


Arsrapport 2010: Eksperimentel behandling

Sundhedsstyrelsen
Islands Brygge 67
2300 Kgbenhavn S

URL: http://www.sst.dk

Emneord: Eksperimentel behandling; Kraeftbehandling; Kraeftlaegemidler
Sprog: Dansk

Kategori: Faglig r&dgivning

Version: 1.0

Versionsdato: 6. juni 2011

Format: pdf

Elektronisk ISBN: 978-87-7104-203-0

Udgivet af: Sundhedsstyrelsen


http://www.sst.dk/�

12003 blev ordningen vedrerende eksperimentel behandling etableret. Samtidig
nedsatte Sundhedsstyrelsen 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
preesenterer og analyserer data og erfaringer fra 2010.

1 Ordningen om eksperimentel be-
handling

1.1 Baggrund

Sundhedsstyrelsens rddgivende panel vedrerende 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 fremgér af bekendtgarelsen om ret til sygehusbehandling m.v.
(sidste opdatering er nr. 62 af 20. januar 2010). Det radgivende panel kan i henhold
til reglerne give rad om:

e Yderligere udredning og behandling i Danmark
e Hojt specialiseret behandling i udlandet

e Forskningsmassig behandling i Danmark

e Forskningsmassig behandling i udlandet

e Eksperimentel behandling i Danmark

e Eksperimentel behandling i udlandet

Der kan kun gives rad 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 geelder for behandling under ordningen om eksperimentel behandling, at
behandlingen iverksattes i relation til en bestemt patient med det formél at yde pa-
tienten den bedst mulige behandling i den konkrete situation. Patienterne vil ofte
veere i1 den situation, at de har gennemgaet flere forskellige behandlinger for deres
livstruende sygdom, og eksperimentel behandling er i denne situation den sidste
mulighed for behandling. Udover behandlinger med leegemidler kan det radgivende
panel anbefale andre typer af eksperimentel behandling f.eks. stralebehandling og
kirurgi.



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

Falgende typer behandling med leegemidler vil kunne komme pa tale under ordnin-
gen om eksperimentel behandling:

a. behandlinger med leegemidler, der er under udvikling i kliniske forseg,
men hvor patienten pga. formelle inklusions- eller eksklusionskriterier ikke
kan indgé 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 leegemidler pa baggrund af mindre grad af evidens sa-
som mindre fase 2 undersggelser eller lign.

1.3 Vurdering af muligheden for eksperimentel behandling

Det er den behandlende hospitalslage, 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-
talslaege. 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 lege til lege.

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 radgive om diagnostiske undersogelser, etablerede
behandlingstilbud og forskningsmaessig behandling. Det radgivende panel kan ind-
hente yderligere oplysninger, hvis det skennes nedvendigt, herunder rad fra eksper-
ter i ind- og udland. Hvad angér udlandet indhenter det ridgivende panel rad fra
eksperter pa centre i de nordiske lande, en lang raekke europaeiske lande, Japan og
USA.

Det rddgivende panel radgiver altid i forhold til den konkrete patient og vurderer
saledes i1 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 Panelets sammensastning

Det radgivende panel har de seneste ar bestéet af tre eksperter som alle besidder
stor erfaring pa det onkologiske omrade:

e Heine Hoi Hansen - professor, onkologisk klinik, Rigshospitalet
e Hans von der Maase - professor, onkologisk klinik, Rigshospitalet

e Anders Jakobsen - professor, onkologisk afdeling, Vejle sygehus

Panelet er i 2010 blevet udvidet med en kirurgisk ekspert:

e Michael Bau Mortensen - overlaege, PhD, @vre GI Sektion, Kirurgisk afde-
ling A, Odense Universitetshospital

3 Arsopggrelse 2010

3.1 Antallet af sager

Det radgivende panel har vurderet henvendelser vedrerende 552 nye patienter. An-
tallet af nye patientsager er faldet med 265 fra 2009 til 2010, svarende til et fald pa
ca. en tredjedel.

Dette fald i antallet svarer til faldet i 2009 og kan formenligt forklares ved at kreeft-
afdelingerne i Danmark rader over langt flere behandlingsmuligheder nu end i de
forste fem ar af ordningen vedr. eksperimentel behandling.

Figur 1: Antal nye panelsager
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I figur 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 nasten fordoblet. Dette falder sammen med etableringen af de danske enheder
for eksperimentel kraeftbehandling.

Udover de 552 nye patientsager har det rddgivende panel genvurderet 160 patient-
sager fra samme eller tidligere ar. For disse patienter har den behandlende lee-
ge/afdeling séledes bedt om fornyet rddgivning - 1 hovedparten af tilfeeldene efter at
patienten er blevet behandlet i henhold til tidligere radgivning fra det rddgivende
panel.



Til sammenligning genvurderede det rddgivende panel 1 2009 249 patientsager fra
samme eller tidligere &r.

Figur 2: Fordelingen af mand og kvinder:
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3.2 Kreeftformer

Der har vaeret henvist patienter med stort set alle kraeftformer til vurdering med
henblik pa behandling. Nogle kreftformer er hyppigere reprasenteret. Det kan
skyldes, at kraeftformen er hyppigt foreckommende, men det kan ogsé skyldes, at
der har veret gode erfaringer med eksperimentel behandling af visse kraftformer,
eller at der for visse kreeftformer kun er fé etablerede behandlingsmuligheder.

Patienterne har haft felgende diagnoser:

e 117 tyk- og endetarmskreeft

63 lunge- og lungehindekraeft

56 kreeftsygdomme i gvre mavetarmkanal inkl. bugspytkirtel, lever og gal-
deveje

73 gynzkologiske kreftsygdomme (kreeft i de kvindelige kensorganer)

51 urologiske kraeftsygdomme (kreeft i urinveje inkl. prostata)

22 hoved-/halskreeft

26 kreeft i hjernen

58 brystkreeft

86 med andre kraeftformer

Figur 3: Fordelingen af kreeftformer
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3.3 Behandlende/henvisende afdelinger

Alle hospitalsafdelinger kan henvise patienter til vurdering med henblik pé ekspe-
rimentel behandling, men sterstedelen af henvisningerne kommer fra de onkologi-
ske afdelinger.

Onkologiske afdelinger (91 %)

Figur 4: 505 patientsager fra de onkologiske afdelinger fordelt pa sygehuse:
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Andre afdelinger (9 %)

De resterende patientsager fordeler sig over flere afdelingstyper primart medicin-
ske og kirurgisk afdelinger.

Henvisningerne fra de onkologiske afdelinger steg kraftigt i arene fra 2003 til 2008
hvorefter der sker et kraftigt fald i 2009 og 2010. Andelen af henvisninger fra ikke-
onkologiske afdelinger har varet svagt stigende fra 2003 til 2007; stabilt fra 2007
til 2008 og faldende fra 2008 til 2010.

Figur 5: Patientsager fra afdelinger fordelt over drene
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3.4 Vurdering og rad fra det radgivende panel for eksperi-
mentel behandling

Det radgivende panel har vurderet 552 nye patientsager. I 32 % af patientsagerne
blev der henvist til eksperimentel eller forskningsmaessig behandling i Danmark. 1
29 % af sagerne var panelet enig i den aktuelle behandlingsstrategi. I 23 % af pati-
entsagerne kunne det rddgivende panel ikke pege pa yderligere former for behand-
ling, som kunne forventes at gavne patienten.

Rédgivningen fordeler sig som folger:

Figur 6: Alle 552 patientsager fordelt pd panelets radgivning:
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Enig i aktuel behandlingsstrategi

For 160 patienter har det radgivende panel varet enigt i aktuel behandlingsstrategi,
det vil sige at det radgivende panel kan tilslutte sig den af henvisende afdeling til-
budte behandling.

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

Réadgivning om vderligere diagnostik eller behandling i Danmark

For 81 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 tilfalde, hvor man allerede - uden at
dette fremgér af det materiale, som det radgivende 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.

Eksperimentel og forskningsmassig behandling i Danmark

Det radgivende panel har i 177 patientsager afgivet rad om eksperimentel eller
forskningsmaessig behandling i Danmark, svarende til 32 %.



Hoit specialiseret behandling i udlandet

For en enkelt patient er der afgivet rdd om hgjt specialiseret behandling i udlandet.

Forskningsmaessig behandling i udlandet

Der er for to patienter afgivet rdd om forskningsmessig behandling i udlandet.

Eksperimentel behandling i udlandet

Der er for en enkelt patient afgivet rdd om eksperimentel behandling i udlandet.
Dette er et udtryk for at hovedparten af de eksperimentelle behandlinger kan tilby-
des i Danmark.

Ikke mulighed for yderligere behandling

For 128 patienter svarende til 23 %, har panelet vurderet at der ikke foreligger
yderligere former for specifik kraeftbehandling, som kan forventes at gavne patien-
terne.

3.5 Sagsbehandlingstid

Sagsbehandlingstiden, fra Sundhedsstyrelsen har modtaget en anmodning om vur-
dering, til der afsendes svar til den behandlende laege, er opgjort til et gennemsnit
pa 7 arbejdsdage.

I seerlige tilfelde, hvor der eksempelvis er brug for at indhente yderligere viden i
Danmark eller udlandet, kan sagsbehandlingstiden vere lengere. Kun i 10 sager er
sagsbehandlingstiden laengere end 20 arbejdsdage svarende til 4 uger. Hvis sagsbe-
handlingstiden tager leengere tid end 4 uger, fordi der indhentes ekspertvurdering i
ind- eller udland, vil afdelingen modtage et forelobigt svar indenfor 4 uger.

Figur 7 viser at 90 % af svar afsendes indenfor 10 arbejdsdage svarende til 2 uger.
Figur 7: Svartider fordelt pa antal sager
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4 Koordinering af eksperimentel be-
handling

4.1 Det Nationale Koordinations Udvalg og enhederne for
eksperimentel krzeftbehandling

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 saledes 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 ivark-
sat i samrad med det radgivende panel.

Enhedernes aktiviteter koordineres i regi af Det Nationale Koordinationsudvalg
(NKU), der er sammensat af det radgivende panel, reprasentanter fra enhederne for
eksperimentel kreftbehandling, Laegemiddelstyrelsen 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 gennemferes i regi af al-
mindelige forskningsprotokoller eller sdkaldte erfaringsopsamlingsprotokoller.

Oprettelsen af enhederne for eksperimentel kraftbehandling 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 pé eksperimentel basis med meget kort varsel. Den protokolle-
rede aktivitet medferer, at der skabes evidens for nye behandlinger, for de indferes
som generel standard.

4.2 Hurtig introduktion af nye behandlinger

Pé baggrund af radgivning 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 pagealdende 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 &r gaelder 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 svert syge patienter har
kunnet undga ofte strabadserende rejser til udlandet. Behandlinger har kunnet til-
bydes pé enhederne, sa snart leegemidlet var tilgeengeligt i Danmark.
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4.3 @get fokus pa behandling af sjaeldne kraeftsygdomme

For sjeeldne kraeftsygdomme galder det, at det pa grund af det lille patientantal kan
veere vanskeligt at opna evidens for en given behandling pd 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.

5 Konklusion

Ordningen med vurdering af individuelle patienter med henblik pa mulig eksperi-
mentel behandling har eksisteret i otte ar, og har i den tid veret i konstant udvik-
ling. Fra 2003 til 2008 var antallet af patienter der er blevet vurderet af det radgi-
vende panel markant stigende, mens antallet fra 2008 til 2010 har vaeret faldende.
Dette kan formenligt forklares ved at kreeftafdelingerne i Danmark rader over langt
flere behandlingsmuligheder nu end i de forste fem ér af ordningen vedr. eksperi-
mentel behandling.

Nogle vaesentlige resultater er:

- Antal nye henvendelser har veret 552 og er saledes fra 2009 til 2010 faldet
med ca. en tredjedel.

- 190 % af sagerne har sagsbehandlingstiden veret maksimum 10 arbejds-
dage svarende til 2 uger.

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

Den danske ordning vedrerende eksperimentel behandling er unik i international
sammenhang, og andre lande har vist stor interesse for ordningen, herunder bade
dens muligheder for at tilbyde eksperimentel behandling og dens tilbud om en
uvildig ekspertvurdering ved anden ekspert end patientens vanlige behandlende
leege.

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 kreeftbehandling 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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