uvildig ekspertvurdering ved anden ekspert end patientens vanlige behandlende
laeege (second opinion). Der eksisterer Sundhedsstyrelsen bekendt ikke lignende
ordninger i andre lande, men der er krefter i gang for at indfere lignende ordninger
fx i Norge.

Det er Sundhedsstyrelsens vurdering, at ordningen vedr. eksperimentel behandling
har medfert konkrete behandlingstilbud for en lang reekke patienter, for hvem der
ellers ikke var yderligere behandlingstilbud. Ordningen har veret direkte medvir-
kende til at skabe fokus pa behandlingstilbuddene til svert syge patienter, til etab-
leringen af enheder for eksperimentel kreftbehandling i Danmark, hurtig introduk-
tion af nye behandlinger, oget fokus pa sjeldne kreftsygdomme mv. Endelig skal
det navnes, at ordningen har medfert en ensretning af behandlingstilbuddene for
kreeftpatienter i Danmark til gavn ikke blot for de patienter, der har faet deres sag
vurderet af panelet, men ogsa for en lang reekke andre patienter.
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