VESTRE LANDSRET

DOM
afsagt den 9. juli 2021

Sag BS-8636/2020-VLR
(16. atdeling)

Veerge 1 for Sagseger 1 (beskikket
advokat Karsten Hgj)

mod

Ankenaevnet for Patienterstatningen
(advokat Finn Schwarz)

Sag BS-8637/2020-VLR

(16. atdeling)

Veerge 2 for Sagseger 2 (beskikket
advokat Karsten Hgj)

mod

Ankenaevnet for Patienterstatningen
(advokat Finn Schwarz)

Sag BS-8638/2020-VLR

(16. afdeling)

Verge 3 for Sagseger 3



(beskikket advokat Karsten Hoj)
mod

Ankenaevnet for Patienterstatningen
(advokat Finn Schwarz)

Sag BS-8639/2020-VLR

(16. afdeling)

Sagsoger 4 (beskikket advokat
Karsten Hgj)

mod

Ankenaevnet for Patienterstatningen
(advokat Finn Schwarz)

Sag BS-8641/2020-VLR

(16. afdeling)

Veerge 5 for Sagseger 5
(beskikket advokat Karsten Hoj)

mod

Ankenzevnet for Patienterstatningen
(advokat Finn Schwarz)

Sag BS-8644/2020-VLR

(16. afdeling)

Veerge 3 for Sagseger 6 (beskikket
advokat Karsten Hgj)

mod

Ankenzevnet for Patienterstatningen
(advokat Finn Schwarz)



Landsdommerne Lars Christensen, Malene Vaerum Westmark og Torben Riise
(kst.) har deltaget i sagernes afgorelse.

Sagerne er anlagt ved Retten i Aarhus den 27. september 2019. Ved kendelse af
24. februar 2020 er sagerne henvist til behandling ved landsretten efter retspleje-
lovens § 226, stk. 1. For landsretten har sagerne veeret forberedt og
hovedforhandlet samlet.

Pastande

Sagseger 1 har nedlagt pastand om, at sagsegte, Ankenaevnet for
Patienterstatningen, skal anerkende, at en erfaren specialist pa det pageeldende
omrade under de i ovrigt givne forhold kunne have ordineret Spinraza til ham i
forbindelse med behandlingen pa Behandlingssted 2 i perioden fra 12. oktober
2017 til 1. april 2019, jf. klage- og erstatningslovens § 20, stk. 1, nr. 1, 1. led.

Sagsoger 2 har nedlagt pastand om, at sagseogte, Ankenaevnet for
Patienterstatningen, skal anerkende, at en erfaren specialist pa det pageeldende
omrade under de i ovrigt givne forhold kunne have ordineret Spinraza til hende
i forbindelse med behandlingen pa Behandlingssted 2 i perioden fra 12. oktober
2017 til 1. april 2019, jf. klage- og erstatningslovens § 20, stk. 1, nr. 1, 1. led.

Sagsoger 3 har nedlagt pastand om, at sagsogte, Ankenaevnet for
Patienterstatningen, skal anerkende, at en erfaren specialist pa det pageeldende
omrade under de i ovrigt givne forhold kunne have ordineret Spinraza til ham i
forbindelse med behandlingen pa Behandlingssted 1 i perioden fra 12. oktober
2017 til 28. juni 2018, jf. klage- og erstatningslovens § 20, stk. 1, nr. 1, 1. led.

Sagseger 4 har nedlagt pastand om, at sagsegte, Ankenaevnet for
Patienterstatningen, skal anerkende, at en erfaren specialist pa det pageeldende
omrade under de i ovrigt givne forhold kunne have ordineret Spinraza til ham i
forbindelse med behandlingen pa Behandlingssted 1 i perioden fra 7. marts 2017
til 1. april 2019, jf. klage- og erstatningslovens § 20, stk. 1, nr. 1, 1. led.

Sagseger 5 har nedlagt pastand om, at sagsegte, Ankenaevnet for
Patienterstatningen, skal anerkende, at en erfaren specialist pa det pageeldende
omrade under de i ovrigt givne forhold kunne have ordineret Spinraza til hen-



de i forbindelse med behandlingen pa Behandlingssted 1 i perioden fra 7.
marts
2017 til 1. april 2019, jf. klage- og erstatningslovens § 20, stk. 1, nr. 1, 1. led.

Sagsoger 6 har nedlagt pastand om, at sagsogte, Ankenaevnet for
Patienterstatningen, skal anerkende, at en erfaren specialist pa det pageeldende
omrade under de i ovrigt givne forhold kunne have ordineret Spinraza til ham
i forbindelse med behandlingen pa Behandlingssted 1 i perioden fra 12.
oktober 2017 til 27. juni 2018, j. klage- og erstatningslovens § 20, stk. 1, nr. 1, 1.
led.

Ankenzevnet for Patienterstatningen har i alle sagerne har pastdet frifindelse,
subsidieert hjemvisning.

Sagsagerne har alle fri proces og retshjeelpsdeekning.

Sagsfremstilling

Vedrorende alle sagerne

Sagsogerne lider alle af muskelsvindssygdommen spinal muskelatrofi (SMA),
for Sagseger 4 og Sagseger 5s vedkommende SMA type I, og for de ovrige
sagsogeres vedkommende SMA type II. Sygdommen beskrives neermere
nedenfor i Medicinradets endelige vurdering af 16. august 2017 af klinisk
merveerdi af leegemidlet Spinraza.

I et “Princippapir om prioritering for sygehusleegemidler” af 31. marts 2016 fra
Sundheds- og ZAldreministeriet anfortes det:

Der er enighed blandt Folketingets partier om, at sundhedsveaesenet skal
sikre fri og lige adgang til behandling af hgj kvalitet. Patienterne skal
have adgang til behandling med sikre, effektive leegemidler samtidig
med, at vi skal sikre mest mulig sundhed for pengene.

Udgifterne til sygehusmedicin er steget de senere ar, hvorfor fokus der-
for er rettet mod tiltag, som kan deempe udgiftsvaeksten og samtidig
sikre patienterne behandling af hej faglig kvalitet. P4 sigt kan fokus og-
sa rettes mod teknologi og behandlinger generelt.

Overordnede principper for prioritering

Partierne er enige om 7 overordnede principper for prioritering pa om-
radet for sygehusleegemidler. De overordnede principper omhandler
vurderingen af leegemidler og skal ses i lyset af den nuveerende an-
svars- og opgavefordeling i sundhedsvaesenet. Alle principper er vee-
sentlige og skal ses i sammenhang. Principperne lyder som felger:



. Faglighed: Ved vurdering af leegemidler skal der ske en grundig og
systematisk vurdering af den behandlingsmaessige gevinst for pa-
tienterne samt den dokumentation, der ligger til grund herfor. Ved
vurderingen af leegemidler skal der inddrages den nedvendige og
tilstreekkelige faglige ekspertise.

. Uafheengighed: Vurdering af leegemidler skal ske ud fra objektive kri-
terier og pa baggrund af faglige vurderinger, sdledes at der sikres et
uafheengigt udarbejdet beslutningsgrundlag og derved armslengde
til det politiske niveau.

. Geografisk lighed: Der skal ske en ensartet ibrugtagning og anvendel-
se af leegemidler pa tveers af hele landet. Der skal desuden veere en-
tydighed i, hvordan de forskellige regioner og sygehuse handterer
de tilfeelde, hvor leegemidler afvises til ibrugtagning som standard-
behandling.

. Abenhed: Der skal vaere sterst mulig &benhed i vurderingen af leege-
midler. Dvs. at der skal veere dbenhed om bade processer, metoder,
kriterier og det materiale, der udarbejdes i forbindelse med vurde-
ringen af leegemidler. Det skal saledes veere muligt for alle at se
grundlaget og begrundelserne for at til- eller fraveelge nye leegemid-
ler, jf. ogsa Transparensdirektivets krav i forhold til objektivitet og
gennemsigtighed. Abenheden har ogsa til formal at facilitere en of-
fentlig debat.

. Hurtig ibrugtagning af ny, effektiv medicin: Patienter skal have gavn af
behandlingsmeessige fremskridt. Danmark skal fortsat veere et af de
lande, der hurtigst ibrugtager nye leegemidler, hvor der er doku-
menteret mereffekt.

. Mere sundhed for pengene: Midlerne i sundhedsvaesenet, herunder til
sygehusleegemidler, skal bruges med omtanke, da det ellers kan fa
konsekvenser for forebyggelse, behandling eller pleje i andre dele af
sundhedsvaesenet. Nye leegemidler, som har en veldokumenteret
mereffekt skal ikke afvises alene pa grund af skonomi. Safremt et
nyt leegemiddel skal veere standardbehandling, skal der séledes vee-
re et rimeligt forhold mellem prisen pa det nye leegemiddel og den
merveerdi, som leegemidlet vurderes at kunne tilbyde sammenlignet
med eksisterende standardbehandling.

. Adgang til behandling: Der skal sikres lige adgang for bade store og
sma patientgrupper og tages hgjde for patienters individuelle be-



hov. Det skal veere muligt ud fra en konkret leegefaglig vurdering at
behandle med leegemidler, som er afvist til standardbehandling. Det
geelder eksempelvis i forhold til at kunne yde behandling af hej kva-
litet til patienter med sjeeldne sygdomme eller i forhold til at kunne
behandle for at undga funktionsnedsaettelse.”

Den 3. april 2016 udsendte Sundheds- og ZAldreministeriet en pressemeddelelse
om partiernes enighed om de syv prioriteringsprincipper for sygehusmedicin.

I et notat af 4. april 2016 fra Danske Regioner anfortes bl.a.:
“"Model for vurdering af legemidler

1. Indledning
Danske Regioner har ivaerksat en raekke initiativer pa medicinomradet
for at sikre en effektiv anvendelse af iseer sygehusmedicin.

2. Armslengde princip

De overordnede rammer for arbejdet i Medicinradet fastleegges af Dan-
ske Regioners bestyrelse. Pa baggrund af de politisk givne rammer
treeffer Medicinradet uafheengige beslutninger med udgangspunkt i et
armsleengdeprincip til det politiske system. Regionerne kan saledes ik-
ke paleegge Medicinradet at treeffe bestemte beslutninger.

Medicinradet bestar af et formandsskab (formand og naestformand),
som har det fulde ansvar for radets faglige vurderinger og budget.
Formandskabet ansaetter Medicinradets direktor, som anseetter det re-
sterende sekretariat og star for den daglige drift.

3. Medicinradets formal
e Medicinradet sikrer hurtig og ensartet ibrugtagning af nye syge-
husleegemidler pa tveers af sygehuse og regioner
e Medicinradet stiller storre krav til dokumentationen for, at ny og
eksisterende medicin er til gavn for patienterne
e Medicinradet sikrer steerkere grundlag for Amgros’ prisforhand-
linger og udbud

Medicinradet respekterer i sit arbejde de syv prioriteringsprincipper for
sygehusmedicin, som Folketingets partier har givet deres tilslutning til.

4. Modelbeskrivelse



Medicinradet vurderer, om ny medicin skal tages i brug som standard-
behandling, samt hvordan savel ny som eksisterende medicin skal pla-
ceres i behandlingsvejledninger for medicinanvendelse.

4.1 Vurdering af nye laegemidler

Leegemiddelvirksomheder ansgger Medicinradet om ibrugtagning af
ny sygehusmedicin (eksklusiv generika og biosimileere leegemidler)
som standardbehandling. Med standardbehandling menes, at leegemid-
let indferes som et alment anvendt behandlingstilbud til en patient-

gruppe.

For at understotte en hurtig ibrugtagning af ny og effektiv medicin, kan
virksomhederne varsle Medicinrddet om nye leegemidler, nar et leege-
middel har modtaget en "positive opinion” fra Det Europeeiske Laege-
middelagentur (EMA), hvilket er ca. 3 maneder for EMA godkender
leegemidler til markedsfering. Virksomheder fremsender den endelige
anspgning, nar EMA har udstedt en markedsferingstilladelse.

Medicinradet foretager pa baggrund af ansegningen og de foreliggende
studier en laegefaglig og statistisk vurdering af det nye leegemiddel og
placerer det i en af nedenstadende seks kategorier for mervaerdi. Samti-
dig heres de relevante fagudvalg eller det faglige forum under Medi-
cinradet med henblik pa, at deres vurdering kan indga i det samlede
beslutningsgrundlag. Fagudvalg og faglige fora er neermere beskrevet i
bilag 1 om faglighed i Medicinradet.

Merveerdi er den ekstra veerdi et leegemiddel tilbyder i forhold til nu-
veerende behandling med hensyn til livsforleengelse, bivirkninger og
livskvalitet.

e Kategori 1: Stor merveerdi sammenlignet med standardbehand-

ling/ andre behandlinger

Kategori 2: Vigtig merveerdi sammenlignet med standardbe-

handling/ andre behandlinger

e Kategori 3: Lille merveerdi sammenlignet med standardbehand-
ling/ andre behandlinger

o Kategori 4: Ingen merveerdi sammenlignet med standardbehand-
ling/ andre behandlinger

e Kategori 5: Negativ mervaerdi sammenlignet med standardbe-
handling/ andre behandlinger

e Kategori 6: Ikke-dokumenterbar mervardi sammenlignet med
standardbehandling/ andre behandlinger



Med protokolleret ibrugtagning menes, at et leegemiddel indferes som
behandlingstilbud til en patientgruppe, men at dets anvendelse skal
monitoreres for en periode, indtil der er tilstreekkelige data til, at Medi-
cinrddet kan vurdere, om laegemidlet fortsat skal anvendes. Det kan
f.eks. veere relevant, hvis der i de foreliggende studier er en dokumen-
teret merveerdi af et nyt leegemiddel, men hvor radet kan veere i tvivl
om, hvorvidt mervardien kan genfindes i dansk klinisk sammenhaeng.

Safremt Medicinradet ikke finder forholdet mellem pris og mervaerdi
rimeligt, og radet heller ikke kan forsvare at tage leegemidlet i brug til
en snaevrere indikation eller en mindre patientpopulation, meddeler
radet, at leegemidlet ikke kan anbefales som standardbehandling. Virk-
somheder har altid mulighed for at indmelde en ny pris eller fremsende
ny dokumentation.

5. Nye leegemidler som ikke anbefales som standardbehandling
Medicinradet vil ikke eendre ved, at det fortsat er op til den enkelte lce-
ge at vurdere, hvilken medicin der er bedst for den enkelte patient. Lae-
gen skal dog have en faglig begrundelse for at afvige fra Medicinradets
faglige anbefalinger. ”

I et brev af 6. oktober 2016 til Danske Regioner anferte Sundheds- og ZAldremi-
nisteriet bl.a.:

”Danske Regioner har i henvendelse af den 31. august 2016 orienteret
ministeriet om etableringen af Medicinradet, herunder at radet efter
Dansker Regioners vurdering kan etableres efter sundhedslovens § 78,
stk. 3. Sidstnaevnte bestemmelse indeholder hjemmel til, at regionsra-
dene kan samarbejde med hinanden, herunder i selskabsform, om los-
ning af feelles opgaver efter afsnit VI, XI, XII og XIV-XVI i sundheds
loven og opgaver, der har tilknytning hertil, og som regionsradet lovligt
kan varetage efter anden lovgivning samt patage sig dermed forbundne
udgifter.

Til oplysning af sagen har Danske Regioner vedlagt 5 bilag til henven-
delsen i form af et udkast til kommissorium for radet, et udkast til for-
retningsorden for radet, et notat udarbejdet af Kammeradvokaten vedr.
oprettelse og organisering af radet, et budget for radet samt et notat om
modellen for vurdering af leegemidler.



I vurderingen af, hvorvidt Medicinrddet kan etableres efter sundheds-
lovens § 78, stk. 3, er det afgerende, om der overlades myndigheds-
kompetence fra regionerne til Medicinradet. I bekraeftende fald skal
ministeren for sundhed og forebyggelse (i dag sundheds- og seldremi-
nisteren) ansgges om godkendelse, jf. § 11, stk. 31 BEK nr. 841 af 7. ja-
nuar 2014.

Ministeriet er i neerveerende sag enig med Danske Regioner og Kamme-
radvokaten i, at mest taler for, at der ikke overlades myndighedskom-
petence fra regionerne til Medicinradet, hvorfor Medicinradet vurderes
at kunne etableres efter § 78, stk. 3 i sundhedsloven. Ministeriet leegger i
den forbindelse seerligt veegt pa, at Medicinradet ikke vurderes at treeffe
forvaltningsretlige afgorelser ved vurdering af nye leegemidler, idet ra-
dets udstedelse af anbefalinger/behandlingsvejledninger ikke vil veere
juridisk bindende over for regionerne. Det er sdledes i princippet op til
den enkelte region at afgere, hvorledes anbefalingerne/be-
handlingsvejledningerne skal implementeres.

Angaende sammensetningen af Medicinrddet skal ministeriet gore ind-
sigelse i for hold til Leegemiddelstyrelsens og Sundhedsstyrelsens rolle,
jf. det fremsendte udkast til kommissorium for Medicinrddet. I kom-
missoriet laeegges der op til, at de to styrelser hver iseer udpeger en re-
preesentant, som vil veere fuldgyldigt medlem af Medicinradet. Henset
til styrelsernes myndighedsopgaver og radets beslutningsstruktur vur-
derer ministeriet det mest hensigtsmeessigt, at styrelsernes repraesen-
tanter ikke er fuldgyldige medlemmer. Ministeriet stiller saledes styrel-
sernes reprasentanter til radighed som observaterer pa linje med re-
preesentanten fra Leegemiddelindustriforeningen (Lif).

Sundheds- og eldreministeren forventer desuden, at Medicinradet i sit
arbejde respekterer de 7 prioriteringsprincipper for sygehusleegemidler,
som samtlige partier i Folketinget har givet deres tilslutning til.

Afslutningsvis skal ministeriet anmode om at blive orienteret i det om-
fang, det besluttes, at Medicinradet patager sig opgaver udover de, der
er listet under pkt. 2.1.1 — 2.1.4 i kommissoriet, som ligger i naturlig for-
leengelse af disse eller medicinanvendelsen i gvrigt.

7

I kommissoriet for Medicinradet er bl.a. anfort:
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2. Formal

2.1  Medicinrddets formal og opgaver er folgende inden for rammer-
ne af Danske Regioners formal, jf. § 2 i vedtaegterne for Danske
Regioner:

2.1.1 Medicinradets formal er inden for rammerne af sundhedslovens
§ 78, stk. 3, til de fem danske regioner at anbefale ibrugtagning af
ny medicin og nye indikationsudvidelser. Herudover skal Medi-
cinradet udstede behandlingsvejledninger og rekommandationer
for anvendelsen af medicin pa sygehusene og i primaersektoren.

2.1.2 Medicinradet skal sikre hurtig og ensartet ibrugtagning af ny
medicin pa tveers af sygehuse og regioner.

2.1.3 Medicinradet foretager en faglig vurdering af medicinen, séledes
at medicinanvendelse pa bade sygehusene og i visse tilfeelde og-
sa primeersektoren er til gavn for patienterne.

2.1.4 Medicinradet anbefaler ibrugtagning og udsteder rekommanda-
tioner pa baggrund af prisforhandlinger og udbud foretaget af
Amgros I/S, hvorved regionerne sikres, at sygehusenes indkeb af
leegemidler sker pa de bedst mulige vilkar. Medicinradets anbe-
falinger er ikke bindende for regionerne.

2.1.5 Medicinradet kan patage sig yderligere opgaver udover dem li-
stet under pkt. 2.1.1 - 2.1.4, som ligger i naturlig forleengelse af
disse eller medicinanvendelse i gvrigt.

2.1.6  Medicinradet arbejder i henhold til Folketingets syv principper
for prioriteringer inden for sygehusmedicin.

7

I Medicinradets endelige vurdering af 16. august 2017 af klinisk merveerdi af
leegemidlet Spinraza, med det generiske navn nusinersen, til spinal muskelatro-
fi, var bl.a. anfert:

7

Medicinradets konklusion
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Medicinradet vurderer, at nusinersen til spinal muskelatrofi (SMA) gi-

ver en:

* Vigtig klinisk merveerdi hos praeesymptomatiske bern med doku-
menteret 5q SMA gendefekt og 2-3 SMN2-kopier (meget lav evi-

denskvalitet)

» Vigtig klinisk mervaerdi for patienter med SMA type I (lav evi-
denskvalitet)

 Lille klinisk merveerdi for patienter med SMA type II (meget lav
evidenskvalitet)

e Ikkedokumenterbar klinisk merveerdi for patienter med SMA type
III (ingen evidens)

4

Som baggrund for vurderingen var om spinal muskelatrofi bl.a. anfert (noter
udeladt):

”5q Spinal muskelatrofi (SMA) er en sjeelden genetisk neurodegenerativ
sygdom, der manifesterer sig ved progressiv kraftnedszettelse og mu-
skelatrofi. En gendefekt i Survival motorneuron (SMN)1 reducerer
mengden af funktionelt SMN-protein, hvilket resulterer i degeneration
af motorneuroner i rygmarv og hjernestamme og efterfelgende muske-
latrofi [1]. Spinal muskelatrofi kan i sjeeldne tilfeelde veere forarsaget

af mutationer andre steder i genomet. SMA relateret til mutationer i
SMN1 benaevnes derfor 5q spinal muskelatrofi (her blot forkortet SMA).
SMA er den hyppigste genetisk betingede arsag til dedsfald blandt
spaedbern [2]. Arvegangen er autosomal recessiv, og incidensen i Skan-
dinavien er estimeret til 1 ud af 6000 fadte bern [1].

SMA underinddeles i fem forskellige former (SMA type 0-IV) ud fra an-
tal SMIN2 kopier, symptomernes svaerhedsgrad, tidspunkt for manife-
station og barnets motoriske udvikling (Tabel 1) [3,4]. Jo feerre antal
kopier af SMN2 desto tidligere debuterer symptomerne, og jo alvorlige-
re er sygdommen.
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Tabel 1. Klinisk klassifikation af spinal muskelatrofi [3].

Type Population  Arlige Symptomdebut = Karakteristika/ Gennemsnitlig = Antal SMIN2-
tilfaelde = (alder) [3] udviklingstrin [3] overlevelse kopier [5]
(3.4]
Type - - Medfedt Ingen < 6 maneder 1
0
Type - 1-2 0-6 maneder Sidder aldrig <2ar 2-3
|
Type 90 personer | Ca. 2 6-18 maneder = Gar aldrig > 2 ar-kan 34
1 (pr. august | [6] have op til
2014) [6] normal levetid
Type 70personer 1-2[7] @ > 18 maneder Heterogent Normal levetid @ 4
1l (pr. januar symptommenster. forventes
2010) [7] Star og gar, men
bliver permanente
korestolsbrugere
inden eller i tidlig
voksenalder
Type - - Voksenalder Gar i voksenarene Normal levetid = 4-5
v forventes

Behandlingen, der tilbydes i Danmark, svarer ifolge fagudvalget og ho-
vedtreek til internationale standarder. Patienter med SMA type I tilby-
des som udgangspunkt ikke invasiv ventilationsbehandling i Danmark.
Der er dog fa SMA type I patienter, der efter foraeldrenes gnske far in-
vasiv respiration.

4

I "Medicinradets anbefaling vedrerende nusinersen som standardbehandling til
patienter med 5q spinal muskelatrofi” af 12. oktober 2017, var bl.a. anfort:

“"Medicinradets anbefaling
Medicinradet anbefaler ikke nusinersen som standardbehandling til
patienter med 5q spinal muskelatrofi.

Ansgger har valgt at seette prisen for nusinersen urimeligt hejt, og Ra-
det finder ikke, at der er proportionalitet mellem ansggers prisforlan-
gende og effekten af at tage nusinersen i brug som standardbehandling
til SMA.

I lyset af fagudvalgets vurdering og ved anvendelse af alvorligheds-
princippet anbefaler Medicinradet imidlertid, at der kan iveerksaettes
protokolleret ibrugtagning af nusinersen til praesymptomatiske spaed-
bern samt til patienter med SMA type I med to SMN2-kopier og symp-
tomdebut for seksmanedersalderen, som ikke er i permanent respira-
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tionsbehandling. Denne beslutning er truffet under iagttagelse af Folke-
tingets syv principper for prioritering af sygehusleegemidler.

Hvis ansgger velger at seenke sit prisforlangende, er Medicinradet
indstillet pa, at vurdere om en eventuel ny pris star i rimeligt forhold til
leegemidlets kliniske veerdi.

Sundhedsfaglig vurdering

Medicinradet vurderer, at nusinersen til spinal muskelatrofi (SMA) gi-

ver:

e Vigtig klinisk merveerdi for patienter med SMA type I, da ét studie
har vist, at nusinersen har effekt bade pa dedelighed og motorisk
funktion.

e Vigtig klinisk merveerdi hos praesymptomatiske bern med doku-
menteret 50 SMA gendefekt, som tyder pa SMA type I eller II, da ét
studie har vist, at nusinersen ser ud til at forebygge eller forsinke
udviklingen af sygdommen.

e Lille klinisk merveerdi for patienter med SMA type 11, da ét studie
indtil nu kun har vist en lille effekt pa motoriske funktioner.

e Jkkedokumenterbar klinisk merveerdi for patienter med SMA type
III, da der ikke findes studier, som kan vise, om nusinersen har ef-
fekt for denne gruppe patienter.

Der er ikke aktuelt viden om effekten af nusinersen udover 13-15 ma-

neders behandling.

Tilslutning til anbefalingen

Anbefalingen har tilslutning fra 13 radsmedlemmer. Danske Patienters
to rddsmedlemmer har afgivet dissens vedrerende type II og III, som vil
fremga af referatet fra modet.

7

I baggrundsmaterialet til anbefalingen var bl.a. anfort:
5 Resume af gkonomisk beslutningsgrundlag

Formalet med den sundhedsokonomiske analyse er at vurdere de in-
krementale omkostninger forbundet med behandling af SMA i form af
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de gennemsnitlige meromkostninger pr. patient og de samlede budget-
konsekvenser for regionerne ved ibrugtagning af nusinersen (Spinraza)
som standardbehandling.

Amgros’ vurdering tager udgangspunkt i dokumentationen indsendt af
anseger. Det antages i den gkonomiske analyse, at for nuvaerende er ca.
80 patienter kandidater til behandling af den ansogte indikation. I ana-
lysen sammenlignes behandling med Spinraza i kombination med Best
Supportive Care (BSC) over en tidshorisont pa 15 maneder.

I analysen, som Amgros mener er mest sandsynlig, er meromkostnin-
gerne per patient for Spinraza for 15 maneder, sammenlignet med BSC:
4.384.558 DKK med nuvaerende listepris for Spinraza.

Amgros vurderer, at budgetkonsekvenserne for sygehusene ved at tage
Spinraza i brug til behandling af SMA, vil veere ca. 65 millioner DKK
per ar om 1 ar, og ca. 250 millioner per ar om 5 ar baseret pa listeprisen.
Budgetkonsekvenserne fordeler sig saledes for populationerne:

e Ca. 10 millioner DKK per ariar 1 og ca. 20 millioner DKK per ar i ar
5 for SMA type I

e Ca. 20 millioner DKK per ariar 1 og ca. 110 millioner DKK per ar i
ar 5 for SMA type Il

e Ca. 25 millioner DKK per ar i ar 1 og 120 millioner DKK per ar i ar 5
for SMA type III.

Behandling med Spinraza er forbundet med meget hgje meromkostnin-
ger sammenlignet med “Best Supportive Care” (BSC) til behandling af
SMA type I, SMA type II og SMA type III. Dette skyldes neesten ude-
lukkende leegemiddelomkostningerne for Spinraza. De ovrige omkost-
ninger, som er forbundet med standardbehandlingen af SMA, pavirker
ikke meromkostningerne per patient i den valgte model. Overordnet er
usikkerheden omkring meromkostningerne for Spinraza relativt lav.

6 Overvejelser omkring alvorlighed/forsigtighed

Medicinradet har fundet alvorlighedsprincippet seerdeles relevant i for-
hold til vurderingen af nusinersen, men selv en fuld anvendelse af dette
perspektiv pa problemstillingen har ikke kunnet legitimere den meget
hgje pris.

7



15

I mindretalsudtalelsen fra Danske Patienters medlemmer af Medicinradet var
bl.a. anfort:

7

Alene af den grund, at spinal muskelatrofi er en irreversibel
fremadskridende invaliderende sygdom, ger sygdommen til en alvorlig
sygdom, hvor de almindelige kriterier for ibrugtagning af leegemidler
ber fraviges.

Dette forhold forsteerkes af, at sygdommen debuterer hos
Behandlingsafdelingen. Det forsteerkes yderligere af at sygdommen for
visse grupper indebaerer en markant risiko for tidlig ded. Og dette
forsteerkes yderligere af, at der indtil nu ikke forefindes nogen anden
form for behandling.

Ud fra en samlet vurdering anbefaler Danske Patienter en ibrugtagning
til spinal muskelatrofi type 1 og som minimum en individuel anvendel-
se hos patienter med spinal muskelatrofi type 2 og 3 seerligt hos patien-
ter med stor risiko for kraftig forveerring eller livstruende tilstand. Der

anbefales en systematisk indsamling af erfaring med patienter, der be-
handles.”

Ingen af sagsogerne er omfattet af den gruppe af patienter med SMA type I, for
hvilke Medicinradet anbefalede iveerkseettelse af protokolleret ibrugtagning af
nusinersen.

I brev af 15. december 2017 fra formanden og naestformanden for
leegemiddelradet i Region 1 til hospitalsdirektionerne, var bl.a. anfert:

4

Folgende typer af Leegemidler er omfattet af kravet om

leegemiddelradet i regionens faglige vurdering inden ibrugtagning:

—  Alle genuint nye leegemidler, som endnu ikke har veeret vurderet af
Medicinradet (tidligere KRIS eller RADS), samt alle leegemidler,
som har faet afslag som standardbehandling i Medicinradet (tidli-
gere KRIS eller RADS).

4
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I en "FAQ (frequently asked questions)” om “Fremgangsmade for ibrugtagning

af nye leegemidler Region 1 hospitaler”, som der var henvist til i brevet, var

bl.a. anfort:

Information om fremgangsmaden

Spergsmal

Svar

Hyvilke leegemidler er
omfattet af kravet om en
faglig vurdering fra
leegemiddelradet i
regionen inden
ibrugtagning?

- Alle genuint nye leegemidler (se
sporgsmal 2), som er optaget i me-
dicinpriser.dk efter d. 1. februar
2016 og som endnu ikke er vurderet
i Medicinradetl, samt leegemidler
som har faet afslag som standard-
behandling til den pageeldende in-
dikation fra Medicinradet

- Seerligt dyre analoge leegemidler, som
findes pa apotekets liste over leege-
midler, som er omfattet af frem-
gangsmaden (se sporgsmal 4)

- Alle nye eksperimentelle leegemidler
(leegemidler, som ikke er blevet
markedsfert i Danmark endnu).

Er der mulighed for at
sege om en vurdering

af ibrugtagning til enkelt
personer med et af
leegemiddel afvist som
standardbehandling af
Medicinradet?

Laegemidler, som har faet afslag i for-
hold til standardbehandling i Medicin-
radet, kan i enkelte tilfeelde undtagel-
sesvist tages i brug. Dette sker i samar-
bejde mellem den behandlingsansvar-
lige laege og dennes ledelse/direktion.
Ansggningen om at anvende et laege-
middel, som er blevet afvist som stan-
dardbehandling i Medicinradet skal
sendes til leegemiddelradet i regionen.

Hvem kan soge
leegemiddelradet i
regionen om en vurdering
af ibrugtagning?

Vurderingen af ibrugtagningen af et
genuint nyt leegemiddel eller et ekspe-
rimentelt leegemiddel skal soges af af-
delingsledelser med accept fra anse-
gers direktion.

14.

Hvordan handteres
eventuelle faglige
uenigheder om vurderin-
gen?

Legemiddelradet i regionens
formandskab vil drefte vurderingen i
dialog med anseoger samt ansggers
ledelse og direktion med henblik pa
at finde en losning.

7
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I tidsrummet mellem den 19. februar og den 18. marts 2018 anmeldte forzeldre
til sagsegerne deres boerns skader til Patienterstatningen, idet de overordnet set
anforte, at deres born burde have vearet behandlet med Spinraza, og at sddan
behandling kunne have forbedret barnenes tilstand eller i det mindste forhin-
dret fortsat forringelse af deres tilstand.

Beskrivelserne af behandlingsskaderne i anmeldelserne er gengivet nedenfor
for hver af sagsogerne.

I et notat fra Danske Regioner af 23. marts 2018 er det bl.a. anfort:

”"Vejledning om anvendelse af legemidler som ikke er anbefalet af
Medicinradet

1. Baggrund

Regionerne har efter forudgaende dialog med bl.a. sundhedsfaglige or-
ganisationer og patientorganisationer oprettet Medicinradet den 1. ja-
nuar 2017. Medicinrddet vurderer, om nye leegemidler (herunder nye
indikationer) skal anbefales eller ikke anbefales ibrugtaget som stan-
dardbehandling pa landets sygehuse. Med standardbehandling menes,
at et leegemiddel indferes som et alment anvendt behandlingstilbud pa
landets sygehuse til en patientgruppe.

Medicinradets anbefaling hviler som udgangspunkt pa felgende grund-
lag:

* Medicinradets kategorisering af leegemidlers mervaerdi

* Amgros omkostningsanalyse

* Folketingets 7 principper for prioritering af sygehusleegemidler

Medicinradet kan i seerlige tilfeelde inddrage alvorlighed i beslutnings-
grundlaget. Dette kan ske ud fra en betragtning om, at et sygdomsom-
rade med stor alvorlighed for patienterne kan give anledning til accept
af storre omkostninger forbundet med et nyt leegemiddel, end det er til-
feeldet for sygdomsomrader med mindre alvorlighed for patienterne.
Medicinradet kan ogsa i seerlige tilfeelde leegge veegt pa et forsigtig-
hedsprincip, som skal sikre, at en uforholdsmeessig stor andel af sund-
hedsvaesenets skonomiske midler ikke allokeres i retning af en medi-
cinsk behandling.

2. Individuel behandling

Nar et nyt leegemiddel til behandling af en indikation ikke opfylder
Medicinradets faglige kriterier og/eller, at leegemidlets dokumenterede
merveerdi for patienterne af leegemidlet ikke er stor nok til at retfeerdig-
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gore et legemiddels omkostninger sammenlignet med eksisterende
standardbehandling, s& anbefaler Medicinradet, at leegemidlet ikke bor
anvendes som et generelt standardtilbud pa hospitalerne.

Oprettelsen af Medicinradet eendrer imidlertid ikke ved, at der kan vee-
re tilfeelde, hvor den behandlingsansvarlige leege efter at have foretaget
en samlet vurdering af en patient vurderer, at der er serlige forhold,
som ger, at man ber overveje at tilbyde patienten leegemidlet. Vurde-
ringen skal altid foreleegges for den ledende overleege og pa en laege-
konference, hvor flere speciallaeger vurderer fordele og ulemper ved
behandlingen for den konkrete patient. For beslutningen effektueres,
bor sagen foreleegges for et fagligt forum fx den regionale leegemiddel-
komite, som hurtigst muligt og inden for 14 dage vurderer, om man
kan anbefale ibrugtagning. Det er herefter op til den behandlings-
ansvarlige leege at treeffe endelig beslutning om behandling. Eventuel
ibrugtagning af leegemidlet skal altid forega protokolleret og med sy-
stematisk opfelgning.

4

I forbindelse med Patienterstatningens behandling af anmeldelserne af pa-
tientskaderne skrev Behandlingssted 1 den 4. april 2018 bl.a. saledes til
Patienter- statningen:

”Svar fra Behandlingssted 1 vedr. henvendelse om behandling med
Spinraza/nusinersen

Patienterstatningen har i forbindelse med modtagelse af 6 anmeldelser
af patientskader hos barn med SMA type I og type Il i brev af 8. marts
2018 anmodet Behandlingssted 1 om at redegere for en raekke
sporgsmal i relation til ordination af Spinraza/nusinersen.
Sporgsmalene har veeret droftet med Behandlingsafdelingen og
Hospital 1s svar folger nedenfor.

Sporgsmal:

1. I hvilket omfang Region 1 har palagt Behandlingssted 1 at
folge Medicinradets anbefalinger, herunder om Region 1 har
overladt skennet af, hvornar Spinraza kan ordineres til en konkret
patient, til Behandlingssted 1?

2. Det bedes oplyst, om der ved vurdering af, om der kan ordineres
Spinraza, skelnes mellem:

- Preesymptomatiske born med dokumenteret 5 SMA

- SMA typel
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- SMA type 2
- Bern der bruger respirator

3. Det bedes endeligt beskrevet, om nogle SMA-bgrn - men ikke andre
har faet ordineret Spinraza i forbindelse med behandling pa
Hospital 1?

Besvarelse:

Ad. 1)

Medicinradet er et uatheengigt rdd. Radets formal er at udarbejde anbe-
falinger for anvendelse af sygehusmedicin ud fra medicinens effekt og
betydning af behandlingen sammenholdt med prisen for leegemidlet.
Anbefalingerne er nedvendige for, at regionerne kan prioritere, hvad
pengene i sundhedsvaesenet skal bruges til pa tveers af diagnoser - bade
sjeeldne, hyppige, alvorlige og mindre alvorlige - samt sikre ensartet
behandling pa tvaers af regionerne. Medicinradets anbefalinger vedta-
ges pa baggrund af faglige vurderinger af et fagudvalg, der er nedsat til
specifikt at vurdere det pageeldende behandlingsomrade.

Medicinradet har pa baggrund af den hoje pris og den begraensede evi-
dens for, hvilke patienter, der vil have gavn af behandlingen. anbefalet,
at Spinraza ikke anvendes som standardbehandling til spinal muskela-
trofi.

Pa Behandlingssted 1 ligger ansvaret for beslutning om, hvornar
Spinraza kan ordineres til konkrete patienter, i klinikledelsen i
Behandlingsafdelingen. Det er afgerende for Behandlingsafdelingen, at
patienter sattes i behandling pa baggrund af konkret viden. Klinikken
folger derfor Medicinradets anbefaling og tilbyder kun behandlingen til
de patienter, som opfylder de kriterier, Medicinradet har lagt til grund
for at bruge alvorlighedsprincippet.

Ad. 2)

Ved vurdering af, om der kan ordineres Spinraza henvises saledes til
Medicinradets anbefalinger herunder alvorlighedsprincippet. Ifolge al-
vorlighedsprincippet skal det veere muligt - ud fra konkret leegefaglig
vurdering - at behandle med leegemidler, som er afvist til standardbe-
handling.

I lyset af fagudvalgets vurdering og ved anvendelse af alvorligheds-

princippet anbefaler Medicinradet saledes, at der kan iveerksaettes pro-
tokolleret ibrugtagning af nusinersen til preesymptomatiske spaedborn
samt til patienter mcd SMA type I med 2-3 SMN2-kopier og symptom-
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debut for seksmanedsalderen, som ikke er i permanent respirationsbe-
handling.

Ad. 3)

Tre born har forud for Medicinradets anbefalinger faet ordineret Spin-
raza pa Behandlingssted 1 efter vurdering i den Regionale
Laegemiddelkomite.

4

Den 9. april 2018 skrev Behandlingssted 3 bl.a. saledes til Patienterstatningen:

4

Patienterstatningen har i brev af 8. marts 2018 (jeres sagsnummer
18-2048) stillet en raekke sporgsmal til Behandlingssted 3 vedr. Spinraza
behandling af bern med SMA.

Hermed folger svar fra ledende overlege pa
Behandlingsafdelingen pa Behandlingssted 3, Overlaege 1:

"Beslutningsproces vedrgrende behandling med Spinraza

Der foreligger ikke et formelt paleeg fra Region 3, om at
Behandlingssted 3 skal felge Medicinradets anbefalinger - heller ikke
vedr.

Spinraza.

I stedet geelder det, at ny dyr behandling inden for Medicinradets
anbefalinger refunderes centralt i Region 3, mens ny dyr
behandling uden for Medicinrddets anbefalinger skal finansieres af
Behandlingssted 3 selv.

I det aktuelle tilfeelde med Spinraza har sagsbehandlingen internt pa
Behandlingssted 3 veaeret, at de behandlende laeger i det
neuropeediatriske team, efter bade en intern droftelse og droftelser med
de ovrige behandlende leeger pa Behandlingssted 1 og Behandlingssted
2, har anmodet afdelingsledelsen (AL) pa Behandlingsafdelingen om
mulighed for at kunne tilbyde behandling til 3 born med SMA type 1 og
7 bern med SMA type?2.

Afdelingsledelsen imgdekom anmodningen om behandling af de 3 med
SMA type 1, da denne patientgruppe ligger inden for Medicinra- dets
anbefalinger.
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For de 7 born med SMA type 2 spurgte AL ind til, om der var individu-
elle forhold hos nogle eller alle de 7 born, som talte for behandling - ud
over grundsygdommen i sig selv. Hvilket der ikke var.

Herefter videresendtes anmodningerne til Hospitalsledelsen, der be-
sluttede af give afslag pa dem. Dette blev 13/12 meddelt de behandlen-
de leeger.

Afdelingsledelsen har i forlobet veeret i kontakt med de
ovrige  borneafdelingsledelser = pa  Behandlingssted 1 og
Behandlingssted 2 m.h.p. at sikre, at der gives et ens tilbud om
Spinraza-behandling nationalt.

Der folges aktuelt ingen born med preesymptomatisk SMA, men de vil-
le i givet fald veere tilbudt behandlingen i.h.t. Medicinradets anbefalin-
ger.

I henhold til behandlingsprotokollen for Spinraza (vedhaeftet) tilbydes
behandlingen ikke til bern i respirator, og de behandlende leeger har
derfor ikke anmodet om behandling til denne patientgruppe.

Under alle omstaendigheder er det ikke den enkelte behandlende leege,
som pa egen hand tager stilling til, om en given ny dyr behandling skal
iveerkseettes eller ej.

"z

april 2018 skrev Behandlingssted 2 bl.a. sdledes til Patienterstatningen:

4

Direktionen pa Behandlingssted 2 er blevet bedt om at redeggre for i
hvilket omfang Region 2 har palagt Behandlingssted 2 at folge
Medicinradets anbefalinger, herunder om skennet af ordinering af
Spinraza er overladt til Behandlingssted 2.

Det er den enkelte leege pa afdelingen, som foretager den indlednings-
vise vurdering af, hvorvidt der er grundlag for at ordinere Spinraza. I
den forbindelse har Medicinradets anbefalinger afgorende betydning.

Pa linje med Medicinradets anbefalinger skelnes der i Region 2 mellem
hvorvidt der er tale om SMA type I (herunder preesymptomatiske bern
med dokumenteret 5q SMA) eller SMA type II. I Region 2 findes der
ikke SMA-born i kategorien "bern, der bruger respirator”.

I relation til SMA type I har Medicinrddet givet gront lys for anvendel-
sen af Spinraza i behandlingen. Et barn har i trdd med denne anbefaling
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modtaget 4 doser spinraza efter forskrifterne og med protokollerede
undersoggelser af feerdighedsniveau.

Medicinradet anbefaler fortsat ikke Spinraza til behandling af SMA ty-
pe II. Behandlingssted 2 folger overordnet anbefalingen og har ikke
udskrevet Spinraza til denne patientgruppe, men afventer mode i
Medicinradet den 17. april og 24. april.

Behandlingssted 2 er blevet bedt om at beskrive om nogle SMA-bern,
men ikke andre, har faet ordineret Spinraza i forbindelse med
behandling pa Behandlingssted 2. Der har veeret opmaeerksomhed pa
det syvende princip om adgang til behandling, og herunder at det skal
veere muligt at tage hojde for patientens individuelle behov. I gruppen
af SMA type Il barn har den behandlende lzege efter konkrete
vurderinger ikke fundet, at der var seerlige individuelle behov, som
kunne begrunde en udskrivelse af Spinraza. Det er anfort, at det er
yderst vanskeligt for den enkelte leege at forudsige effekt endsige
udveelge enkelte patienter, der kunne have serligt gavn af
behandlingen, medmindre der foreligger forudgaende konkret viden
om medicinens effekt i relation til pagaeldende patient.

Pa nuveerende tidspunkt findes der ikke pa Behandlingssted 2 eller i
Region 2 retningslinjer for ansegning om brug af eksperimentelle eller
ikke anbefalede leegemidler, men som felge af denne sag er der sat
fokus pa behovet herfor, hvorfor der nu er igangsat et arbejde i regi af
leegemiddelradet i regionen.”

I et brev af 9. april 2018 til formanden for Danske Regioner skrev sundhedsmi-
nisteren bl.a.:

”Som jeg - har du sikkert ogsa fulgt debatten om Medicinradets arbejde
med Spinraza teet. Som du ved, er det min klare opfattelse, at Medicin-
radets anbefalinger er et vigtigt redskab til at prioritere sygehusmedicin
og giver det offentlige sygehusvaesen forbedrede forhandlingsmulighe-
der, der skal veere med til at sikre, at vi bruger pengene, hvor de gor
mest gavn.

Da Folketingets partier alle blev enige om de 7 principper for priorite-
ring af sygehusleegemidler, var det netop for at give klare retningslinjer
for, hvordan regionerne og Medicinradet kan traeffe beslutning om pri-
oritering.

Med principperne satte vi i Folketinget hegnspeele, der tog hajde for al-
le danske patienter. Et af principperne er adgang til behandling, der giver
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mulighed for at afvige fra den anbefalede standardbehandling, hvis det
efter den leegefaglige vurdering er det bedste valg for patienten. Alle 7
principper blev ngje udvalgt for at veegte de mange vigtige hensyn, der
skal tages hgjde for i en prioriteringssituation, og principperne skal ses i
sammenheeng. Danske Regioner bakkede i sin tid op om bade dette og
de evrige principper.

Det er i forbindelse med Medicinradets afvisning af Spinraza som stan-

dardbehandling og den efterfolgende samradsdebat i Folketinget, samt

fra det fortrolige bilag, der dannede grundlag for samradet, blevet klart,
at flere leeger ikke finder, at de reelt har mulighed for at afvige fra stan-

dardbehandlingen.

Danske Regioner har i forbindelse med sagen om Spinraza oplyst mig,
at regionerne har fastlagt en procedure for, hvordan leeger kan afvige
fra standardbehandling. Det synes imidlertid nedvendigt, at Danske
Regioner styrker denne procedure i dialog med laegerne, og at regio-
nerne ogsa i den lokale dialog med laegerne sikrer fokus pa preemissen
om, at de konkrete vurderinger og beslutning om fravigelser fra anbefa-
lingerne skal lases pa regionalt niveau.”

Folketinget Sundheds- og ZAldreudvalg stillede den 6. april 2018 felgende
sporgsmal nr. 809 (Alm. del) til sundhedsministeren:

4

"Ministeren bedes i forleengelse af besvarelse at samradssspm. BE, BF
og BG vedr. Medicinradet og prioritering af sygehusmedicin, oplyse,
hvor mange gange leeger har benyttet sig af den frie ordinationsret til at
ordinere praeparatet Spinraza til en patient, selvom praeparatet ikke er
godkendt af Medicinradet til standardbehandling”

I sin besvarelse af sporgsmalet den 4. maj 2018 anferte sundhedsministeren bl.a.
folgende:

Danske Regioner oplyser den 2. maj 2018 folgende:
"Det kan oplyses, at der aktuelt er ... patienter i behandling pd Hospital X

samt en patient i behandling pd Behandlingssted Y. Herudover har der
indtil for ganske nyligt veeret ... i behandling pd Behandlingssted Z,
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mens foraeldrene til ... patienter har takket nej til behandling pd
Behandlingssted Y. Falles for disse patienter er, at de har opfyldt Medicinrddets
kriterier for protokolleret behandling med Spinraza.”

I dag er der saledes ingen laeger, der har ordineret Spinraza til patienter,
der ikke falder inden for Medicinrddets kriterier for protokolleret be-
handling.

Danske Regioner oplyser videre, at:

"Danske Regioner er i dialog med regionerne om, hvordan de lokalt kan sikre,
at der foretoges konkrete vurderinger og beslutninger om fravigelser fra Medi-
cinrddets anbefalinger om ibrugtagning af nye sygehusleegemidler, herunder
Spinraza.

I de tilfeelde, hvor den behandlende laege efter at have foretaget en samlet vur-
dering af en patient vurderer, at der er serlige forhold, som gor, at man bor
overveje at tilbyde patienten leegemidlet, er regionerne enige om folgende pro-
cedure. Vurderingen skal altid foreleegges for den ledende overlaege og pd en
leegekonference, hvor flere specialleeger vurderer fordele og ulemper ved be-
handlingen for den konkrete patient. For beslutningen effektueres, bor sagen fo-
releegges for et fagligt forum fx den regionale leegemiddelkomité, om man kan
anbefale ibrugtagning. Det er herefter op til den behandlingsansvarlige laege at
traeffe endelig beslutning om behandling.

Det indebarer, at behandling med Spinraza kan anvendes i seerlige tilfeelde til
de patientgrupper, hvor leegemidlet ikke er anbefalet af Medicinrddet. Det er
imidlertid ikke det samme som, at en leege kan anvende leegemidlet blot fordi, at
vedkommende laege mener, at et leegemiddel burde veere standardbehandling til
patienter med spinal muskelatrofi. Huis patienter seettes i behandling med den
begrundelse, si bliver medicinen gjort til standardbehandling udenom Medi-
cinrddet, ag etableringen af Medicinrddet vil ikke have nogen effekt.”"

Den 30. maj 2018 offentliggjorde Medicinradet en ny anbefaling vedrerende
nusinersen som standardbehandling til patienter med 5q spinal muskelatrofi.

I anbefalingen er bl.a. anfort:

7

Medicinradets anbefaling
Medicinradet finder, at der fortsat ikke er et rimeligt forhold mellem
den dokumenterede effekt af nusinersen og ansegers prisforlangende.
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Under hensyntagen til alvorlighedsprincippet, finder Medicinradet
imidlertid, at der er grundlag for at anbefale ibrugtagning af nusinersen
som mulig standardbehandling til folgende patientpopulationer,
hvor der er evidens for effekt:
1) Preesymptomatiske spaedbern med 2-3 SMN2-kopier
2) Born med SMA type 1, som opfylder felgende kriterier:
e 2-3 SMN2-kopier
* alder ved symptomdebut maks. 6 maneder
* ikke er i permanent respirationsbehandling ved opstart af be-
handling
3) Born med SMA type 2, som opfylder folgende kriterier:
e mindst 2 SMN2-kopier
e alder ved symptomdebut maks. 24 maneder
* maks. 4 ars sygdomsvarighed ved opstart af behandling
e ingen assisteret ventilation udover natligt behov og mere end 95
% Sa02 uden assisteret ventilation.

Nusinersen kan ikke anbefales som mulig standardbehandling til pa-
tienter med SMA generelt.

Sundhedsfaglig vurdering
Medicinradet vurderer, at nusinersen til spinal muskelatrofi {SMA) gi-
ver:
e Vigtig klinisk merveerdi for patienter med SMA type 1
e Vigtig klinisk merveerdi hos praesymptomatiske bern med do-
kumenteret 5q SMA gendefekt, som tyder pa SMA type 1 eller 2
 Lille klinisk mervaerdi for patienter med SMA type 2. En ny
gennemgang af publicerede data indikerer dog, at nusinersen har
en storre klinisk merveerdi hos patienter med SMA type 2, der
starter behandlingen tidligt(< 24 maneder efter symptomdebut)
sammenlignet med patienter, der starter behandlingen sent (> 44
maneder efter symptomdebut)
e Ikkedokumenterbar klinisk mervaerdi for patienter med SMA
type 3.
Der er ikke aktuelt publicerede data om effekten af nusinersen udover
13-15 méaneders behandling.

7

Ved afgorelser af 20. august 2018 meddelte Patienterstatningen alle sagsggerne,
at de ikke var berettiget til erstatning efter lov om klage- og erstatningsadgang
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inden for sundhedsvaesenet, og at betingelserne for yde erstatning efter lovens §
20, stk. 1, nr. 1 - 4, ikke var opfyldt.

Afgorelserne var — bortset fra individuelle sagsfremstillinger og et individuelt
afsnit i hver af begrundelserne — enslydende, herunder bl.a. saledes:

7

Afgorelse
... er ikke berettiget til erstatning efter lov om klage- og erstatningsad-
gang inden for sundhedsvaesenet.

Betingelserne for at yde erstatning efter lovens § 20, stk. 1, nr. 1, er ikke
opfyldt.

Vileegger til grund, at den behandlende leege i denne sag reelt ikke
havde mulighed for at ordinere leegemidlet Spinraza, fordi leegemidlet
var for dyrt set i forhold til den dokumenterede effekt. Der foreligger
derfor en sakaldt ressourcebegraensning. Nar en manglende behandling
skyldes, at der ikke er ressourcer til at fortage den, er der allerede af
den grund ikke mulighed for erstatning. Under afsnittene 1-5 og under
"Begrundelse” nedenfor giver vi en redeggrelse for, hvordan vi er
kommet frem til dette resultat.

Begrundelse
Det er et politisk/ekonomisk spergsmal, om de gkonomiske midler, der
er til radighed i regionen, skal bruges pa fx patientbehandlinger, nye
lokaler eller medicin. Det er ogsa en politisk/ekonomisk beslutning, om
der skal veere adgang til ny dyr medicin.

Efter ordlyden af KEL § 20, stk. 1, nr. 1, den ovenstdende Hgjesterets-
dom fra 2008 og forarbejderne til patientforsikringsloven, nu KEL, er
der ikke er noget erstatningsansvar efter KEL § 20, stk. 1, nr. 1, hvis den
behandlende leege ikke havde Spinraza til radighed; altsa at han eller
hun ikke havde adgang til at ordinere laegemidlet.

Patienterstatningen leegger pa baggrund af svarene fra de tre hospitaler
til Patienterstatningen, sundhedsminister A's brev af 9. april 2018 til
formanden for Danske Regioner, den neevnte mail og SMS, samt
Danske Regioners nye kommende procedu- reregler til grund, at de
behandlende laeger i disse 7 sager ikke havde adgang til at ordinere
Spinraza. Selv om den nye procedure bliver ind-
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fort, vil den enkelte laege heller ikke uden videre kunne ordinere Spin-
raza.

Der foreligger saledes en ressourcebegraensning. Som der er redegjort
for ovenfor, betyder det, at der ikke er erstatningsansvar, uanset om der
matte foreligge en patientskade.

Patienterstatningen har ikke taget stilling til, om der foreligger en pa-
tientskade i nogen af de anmeldte sager, altsa om patienterne er blevet
yderligere sveekkede, fordi de ikke har faet Spinraza. Det skyldes, at vi
efter fast administrativ praksis ikke realitetsbehandler en sag, hvis vi
ma laegge til grund, at der manglede ressourcer til den enskede behand-
ling.

4

De individuelle sagsfremstillinger og de individuelle afsnit fra begrundelserne
er gengivet nedenfor for hver af sagsogerne.

I tidsrummet mellem den 27. august og den 17. september 2018 blev Patienter-
statningens afgerelser for alle sagsogernes vedkommende paklaget til Anke-
neevnet for Patienterstatningen, idet det overordnet set fortsat blev anfert, at
bernene burde have veeret behandlet med Spinraza, og at sddan behandling
kunne forbedre deres tilstand eller i det mindste forhindre fortsat forringelse af
deres tilstand. Endvidere blev det anfert, at Patienterstatningen ikke i afgorel-
serne havde inddraget og taget stilling til de enkelte berns szerlige forhold, som
i den forbindelse blev fremheevet.

Den 7. februar 2019 besvarede sundhedsministeren Folketingets Sundheds- og
Aldreudvalgs spergsmal nr. 259 (Alm. del), séledes:

4

Sporgsmal nr. 259:

“Ministeren bedes kommentere henvendelsen vedr. leegemidlet Spinra-
za, SUU alm. del - bilag 105, og oplyse, hvorvidt hver enkelt region ef-
terlever de 7 principper for prioritering inden for sygehusmedicin, seer-
ligt det 7. princip om lige adgang til behandling.”

Svar:
I SUU alm. del - bilag 105 anferes det, at Medicinradet ikke tager hgjde
for, at Spinraza er til en meget lille patientgruppe, og at der ikke findes
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alternativ behandling til patienterne med Spinal Muskel Atrofi (SMA).
Det foreslads derfor, at der indferes et 8. princip, der sikrer sma patient-
grupper behandling, hvis der ikke findes anden tilgeengelig behandling.

Danske Regioner og Medicinradets formaend har pa mede i efterdret
2018 oplyst til sundhedsordfererne, at Medicinradet vurderer leegemid-
ler ens, f.eks. ift. antallet af patienter, om patienterne har et behand-
lingstilbud i forvejen, eller om der er tale om et leegemiddel til behand-
ling af en sjeelden sygdom.

De syv principper, som et enigt Folketinget vedtog i 2016, skal sikre, at
borgere kan fa den nedvendige behandling, nér der foreleegger data og
evidens for, at behandlingen virker.

Danske Regioner har endvidere over for ministeriet bekreeftet, at leege-
midler til sjeeldne sygdomme har samme mulighed som evrige leege-
midler ift. at opna status af standardbehandling.

Et 8. princip, som foreslaet i bilaget, vil indebeere risiko for behandling
med leegemidler, hvor effekten for patienterne ikke er dokumenteret.

Det synes jeg ikke, er den rette vej at ga. Der skal veere evidens for lee-
gemidlets virkning, inden vi tager det i brug.

Danske Regioner har endvidere oplyst, at det er deres opfattelse, at det
med forslaget om at indfere et 8. princip:

”... ikke [vil] give mening at have et Medicinrdid, hvis det ikke ogsd har mulig-
hed for at forholde sig til leegemidler til smd patientgrupper/sjeldne sygdomme.
Uagtet, at det er sjeeldne sygdomme, sd vil man med en manglende mulighed
for vurdering af disse leegemidler kunne risikere, at der tages dyre leegemidler i
brug med ingen eller meget lille merveerdi. Laegemidler som i visse tilfeelde kan
koste sundhedsveesenet store millionbelob. Ressourcerne til at finansiere disse
leegemidler skal i givet fald skulle findes andre steder i sundhedsvaesenet, 0g
samlet set kan man risikere at opnd mindre sundhed for pengene.”

I spergsmalet anmodes jeg ogsa om at oplyse, hvorvidt hver enkelt re-
gion efterlever de 7 principper for prioritering inden for sygehusmedi-
cin, seerligt det 7. princip om lige adgang til behandling. Ministeriet har
i den forbindelse indhentet bidrag fra Danske Regioner, som har oplyst
folgende:

”Medicinridet blev oprettet pr. 1. januar 2017. Medicinrddet udsteder uaf-
haengige anbefalinger til regionerne om ibrugtagning og anvendelse af medicin.
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Nir Medicinridets anbefalinger foreligger fremsendes de til regionerne, som
sikrer, at anbefalingerne implementeres.

Folketinget har i forbindelse med oprettelsen af Medicinrddet opstillet 7 over-
ordnede principper for prioritering af sygehusmedicin.

Regionerne er enige i, at det skal veere muligt ud fra en konkret laegefaglig vur-
dering at ordinere et laegemiddel, som ikke er anbefalet af Medicinrddet (princip
7). Regionerne har derfor i feellesskab udarbejdet en vejledning for anvendelse
af ikke anbefalede leegemidler. Det folger af vejledningen, at sifremt laegen vur-
der, at der er seerlige forhold, som gor, at man ber overveje at tilbyde patienten
et legemiddel, sd skal laegen forelaegge vurderingen pi en leegekonference, hvor
flere specialleeger vurderer fordele 0g ulemper ved behandlingen af den konkrete
patient. For beslutningen effektueres, bor sagen forelaegges for et fagligt forum
fx den regionale leegemiddelkomité, som inden for 14 dage vurderer, om man
kan anbefale ibrugtagning. Det er herefter op til den behandlingsansvarlige lee-
ge at traeffe endelig beslutning om behandling.

Det indebeerer, at behandling med eksempelvis Spinraza kan anvendes i saerlige
tilfeelde til de patientgrupper, hvor leegemidlet ikke er anbefalet af Medicinrdi-
det. Det er imidlertid ikke det samme som, at en laege kan anvende laegemidlet
blot fordi, at vedkommende leege mener, at et laegemiddel burde veere standard-
behandling til patienter med spinal muskelatrofi. Hvis patienter seettes i be-
handling med den begrundelse, si bliver medicinen gjort til standardbehand-
ling udenom Medicinridet, 0g etableringen af Medicinrddet vil ikke have no-

gen effekt.”

Danske Regioner har endvidere om de enkelte regioners efterlevelse af
de 7 principper oplyst:

”De enkelte regioner efterlever det 7. princip.

Region 1:
Anbefalinger om ibrugtagning af et leegemiddel uden for standardbehandling
varetages af Region 1's pa Hospitalerne. som horer

under den regionale leegemiddelkomité, blev nedsat for at skabe en mere
ensartet 0g fagligt funderet tilgang til ibrugtagning af nye leegemidler samt
sikre en rationel behandling af patienterne, herunder mulighed for afvigelse fra
Medicinrdidets anbefalinger.

Vurderinger om ibrugtagning af leegemidler uden for standardbehandling ud-
arbejdes med faglig bistand af Klinisk Farmakologisk Afdeling pa Bispebjerg
Hospital.
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Region 3

Det er det faglige miljo, der sammen med afdelingens ledelse drofter og traeffer
beslutning om behandlingen inden for eget riderum. Der soges faglig radgiv-
ning fra Klinisk Farmakologisk Afdeling. Den faglige indstilling, den faglige
radgivning og de okonomiske konsekvenser forelaegges Hospitalsledelsen.

Region 2

Ansogninger om ibrugtagning af leegemidler, som ikke er anbefalet som stan-
dardbehandling, rettes til formanden for Det Regionale Laegemiddelrdd. For-
manden treeffer afgorelse efter at have konsulteret Afdeling for Klinisk Far-
makologi samt relevante specialister inden for fagomrddet. I tvivistilfelde eller
ved onske om en second opinion, forelaegges sagen for koncernledelsen.

Region 4

Sygehusafdelingerne har mulighed for at ansoge om ibrugtagning af et laege-
middel til en konkret patient, selvom laegemidlet er afvist som standardbehand-
ling af Medicinrdidet. Ansogerens argumenter for ibrugtagning af leegemidlet
vurderes af formandskabet i Den regionale Laegemiddelkomité og af Klinisk
Farmakologisk Enhed i Region 4. Svaret foreligger inden for 48 timer. Pd
kreeftomridet afholder en af naestformaendene i Den regionale Laegemiddel-
komité desuden faste moder med onkologerne i regionen med henblik pd kvalifi-
ceret ibrugtagning af legemidler, som afviger fra standardbehandling.

Region 5

I de sarlige tilfeelde, hvor den behandlingsansvarlige laege samlet vurderer, at
det bor overvejes at igangsatte en patient med et laegemiddel, der ikke er god-
kendt til standardbehandling og som har et betydeligt omkostningspotentiale,
folges den feelles regionale vejledning om anvendelse af leegemidler, som ikke er
anbefalet af Medicinridet. Region 5 er der sikres en procedure i
overensstemmelse hermed 0g inden for den angivne tidsramme.”

Jeg kan supplerende om efterlevelsen af det 7. princip henvise til mit
svar pa SUU alm. del spm. 1167 den 24. september 2018.”

Ved afgorelser af 1. april 2019 blev Patienterstatningens afgorelser stadfaestet af
Ankenaevnet for Patienterstatningen.

I begrundelserne for alle afgorelserne var anfert:

4

Ankenzevnet for Patienterstatningen er enig i, at ... ikke har ret til er-
statning efter § 20, stk. 1, nr. 1, i klage- og erstatningsloven.
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Ankenaevnet henviser til den begrundelse, Patienterstatningen har givet
i sin afgorelse.

Ankenaevnet kan supplerende tilfgje, at alle Folketingets partier i marts
2016 blev enige om 7 overordnede principper for prioritering af syge-
husmedicin. Formalet med vedtagelsen af principperne var ifolge
pressemeddelelse af 3. april 2016 at seette rammen for prioriteringer in-
den for sygehusmedicin. Der blev ved vedtagelsen af principperne ikke
taget stilling til, om eventuel manglende overholdelse af principperne
skulle medfore kompensation i form af erstatning eller godtgerelse.

Det afgorende er herefter, om det ma antages, at en erfaren specialist pa
det pdgeldende omrade under de i ovrigt givne forhold ville have
handlet anderledes ved undersggelse, behandling eller lignende, jf. kla-
ge- og erstatnings lovens § 20, stk. 1, nr. 1. Ved vurderingen skal der ta-
ges hensyn til de ydre forhold, der rent faktisk stod til rddighed i den
konkrete behandlingssituation. Klage- og erstatningslovens sigte er ikke
at paleegge sygehusene en optimal standard uafhengigt af tilgeengelige
ressourcer. Hvis ydre forhold i form af ressourcemaessige begraensnin-
ger eller prioriteringer har veeret arsagen til, at en patient ikke er blevet
tilbudt en bestemt behandling, er der ikke et erstatningsansvar efter §
20, stk. 1, nr. 1. I dette tilfeelde er der nemlig ikke grundlag for at anta-
ge, at den erfarne specialist kunne have handlet anderledes i samme si-
tuation.

Ankenzevnet vurderer pa baggrund af sagens oplysninger, at det ma
leegges til grund, at den manglende behandling med Spinraza var be-
tinget af ressourcemaessige forhold.

Da patientens bopeelsregion ifelge sundhedslovens § 235 atholder ud-
gifterne til sygehusbehandling, ma det desuden leegges til grund, at en
erfaren specialist ikke ville have undersogt muligheden for at fa ...
henvist til behandling med Spinraza i en anden region.

Dermed er betingelserne for at yde erstatning i klage- og erstatningslo-
ven ikke opfyldt.

Afslutningsvis kan det oplyses, at det ligger udenfor ankenaevnets
kompetence at efterprove Medicinrddets vurdering. Det ligger ligeledes
udenfor ankenzevnets kompetence at vurdere sammensaetningen af
Medicinradet, herunder medlemmernes habilitet.

Med disse bemerkninger kan ankeneevnet stadfeeste Patienterstatnin-
gens afgorelse af 20. august 2018.



32

7”7

I nogle af begrundelserne var der tillige henvist til individuelle forhold for den
enkelte klager. Disse dele af begrundelserne gengives nedenfor.

Seerligt vedrorende Sagsoger 1
I anmeldelsen til Patienterstatningen af 3. marts 2018 var Sagseger 1s
behandlingsskade beskrevet saledes:

4

Sagsoger 1 fik i 2010 konstateret muskelsvind (Spinal Muskelastrofi
type II). Pa dette tidspunkt var der ingen behandling for selve muskel-
svindsdiagnosen men alene fysio- og ergo terapi.

Spinraza blev d. 23 dec. 2016 godkendt i USA (FDA godkendt) og d. 24
april godkendt i Europa (EMA godkendyt) til alle typer af SMA (det er
forskelligt om SMA kategoriseres som type I, II og III. De behandlende
leeger pa Behandlingssted 2 ventede saledes kun pa den sidste
godkendelse i Danmerk og har af flere omgange tydeligt sagt at
organiseringen ift. medicingivningen var pa plads og kun manglede
den danske godkendelse. Medicinradet afviste d. 12 okt. 2017 og igen
d. 30 januar 2018 at godkende Spinraza med begrundelsen at effekten
ikke var hgj nok ift. prisen. Vi har af to omgange henvendt os til
Behandlingssted 2 ift. at igangsaette behandlingen med henvisning til
det 7 princip for Medicinradets retningslinjer. Begge gange er blevet
afvist med henvis- ning til Medicinrddets beslutning fra d. 12 okt.
2017. Sagseger 1 har som folge af sin Muskelsvind mistet betydelig
hovedkontrol det sidste V2 ar, har sveert ved at lofte hans arme og
spille eks. IPAD, haft luftvejsinfektioner og betydelige psykiske men
som folge af at der ikke er rad til i Danmark at behandle hans
muskelsvind.

7

Sagsfremstillingen i Patienterstatningens afgeorelse vedrerende Sagsoger 1 var
salydende:

”Sagsfremstilling

Du har 3. marts 2018 pa vegne af din son Sagseger 1 sggt erstatning,
fordi du mener at Sagsoger 1s helbredstilstand er blevet forringet som
folge af, at han ikke er blevet sat i behandling med leegemidlet
Spinraza.
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Spergsmalet om, hvorvidt der foreligger en patientskade, nar en patient
ikke far ordineret ny og dyr medicin, er en ny sagstype i Patienterstat-
ningen. Vi betragter derfor sagen som principiel sammen med de ovri-
ge erstatningssager om manglende ordination af Spinraza.

Vi har pa baggrund af din anmeldelse, journalmaterialet og sagens ov-
rige oplysninger lagt folgende til grund for afgerelsen:

Det fremgar af sagens oplysninger, at Sagsoeger 112010 fik stillet
diagnosen Spinal Muskelatrofi Type 2. Desuden lider Sagseger 1 af en
stofskiftelidelse.

Du har i anmeldelsen oplyst, at leegerne pa Behandlingssted 2 afventede
at leegemidlet Spinraza blev godkendt i Danmark, men at Medicinradet
12. oktober 2017 afviste at godkende Spinraza med begrundelsen, at
effekten ikke var hgj nok i forhold til prisen. I har efterfelgende to gange
med henvisning til det 7. princip for Medicinradets retningslinjer
henvendt jer til Behandlingssted 2 med henblik pa at fa Sagsoger 1 i
behandling med Spinraza. I har faet afvisning fra hospitalet med
henvisning til Medicinradets beslutning.

Det fremgar desuden af anmeldelsen, at du mener, at Sagsoger 1 som
folge af den manglende behandling med Spinraza har mistet betydelig
hovedkontrol det sidste halve ar, at han har svaert ved at lofte sine ar-
me, at han har luftvejsinfektioner og betydelige psykiske men som folge
af, at der ikke er rad til i Danmark at behandle hans sygdom.

Ved kontrol pa Behandlingssted 2 21. september 2017 fremgar det, at I
venter spaendt pa, hvornar Sagseger 1 kan komme i behandling med
Spinraza.

Afjournalnotat fra Behandlingssted 2 2. november 2017 fremgar
folgende:

"Sagseger 1 har spinal muskelatrofi type 2 med 3SMN2 kopier. Far
ringer i anledning af, at Spinraza ikke er blevet godkendt af
medicinradet, grundet manglende proportionalitet mellem Biogen's pris
og effekt iff. at bruge medicinen som standardbehandling til spinal
muskelatrofi. Far sperger om der i Sagsoger 1's tilfelde er mulighed for
at lave en undtagelse. Medicinraddet har anbefalet, at der bliver iveerksat
protokolleret ibrugtagning af medicinen til praesomatiske spaedbarn
samt til patienter med SMAtype 1 med 2 SMN2 kopier og
symptomdebut for 6 mdr. alderen, som ikke er permanent
respiratorbehandling.
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Sagseger 1 ligger ikke i den gruppe og vil derfor ikke, ifolge
medicinrddets anbefalinger, veere kandidat til Spinraza aktuelt."

Den 9. januar 2018 rettede du igen henvendelse til hospitalet vedreren-
de muligheden for at seette Sagsoger 1 i behandling med Spinraza. Du
oplyste, at Sagseger 1 skulle have fjernet de steenger, som han havde
fdet indopereret i ryggen, da de havde losnet sig, og du enskede, at man
forud for ny rygoperation skulle saette Sagseger 1 i behandling med
Spinraza for at gere Sagsoger 1 sa god som muligt rent muskuleert. Ho-
spitalets leeger vurderede dog, at der ikke var belaeg for, at behandling
med Spinraza kunne sendre pa operationsforlebet. Hospitalets holdning
var sdledes den samme som beskrevet i notat af 2. november 2017.

14. februar 2018 har den specialeansvarlige overlege pa Hospital 2
foretaget en vurdering af, om Sagseger 1 burde blive sat i behandling
med Spinraza forud for ny rygoperation. Han har noteret folgende i
journalen:

1. "Spinraza har ikke en sddan dokumenteret effekt, at vi pa nogen
made kan forvente.at hans beveegeevne og muskelfylde vil styrkes,
hvis vi starter behandling pa nuverende tidspunkt og folger den op
frem til kommende rygoperation den 20.03.18

2. Spinraza kan muligvis have en forhindrende effekt pa tab af feerdig-
heder. Her teenkes specielt pa finmotorik af haenderne, i sa fald kree-
ver dette en langvarig medicinsk behandling.

3. Der er en mindre men ikke fuldsteendig negligerbar risiko for intro-
duktion af bakterier til rygmarvsvaeskehulrummet. Dette kan se ved
lumbalpunktur. Der er som bekendt infektion i veevet omkring me-
tal, og der har ogsa veeret osteomyelittegn. Han er i forebyggende
medicinsk behandling. Hvis bakterier indferes, drejer det sig for-
mentlig om delvist resistente stafylokokker, som kan veere vanskeli-
ge at behandle i det tilfeelde, at de vokser i rygmarvsvaesken og
dermed ogsa i hjernens hulrumssystem. Det vurderes, at risiko her-
for og mulig mindre effekt pa kort sigt af Spinraza ikke star mal med
hinanden.

4. Behandling med Spinraza ber vente med opstart til operation er ve-
loverstdet og infektionen er pa plads. Man kan da pa langt sigt hébe
pa en mindre forebyggende effekt pa tab af handfunktion, men en
mere tydelig effekt kan ikke stilles i udsigt med den viden vi har nu.

5. Med henblik pa ernaering kan bedring af ernaeringstatus op til ope-
ration evt. erhverves ved intravengs erneering i en tidsperiode. Dette
skal i sa fald dreftes med Behandlingssted 1."
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Behandlingssted 2 har desuden sendt bemeerkninger til sagen. Det
fremgar heraf, at Medicinradet gav tilladelse til ibrugtagning af
Spinraza til preesymtomatiske spaedbern og til born med SMA type 1
med 2 SMN kopier og med behandlingsstart for 6 maneders alderen.
Sagseger 1 var ikke i denne kategori og kunne derfor ikke komme i be-
handling. Det oplyses ogsa, at Patienter med SMA type II har en lang-
somt fremadskridende forverring af deres motoriske handicap, som
Spinraza i bedste fald kan bremse udviklingen af, nar behandlingen gi-
ves over mindst 6 maneder. Hvis Sagsoger 1 for 6 maneder siden var
blevet sat i behandling med Spinraza kunne man i bedste fald forvente
en bevaring af funktionsniveau - opbremsning i tab af hovedkontrol og
tab af handfunktion. Det er udelukkende ved at behandle, at man kan
fa et billede af, om Spinraza vil kunne have en effekt pa det enkelte
barn.

7

Det individuelle afsnit i Patienterstatningens begrundelse vedreorende Sagsoger
1 var sélydende:

“Dette fremgar ogsa af den konkrete sag, hvor det af journalnotat fra 2.
november 2017 fremgar, at Sagsoger 1 ikke er kandidat til Spinraza, da
Sagsoger 1 ikke horer under en af de grupper, som Medicinradet
anbefaler medicinen til.”

Den 12. november 2018 indgav overlaege Vidne 1 ansggning om ibrugtagning
af Spinraza udenfor Medicinradets anbefalinger til Sagseger 1, hvori bl.a. var
anfort:

7

er 9 ar gammel. Han har haft symptomer pa muskelsvaekkel-
se i 8%2ar. Han kan anvende haender til joystick og tastatur. Han er tynd.
Far udelukkende mad peroralt. Far tilstreekkeligt med kalorier med til-
skud af Nutrini. Skal spise hyppigt grundet sin MCAD. Har ikke kun-
stig erneeringsvej. Vejrtreekningen er udelukkende diaphragmatisk.
Han anvender CPAP system om natten. Desuden hostemaskine. Har
netop veeret igennem en lungebeteendelse med atalektase. Sidder i ko-
restol og skal liftes/beeres ved transfer. Han har i kerestolen beelte om
livet. Det kan losnes sa han kan heelde kroppen lidt frem. Holder hove-
det i den forbindelse. Der er kontrakturer af led. Han er opereret for
skoliose med indleeggelse af stav. Sidst korrigeret i september 2018.

Grundet alder er ikke inkluderet i den gruppe af beorn der
kan gives standard behandling med Spinraza. Den foreliggende litte-



36

ratur tyder ikke pa at behandlingseffekt kan opnas. Men undersogelser
er ogsa sparsomme nar det gaelder den lidt seldre aldersgruppe (fra 4 til
12 ar). Se vedlagte generelle beskrivelse af nuveerende viden om effekt
af Spinraza.

Der soges fordi har en genetisk betinget sygdom hvor der
ingen kausal behandling er. Udelukkende understottende behandling.
Hans handicap vil progrediere over de kommende ar og meget tyder pa
at han inden for 5 — 10 skal tilkobles respirator permanent for at overle-
ve.

Den tvivl om effekt der matte veere skal komme ham til gode. Der teen-
kes her specielt pa et opna at standse forveerring.

Behandling skal ophere efter 2 &r hvis ikke effekt kan dokumenteres
med nedennaevnte redskaber.

Der dokumenteres effekt med HFMSE skalaen for neuromuskuleere li-
delser. Der registreres ved start og hver V% ar.

Ansggning sker i samrad med neuroteamet ved Behandlingssted 4
Endvidere er der lobende korrespondance med Behandlingssted 3 og
Behandlingssted 1 vedrerende monitorering. Der anvendes feelles
redskaber og feelles database. Sagsoger 1 folges endvidere i
Behandlingsafdeling 1 og Behandlingsafdeling 2 og data herfra vil blive
registreret lobende og indgar i endelig beslutning om eventuelt ophor
om 2 ar.

7

I leegemiddelradet i Region 2s besvarelse af ansogningen den 10. december
2018 var bl.a. anfert:

7

Desveerre kan leegemiddelradet i regionen IKKE pa det foreliggende
grundlag imedekomme ansggningen.

Begrundelsen er, at Sagseger 1 efter det oplyste er 9 ar og har haft symp-
tomer pa muskelsvind siden ca 6 mdrs alderen dvs i ca. 8,5 ar. Der fore-
ligger ikke publicerede videnskabelige data, der tyder pa, at behandlin-
gen kan have effekt sa leenge efter sygdomsdebut.
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Netop sygdomsvarigheden har veeret diskuteret endog meget grundigt
i Medicinrddet, som finder, at behandlingen skal startes senest 4 ar efter
symptomdebut.

Der er ikke i ansegningen anfert nogen begrundelse, der kunne tilsige,

at behandlingen kunne have effekt i netop tilfeelde. Der er
derfor ikke grundlag for i dette tilfeelde at fravige de almindelige ret-
ningslinjer.

7

I begrundelsen for Ankeneevnets for Patienterstatningens afgerelse af 1. april
2019 var for Sagseger 1 seerligt anfort:

4

Af sagens akter fremgar det, at Behandlingssted 2 i 2017 afventede
Medicinradets godkendelse af Spinraza. Da Medicinrddet den

12. oktober 2017 anbefalede, at Spinraza ikke skulle bruges som stan-
dardbehandling til patienter med SMA type 2, meddelte
Behandlingssted 2 ifelge journalnotat af 2. november 2017, at Sagseger
1 ikke var kandidat til behandling med Spinraza. Veerge 1 bad den 9.
januar 2018 hospitalet om endnu en gang at overveje muligheden for at
behandle Sagsoger 1 med Spinraza. Ifelge journalnotat af 23. januar
2018 gav hospitalet dog endnu en gang afslag af de grunde, der
tidligere var blevet oplyst.

Det fremgar videre af sagens akter, at Behandlingssted 2 den

12. november 2018 sggte leegemiddelradet i regionen om tilladelse til at
behandle Sagsoger 1 med Spinraza udenfor Medicinradets
anbefalinger. Dette blev afsldet af leegemiddelradet i regionen ved
skrivelse af 10. december 2018.

7

Seerligt vedrorende Sagsoger 2
I anmeldelsen til Patienterstatningen af 3. marts 2018 var Sagsoger 2s
behandlingsskade beskrevet saledes:

7

Sagseger 2 fik sin diagnose da hun var kun 1 ar gammel. Den gang var
der ikke medicinsk behandling der kunne afhjeelpe hendes situation.
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Der er der nu, Spinraza, men det ma ikke tages i brug i Danmark, grun-
det det er for dyrt. Medicinen er godkendt, altsa ikke leengere test me-
dicin.

Neurolog Behandlingssted 2 Vidne 1 har givet os pa skrift at Sagseger 2
er helt klart malgruppen for medicinen. Han har ligeledes givet os
afslag pa at han ikke har mulighed for at tage medicinen i brug.

MEN at hun ikke far behandling betyder at hun stille og roligt taber
kreefter. Hun taber forlighed og livvigtige funktioner. Blandt andet har
Sagseger 2 i lobet af halvandet ar faet en ryg scoliose pa 98 grader,
grundet hendes sygdom, og skal her 13/3 opereres herfor.

7

Sagsfremstillingen i Patienterstatningens afgorelse vedrerende Sagsoger 2 var
salydende:

4

Du har 3. marts 2018 pa vegne af din datter Sagsoger 2 sogt erstatning,
fordi du mener at Sagsoger 2s helbredstilstand er blevet forringet som
folge af, at hun ikke er blevet sat i behandling med leegemidlet
Spinraza.

Spoergsmalet om, hvorvidt der foreligger en patientskade, nar en patient
ikke far ordineret ny og dyr medicin, er en ny sagstype i Patienterstat-
ningen. Vi betragter derfor sagen som principiel sammen med de ovri-
ge erstatningssager om manglende ordination af Spinraza.

Vi har pa baggrund af din anmeldelse, journalmaterialet og sagens ov-
rige oplysninger lagt folgende til grund for afgerelsen:

Det fremgar af sagens oplysninger, at Sagsoger 2 er diagnosticeret
med Spinal Muskelatrofi type 2.

Du har i anmeldelsen anfert, at en neurolog fra Behandlingssted 2 pa
skrift har oplyst, at Sagseger 2 helt klart er malgruppen for Spinraza,
men at han ikke har mulighed for at tage medicinen i brug. Du mener,
at det har betydet. at Sagsoger 2 taber kreefter i form af forlighed og
livsvigtige funktioner.

Af journalnotat fra ortopaedkirurgisk afdeling pa Behandlingssted 2 21.
juni 2017 fremgar det, at rontgenbilleder af Sagsoger 2s ryg i liggende
stilling viser en skoliose (skaev ryg) pa 30 grader og i siddende
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pa 60 grader. Det fremgar desuden, at Sagsoeger 2 var kandidat til
behandling med Spinraza. Da man var usikker pa, hvilken effekt
medicinen ville {3, besluttede man at veere tilbageholdende med
kirurgisk aktivitet.

Ved kontrol pa Neurologisk afdeling 25. september 2017 oplyser du, at
du er bekymret for Sagseger 2s ryg. Du har talt med andre foreeldre til
bern med muskelsvind, hvor rygoperation er kommet lidt for sent. Det
fremgar desuden af journalen, at man afstod fra undersogelse, da der
var megen tale omkring forestaende behandling med Spinraza. Man
formodede at Spinraza ville blive godkendt i meget naer fremtid til be-
handlingsstart for arsskiftet.

I journalnotat fra 30. oktober 2017 er det oplyst, at I var meget chokere-

de over, at Spinraza ikke var blevet godkendt, og at I var interesserede i
at finde ud af, om Sagseger 2 skulle have sin ryg opereret, nar nu medi-
cinsk behandling ikke var muligt forelobigt.

22. november 2017 var Sagseger 2 igen til kontrol pa ortopeedkirurgisk
afdeling pa Behandlingssted 2, hvoraf felgende fremgar:

"Mgder til kontrol. Desveaerre er der ikke rigtig sket yderligere i sagen.
Korer lidt i ring, idet der ikke er truffet beslutning om hendes rygopera-
tion i lyset af, at der stadigveaek er en procedure, der kerer omkring me-
dicinsk behandling. Jeg mener ikke, at hoftekirurgi og for den sags
skyld kneekirurgi er pa tale for skoliosen og dermed ogsa baekkenet i
en omfang er rettet op.

Vil veere yderst tvivlende overfor om en medicinsk behandling vil kun-
ne eendre pa de allerede eksisterende deformiteter. Kan derfor veere
usikker pa om der er grund til at afvente en afgorelse i sagen om medi-
cinsk behandling for man tager stilling til den rygkirurgisk interven-
tion."

Ved kontrol 20. december 2017 fremgar det, at Sagsoeger 2 har faet tilta-
gende problemer med smerter i ryggen, og at hun nu heller ikke kan ri-
de leengere. En rontgenundersogelse i siddende stilling viste skoliose pa
knap 80 grader. Man ville stile imod en rygoperation og derefter en hof-
teoperation.

Det fremgar videre af journalen, at I onskede en second opinion og blev
henvist til Behandlingssted 3.

7
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Det individuelle afsnit i Patienterstatningens begrundelse vedrerende
Sagsoger 2 var salydende:

7

Dette fremgar ogsa af den konkrete sag, hvor du har forklaret, at en lee-
ge pa Behandlingssted 2 har oplyst dig om, at Sagseger 2 er i
malgruppen for Spinraza, men at han ikke har mulighed for at tage
medicinen i brug.

4

Den 12. november 2018 indgav overleege Vidne 1 ansggning om ibrugtag-
ning af Spinraza udenfor Medicinradets anbefalinger til Sagseger 2, hvori
bl.a. var anfort:

4

Sagsoger 2 er 11 &r gammel. Han har haft symptomer pa
muskelsvaekkelse i 10 ar. Han kan anvende haender og lofte arme med
overarme til vandret. Vejrtreekningen er delvist diaphragmatisk. Hun
anvender ikke respirationsudstyr fast, dog CPAP nar hun falder i sgvn.
Men kan have behov for CPAP og hostemaskine ved forkelelser. Sidder
i kerestol og liftes ved transfer. Kan ikke leengere sta sikkert. Holder
krop og hoved i kerestol. Der er begyndende kontrakturer af led.
Sagsoger 2 er opereret for skoliose med indlaeggelse af stav i 2018.

Grundet alder er Sagseger 2 ikke inkluderet i den gruppe af born der
kan gives standard behandling med Spinraza. Den foreliggende
litteratur tyder ikke pa at behandlingseffekt kan opnds. Men
undersggelser er ogsa sparsomme nar det geelder den lidt seldre
aldersgruppe (fra 4 til 12 ar). Se vedlagte generelle beskrivelse af
nuvaerende viden om effekt af Spinraza.

Der sgges fordi Sagseger 2 har en genetisk betinget sygdom hvor der
ingen kausal behandling er.

Udelukkende understottende behandling. Hendes handicap vil progre-
diere langsomt over de kommende ar.

Den tvivl om effekt der matte veere skal komme ham til gode. Der teen-
kes her specielt pa at opnd at standse forveerring.

Behandling skal ophore efter 2 ar hvis ikke effekt kan dokumenteres
med nedennaevnte redskaber.
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Der dokumenteres effekt med HFMSE skalaen for neuromuskulaere li-
delser. Der registreres ved start og hvert %2 ar.

Ansggning sker i samrad med neuroteamet ved Behandlingssted 4
Endvidere er der lobende korrespondance med Behandlingssted 3 og
Behandlingssted 1 vedrerende monitorering. Der anvendes feelles
redskaber og feelles database. Sagsoger 2 folges endvidere i
Behandlingsafdeling 1 og Behandlingsafdeling 2 og data herfra vil
blive registreret lobende og indgar i endelig beslutning om eventuelt
opher om 2 ar.

4

I leegemiddelradet i Region 2s besvarelse af ansogningen den 10. december
2018 var bl.a. anfort:

4

Desveerre kan leegemiddelradet i regionen IKKE pa det foreliggende
grundlag imedekomme ansegningen.

Sagsoger 2 er 11 ar og det er i ansegningen oplyst, at hun har haft
symptomer siden 1-ars alderen — dvsi ca. 10 ar.

Der foreligger ikke publicerede videnskabelige data, der tyder pa, at
behandlingen kan have effekt sa leenge efter sygdomsdebut. Netop
sygdomsvarigheden har veeret diskuteret endog meget grundigt i Me-
dicinradet, som finder, at behandlingen skal startes senest 4 ar efter
symptomdebut.

Der er ikke i ansggningen anfert nogen begrundelse, der kunne tilsige,
at behandlingen kunne have effekt netop i Sagsoger 2s tilfeelde. Der er
derfor ikke grundlag for i dette tilfeelde at fravige de almindelige ret-
ningslinjer.

4

Seerligt vedrorende Sagsoger 3
I anmeldelsen til Patienterstatningen af 27. februar 2018 var Sagseger 3s
behandlingsskade beskrevet saledes:

7



42

Da Sagsoger 3s sygdom er (indtil videre) uhelbredelig, er alle skridt i
den rigtige retning positive. Da vi horte rygter om Spinraza i efterdret
2016 blev vi helt vilde. Endelig var der en behandling for Sagseger 3.
Da vi, i foraret 2017, var til kontrol pa Behandlingssted 1 var beskeden
fra Sagsoger 3s behandlende leege at "Hvis ikke Sagseger 3 og hans
bror skulle have Spinraza, sa vidste han ikke hvem der s skulle have
det". Derfor var en et ekstra stort chok og en ekstra stor sorg, da vi fik
at vide, at han ikke kunne fa behandling pa baggrund af Medicinradet
beslutning om at det ikke kunne anbefales som standardbehandling.
Derfor har Sagsoger 3 ikke modtaget den behandling hans laege
mener er den bedste for ham.

7

Sagsfremstillingen i Patienterstatningens afgerelse vedrerende Sagsoger 3
var salydende:

4

Du har 27. februar 2018 pa vegne af din sen Sagseger 3 sggt erstatning,
fordi du mener, at Sagsoger 3s helbredstilstand er blevet forringet som
folge af, at han ikke er blevet sat i behandling med leegemidlet
Spinraza.

Spergsmalet om, hvorvidt der foreligger en patientskade, nar en patient
ikke far ordineret ny og dyr medicin, er en ny sagstype i Patienterstat-
ningen. Vi betragter derfor sagen som principiel sammen med de ovri-
ge erstatningssager om manglende ordination af Spinraza.

Vi har pa baggrund af din anmeldelse, journalmaterialet og sagens ov-
rige oplysninger lagt folgende til grund for afgerelsen:

Du har i anmeldelsen oplyst, at I i forbindelse med kontrol af Sagseoger
3 pa Behandlingssted 1 i foraret 2017 fik oplyst af laegen, at hvis ikke
Sagseger 3 skulle have Spinraza, sa vidste han ikke, hvem der skulle
have det. I blev derfor overraskede, da I senere blev oplyst om, at
Sagseger 3 ikke kunne komme i behandling med Spinraza pa grund af,
at Medicinradet havde besluttet, at Spinraza ikke kunne anbefales som
standardbehandling.

Du mener derfor, at Sagseger 3 ikke har modtaget den behandling,
som leegen har ment ville veere bedst for ham.

Du har oplyst, at Sagsoger 3s tilstand det sidste halve ar er blevet
forveerret signifikant. At hans muskelstyrke er blevet svagere, at han
har faet voldsomme kontrakturer i hofterne, hvilket betyder, at han ikke
leenge-
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re kan ligge fladt pa maven og stort set ikke kan sprede sine ben. Dette
har blandt andet besverliggjort behandling i stastativ. Desuden er hans
rygmuskulatur blevet vaesentligt svagere, hvilket har medfert, at han
har faet korset.

Det fremgar af sagens oplysninger, at Sagsoger 3 er diagnosticeret med
Spinal muskelatrofi Type 2 og er korestolsbruger.

Ved kontrol pa Behandlingssted 1 23. april 2015 fremgar det af
journalen, at Sagseger 3 inden for det sidste halve ars tid havde mistet
muskelstyrke, men at han kunne straeekke kneeene fint og havde god
hoftebeveegelighed. Der var ikke kontrakturer. Han havde stastativ, som
fungerede som gangvogn.

12. maj 2016 fremgar det af journalen, at Sagseger 3 mangler 10 grader
for at kunne straekke begge knee ud, at han havde god hovedkontrol,
perfekt ryg og ikke klikkede i hofterne.

Ved kontrol 8. juni 2017 fremgar det af journalen, at Sagsoger 3s
situation var stabil, og at man havde talt om behandling med Spinraza,
hvor man forventede en afgerelse i efteraret. Ifelge journalen blev I 12.
december 2017 oplyst om, at der i gjeblikket ikke var mulighed for at
behandle med Spinraza i Danmark.

Den 23. januar 2018 ordinerede en lege pa Behandlingssted 1
korset til Sagseger 3, da han klagede over smerter i leenden, og
man kunne konstatere, at han trak skeevt i kerestolen og havde
mange ensidige beveegelser

7

Det individuelle afsnit i Patienterstatningens begrundelse vedrerende
Sagseger 3 var sdlydende:

7

Dette fremgar ogsa af den konkrete sag, hvor du har forklaret, at
Hospital 1s begrundelse for ikke at seette Sagseger 3 i behandling med
Spinraza var, at Medicinradet havde besluttet, at Spinraza ikke kunne
anbefales som standardbehandling.

7

Det er oplyst, at Sagseger 3 siden den 28. juni 2018 har veeret behandlet med
Spinraza.
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Seerligt vedrorende Sagsoger 4

Den 7. marts 2017 indgav overlaege Vidne 2 ansggning om tilladelse til brug af
nusinersen som led i et early acces program, herunder til anvendelse pa
Sagseger 4.

I formandskabets for den leegemiddelradet i regionens besvarelse af anseg-
ningen den 17. marts 2017 var bl.a. anfort:

7

Opsummering

Nusinersen (Spinraza) synes at have en effekt pa udviklingen af mu-
skelsvaekkelse og spinal motoratrofi hos patienter med spinal motora-
trofi. Effekten er bedst vist for patienter med tidlig debut SMA type 1,
men meget tyder pa, at der ogsa er en effekt hos patienter med senere
debut (SMA type 2-3). Der er ikke data der specifikt understetter effekt
ved meget fremskreden sygdom samt hos patienter i respiratorbehand-
ling. ...

Vurdering

Formandskab for leegemiddelrddet i regionen vurderer, at der ikke er
evidens for, at ... vil ha- ve gavn af behandling med nusinersen, hvorfor
opstart af behandling til ... ikke anbefales.

4

I anmeldelsen til Patienterstatningen af 3. marts 2018 var Sagsoger 4s skade —
der var angivet som en leegemiddelskade - beskrevet saledes:

4

Der er kommet den forste behandlende medicin pa Spinal Muskel Atro-
fi (SMA), en genetisk muskelsvindssygdom. Den hedder Spinraza. Den
kan stoppe progression og evt ogsa give tabte kreefter tilbage. Og her
lidt mere beskrivelse af forlobet:

I august 2016 stillede Biogen Spinraza gratis til radighed i Europa til de
hardest ramte af Spinal Muskel atrofi, dvs type lere, indtil medicinen
blev godkendt i Europa. Dette program hed Expanded Access Program
(EAP).
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Vi blev opmaerksomme pa dette program i august 2016, da Sagseger 4
var 15 ar, og kontaktede Sverige, hvor vi kunne se man allerede havde
et testcenter for Spinraza. Overleegen fra det behandlende hospital
svarede tilbage at han havde brug for en henvisning fra den danske
behandlende neurolog for at ga videre med sagen. Sagsoger 4s
neurolog svarede tilbage maneder senere, at det ville koste noget for
indleeggelse i Sverige. Det tilbed vi sa selv at ville betale, da vi var me-
get interesseret i at komme i gang (det ville koste max 200.000 kr pa et
ar).

Sagseger 4s neurolog, Vidne 2, Behandlingssted 1, ringede sa igen nogle
uger senere og sagde at nu ville man prove at far EAP til Danmark og
indstil- le Sagseger 4 til behandling her, sa kunne vores bern fa
behandlingen herhjemme. Det var vi selvfolgelig glade for, da det ville
veere tryggere med behandling i vante omgivelser uden at skulle kere
mange hundre- de km. Sa neurologen og klinikledelsen pa
Behandlingssted 1 lavede en indstilling til behandling under EAP for tre
born i Region 1 inklusiv Sagseger 4, far udleveringstilladelse fra
Laegemiddelstyrelsen til alle tre born - og finder sa ud af at der skal
soges om godkendelse i Region 1s leegemiddelrad.

Alle forventede at behandlingen skulle i gang i marts 2017, men sa sker
det helt uventede, at leegemiddelradet i regionen beslutter at kun den
yngste dreng pa 5 ar i Region 1 kan fa behandling, men ikke Sagseger
4. 54 leegemiddelradet i regionen gik ind og vurderede individuelt
hvem kunne fa og hvem kunne ikke fa medicinen af de tre born.

Dvs tilbage i marts 2017 kunne Sagsoger 4 veere pabegyndt gratis
behandling i Danmark (eller tidligere i Sverige), Det kunne have
betydet en besparelse for samfundet pa mindst 5 x 630.000 kr for to
born (dvs ca 6-7 millioner kr), da de forste fire behandlinger gives
indenfor otte uger og derefter hver fjerde maned. Det var ogsa en
mulighed for tidlig behandling og for at teste systematisk uden
omkostninger om den dyre medicin kunne hjeelpe Sagseger 4. Den
tredje dreng der blev ansggt om, en dreng pa fem ar, har oplevet
tydelige funktionsforbedringer over de fem behandlinger han har faet
under EAP'en (dvs den gratis behandling).

Nu har medicinradet sa truffet en beslutning og igen er beslutningen at
born med SMA type 1 med respirator ikke ma fa medicinen. Man kun-
ne ligesa godt i det kriterie havde skrevet 'men ikke Sagsoger 4 + en
anden pige' da der jo kun er to sterre bern med SMA type 1 med
respirator i Danmark, og at dette allerede er kendt fra den tidligere
afgorelse fra leegemiddelradet i regionen.
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7”7

Sagsfremstillingen i Patienterstatningens afgorelse vedrerende Sagsoger 4
var salydende:

7”7

Du har 18. marts 2018 pa vegne af din sen Sagseger 4 sogt erstatning,
fordi du mener at hans helbredstilstand er blevet forringet af, at han
ikke er blevet sat i behandling med Leegemidlet Spinraza.

Spergsmalet om, hvorvidt der foreligger en patientskade, nar en patient
ikke far ordineret ny og dyr medicin, er en ny sagstype i Patienterstat-
ningen. Vi betragter derfor sagen som principiel sammen med de gvri-
ge erstatningssager om manglende ordination af Spinraza.

Vi har péd baggrund af din anmeldelse, journalmaterialet og sagens ov-
rige oplysninger lagt folgende til grund for afgerelsen:

Det fremgar af sagens oplysninger, at Sagsoger 4 er diagnosticeret
med spinal muskelatrofi Type 1, og at han bruger respirator.

Du har i anmeldelsen oplyst, at Sagseger 4 havde mulighed for, at
komme i gratis behandling med Spinraza i Sverige under programmet
Expanded Access Program, inden leegemidlet blev godkendt i Europa. I
valgte dette tilbud fra, da Sagseger 4s leege pa Behandlingssted 1
oplyste, at han og klinikledelsen pa Behandlingssted 1 ville indstille til,
at behandlingen af Sagsoger 4 med Spinraza kunne forega i Danmark.
Region 1s Leegemiddelkomite gav imidlertid afslag herp4, og
efterfolgende er Medicinradet kommet med en anbefaling, som afviser
Spinraza som standardbehandling blandt andet til bern med SMA type
1 med re- spirator.

Det fremgar af journalnotat fra Behandlingssted 1 14. december 2016, at
du telefonisk rettede henvendelse til hospitalet vedrorende muligheden
for at fa Sagseger 4 i behandling med nusinersen (Spinraza) i Sverige.
Man forklarede, at der var tale om eksperimentel behandling, og at der
var en raekke problemer i forhold til at skulle behandle Sagsoger 4 i
Sverige. Man oplyste dig om, at man ville undersgge muligheden for at
foretage behandlingen i Danmark.
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Afjournalnotat fra 21. marts 2017 fremgar det, at man pa hospitalet har
ansogt bade leegemiddelstyrelsen og den Regionale Laegemiddel
Komite om tilladelse til at bruge Spinraza til behandlingen af Sagsager
4. Leegemiddelstyrelsen havde givet tilladelse, men komiteen havde
ikke givet tilladelse, og at man derfor ikke kunne tilbyde Sagsoger 4
behandling med Spinraza. Man oplyste endvidere, at dette kunne
eendre sig, hvis behandlingen blev godkendt i Danmark.

Ved kontrol af Sagseger 4 pa Behandlingssted 1 10. oktober 2017
oplyste I, at I var meget interesserede i at fa Sagseger 4 i behandling
med nusinersen (Spinraza).

I journalen er det 18. maj 2018 noteret, at brev fra en klinikchef pa
Behandlingssted 1, som svar pa henvendelse vedrerende
behandling med nusinersen (Spinraza), er sendt til jer.

Af en artikel fra ------------ fremgar det, at Sagsoger 4 nu er i behandling
med Spinraza i Behandlingsland 1.

4

Det individuelle afsnit i Patienterstatningens begrundelse vedrerende
Sagsoger 4 var salydende:

4

Dette fremgar ogsa af oplysningerne i Sagseger 4s sag, hvor leegerne
har ansegt om muligheden for at seette Sagsoger 4 i behandling med
Spinraza, og at et endeligt afslag fra hospitalet blev givet i et brev fra
klinikchefen. Der foreligger saledes en ressourcebegraensning. Som der
er redegjort for ovenfor, betyder det, at der ikke er erstatningsansvar,
uanset om der matte foreligge en patientskade.

I begrundelsen for Ankenaevnets for Patienterstatningens afgerelse af 1. april
2019 var for Sagseger 4 seerligt anfort:
I anmeldelsen til Patienterstatningen er det anfort, at Sagseger 4 kunne
have faet gratis behandling med Spinraza i Sverige under Expanded

Access Program (EAP), hvor leegemiddelproducenten stillede
medicinen gratis til rddighed. Det kreevede dog en hen-
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visning fra den danske behandlende neurolog. Familien tilbed selv at
betale de gvrige omkostninger, der var forbundet med behandlingen. I
samrad med den danske neurolog blev det i stedet besluttet, at man vil-
le forsege at fa Sagseger 4 behandlet under EAP i Danmark. Det var
forventningen, at behandlingen kunne pabegyndes i marts 2017.
Leegemiddelstyrelsen gav udleveringstilladelse til medicinen, men
Region 1s Leegemiddelkomite gav afslag pa at deekke udgifterne.

Ankengevnet vurderer, at det var i overensstemmelse med, hvorledes
en erfaren specialist pa omradet ville have handlet, at man i samrad
med familien besluttede at forsege at fa Sagseger 4 behandlet i
Danmark frem for at henvise ham til behandling i Sverige.

Ved vurderingen har ankenaevnet lagt veegt pa, at der ifelge journalno-
tat af 14. december 2016 ville veere en raekke logistiske problemer med
behandling i Sverige, ligesom der ville veere ventetid pa behandling i
Sverige. Hertil kommer, at familien ville kunne fa daekket alle udgifter-
ne forbundet med behandlingen, og at behandling i Danmark ville veere
det mest skansomme for Sagseger 4.

Betingelserne for at yde erstatning for manglende henvisning til be-
handling i Sverige er dermed ikke opfyldt.

Ifolge journalnotat af 31. marts 2017 var det ikke muligt at behandle
Sagsoger 4 med Spinraza, da Region 1s Laegemiddelkomite gav afslag
pa at daekke udgifterne forbundet med behandlingen med Spinraza.
Senere anbefalede Medicinradet, at Spinraza ikke blev anvendt som
standardbehandling til barn med SMA 1 med respirator.
Behandlingssted 1 har oplyst, at beslutningen om behandling ligger hos
klinikledelsen i Behandlingsafdelingen, og at ledelsen folger
Medicinradets anbefaling.

7

Det er oplyst, at Sagsoger 4 siden april 2018 har veeret behandlet med
Spinraza. Behandlingen foregar i Behandlingsland 1.

Seerligt vedrorende Sagsoger 5

Den 7. marts 2017 indgav overlaege Vidne 2 ansggning om tilladelse til brug af
nusinersen som led i et early acces program, herunder til anvendelse pa
Sagsoger 5.
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I formandskabets for leegemiddelradet i regionens besvarelse af ansgg-
ningen den 17. marts 2017 var bl.a. anfert:

7

Opsummering

Nusinersen (Spinraza) synes at have en effekt pa udviklingen af mu-
skelsveekkelse og spinal motoratrofi hos patienter med spinal motora-
trofi. Effekten er bedst vist for patienter med tidlig debut SMA type 1,
men meget tyder pa, at der ogsa er en effekt hos patienter med senere
debut (SMA type 2-3). Der er ikke data der specifikt understotter effekt
ved meget fremskreden sygdom samt hos patienter i respiratorbehand-
ling. ...

Vurdering

Formandskab for leegemiddelradet i regionen vurderer, at der ikke er
evidens for, at ... vil ha- ve gavn af behandling med nusinersen, hvorfor
opstart af behandling til ... ikke anbefales.

4

Sagsfremstillingen i Patienterstatningens afgeorelse vedrerende Sagsoger 5 var
salydende:

4

Du har 3. marts 2018 pa vegne af din datter Sagseger 5 sogt erstat-
ning, fordi du mener at hendes helbredstilstand er blevet forringet som
folge af, at hun ikke er blevet sat i behandling med leegemidlet Spinra-
za.

Spergsmalet om, hvorvidt der foreligger en patientskade, nar en patient
ikke far ordineret ny og dyr medicin, er en ny sagstype i Patienterstat-
ningen. Vi betragter derfor sagen som principiel sammen med de ovri-
ge erstatningssager om manglende ordination af Spinraza.

Vi har pa baggrund af din anmeldelse, journalmaterialet og sagens ov-
rige oplysninger lagt folgende til grund for afgerelsen:

Det fremgar af sagens oplysninger, at Sagsoger 5 er diagnosticeret med
spinal muskelatrofi type 1 og bruger respirator.

Du har i din anmeldelse gjort geeldende, at Sagseger 5 bliver
diskrimineret, da hun har faet afslag pa behandling med Spinraza,
fordi hun bruger
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respirator. Du har gjort geeldende, at medicinen er beregnet til alle ty-
per af spinal muskelatrofi.

Sagsoger 5s far fik ved telefonsamtale med Behandlingssted 1 3. januar
2018 oplyst, at der var truffet beslutning om, at behandling med
Spinraza indtil videre ikke kunne tilbydes til andre end patienter med
SMA type 1 uden respirator og praesymptomatiske bern. Man oplyste,
at dette kunne sendre sig, nar betingelserne for behandling sendrer sig i
Danmark. Man ville informere jer, hvis det skulle ske.

Den 2. februar 2018 fremgar det af journalmaterialet fra
Behandlingssted 1, at du rettede henvendelse til hospitalet for at fa
bekreeftet, at Sagseger 5 ikke kunne blive behandlet med Spinraza.
Man oplyste dig om, at Medicinradet for nylig havde behandlet
sporgsmalet om, hvilke grupper af patienter med SMA man
kunne behandle med Spinraza. Man oplyste dig om, at Sagseger 5,
selvom hun har SMA type 1, ikke 1a inden for disse grupper, da hun
er i permanent respiratorbehandling. Du blev oplyst om, at Region 1
havde besluttet at folge Medicinrddets anbefalinger, og at klager over
denne beslutning skulle rettes til Region 1.

7

Det individuelle afsnit i Patienterstatningens begrundelse vedrerende
Sagsoger 5 var salydende:

4

Dette fremgar ogsa af den konkrete sag, hvor du af Behandlingssted 1
blev oplyst om, at Medicinradet havde behandlet spergsmalet om,
hvilke grupper af patienter med SMA man kunne behandle med
Spinraza, og at Sagseger 5 ikke la inden for disse grupper. Du blev
oplyst om, at Region 1 havde besluttet at folge Medicinradets
anbefalinger,

og at klager over denne beslutning skulle rettes til Region 1.

7

I begrundelsen for Ankeneevnets for Patienterstatningens afgerelse af 1. april
2019 var for Sagseger 5 seerligt anfort:

7

Vergen har anfort, at Sagsoger 5 kunne have faet behandling med
Spinraza i Sverige under Expanded Access Program (EAP), hvor
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leegemiddelproducenten stillede medicinen gratis til radighed. Det
kreevede dog en henvisning fra den danske behandlende neurolog.

Ifolge journalnotat af 14. december 2016 meddelte Sagseger 5s neuro-
log pa Behandlingssted 1, at der ville veere en reekke logistiske
problemer med behandling i Sverige, ligesom det ville veere
nedvendigt at soge om deekning af udgifterne, der var forbundet med
behandlingen i Sve- rige, herunder til indleeggelse. Da der under alle
omstendigheder ville veere ventetid pa behandlingen i Sverige, ville
han i stedet undersege muligheden for at fa Sagseoger 5 behandlet
under EAP i Danmark.

Neurologen oplyste i e-mail af 16. december 2016 til Sagseger 5s for-
eeldre, at det var hans forventning, at behandlingen i Danmark nok ville
kunne gennemfores indenfor samme tidsramme som i Goteborg.

Ankenaevnet vurderer, at det var i overensstemmelse med, hvorledes
en erfaren specialist pd omréadet ville have handlet, at man besluttede at
forsoge at fa Sagsoger 5 behandlet i Danmark frem for at henvise hende
til behandling i Sverige. Behandling i Danmark ville vaere det mest
skansomme for Sagseger 5, og der var pa beslutningstidspunktet udsigt
til, at behandlingen kunne gennemferes i Danmark uden betydende
forsinkelser. Hertil kommer, at der ville veere veesentlige udgifter
forbundet med behandling i Sverige, selv om medicinen var stillet
gratis til radighed af leegemiddelproducenten. Region 1 skulle acceptere
at deekke disse udgifter.

Laegemiddelstyrelsen gav udleveringstilladelse til medicinen, men selv
om medicinen blev stillet gratis til rddighed af leegemiddelproducenten,
gav Region 1s Leegemiddelkomite afslag pa at deekke udgifterne
forbundet med behandlingen. Senere anbefalede Medicinradet, at
Spinraza ikke blev ikke blev brugt som standardbehandling til bern
med SMA 1 med respirator. Behandlingssted 1 har oplyst, at
beslutningen om behandling ligger hos klinikledelsen i
Behandlingsafdelingen, og at ledelsen folger Medicinrddets anbefaling.

7

Seerligt vedrorende Sagsoger 6
I anmeldelsen til Patienterstatningen af 19. februar 2018 var Sagseger 6s
behandlingsskade beskrevet saledes:

7
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Da Sagsoger 6s sygdom er (indtil videre) uhelbredelig, er alle skridt i
den rigtige retning positive.

Da vi horte rygter om Spinraza i efterdret 2016 blev vi helt vilde. Ende-
lig var der en behandling for Sagseger 6. Da vi, i foraret 2017, var til
kontrol pa Behandlingssted 1 var beskeden fra Sagsoger 6s
behandlende laege at "Hvis ikke Sagseger 6 og hans bror skulle have
Spinraza, sa vidste han ikke hvem der sa skulle have det". Derfor var en
et ekstra stort chok og en ekstra stor sorg, da vi fik at vide, at han ikke
kunne fa behandling pa baggrund af Medicinrddet beslutning om at det
ikke kunne anbefales som standardbehandling. Derfor har Sagseger 6
ikke modtaget den be- handling hans leege mener er den bedste for
ham.

4

Sagsfremstillingen i Patienterstatningens afgorelse vedrerende Sagsoger 6 var
salydende:

4

Du har 19. februar 2018 pa vegne af din sen Sagseger 6 sogt erstatning,
fordi du mener, at Sagsoger 6s helbredstilstand er blevet forringet som
folge af, at han ikke er blevet sat i behandling med leegemidlet
Spinraza.

Spoergsmalet om, hvorvidt der foreligger en patientskade, nar en patient
ikke far ordineret ny og dyr medicin, er en ny sagstype i Patienterstat-
ningen. Vi betragter derfor sagen som principiel sammen med de ovri-
ge erstatningssager om manglende ordination af Spinraza.

Vi har pa baggrund af din anmeldelse, journalmaterialet og sagens ov-
rige oplysninger lagt folgende til grund for afgerelsen:

Du har i anmeldelsen oplyst, at I i forbindelse med kontrol af Sagseger 6
pa Behandlingssted 1 i foraret 2017 fik oplyst af laegen, at hvis ikke
Sagseger 6 skulle have Spinraza, s& vidste han ikke, hvem der skulle
have det. I blev derfor overraskede, da I senere blev oplyst om, at
Sagseger 6 ikke kunne komme i behandling med Spinraza pa grund af,
at Medicinradet havde besluttet, at Spinraza ikke kunne anbefales som
standardbehand- ling. Du mener derfor, at Sagseger 6 ikke har
modtaget den behandling, som leegen har ment ville veere bedst for
ham.

Du har oplyst, at Sagseger 6s tilstand det sidste halve ar er blevet
forveerret signifikant. At han er blevet svagere i sin generelle
muskelstyrke, og at hans venstre hand, der er hans dominante, er
begyndt at treekke
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voldsomt indad, sa han ikke leengere kan abne og lukke handen. Han
har derfor sveert ved at holde fast pa ting, hvilket gor det sveert at spise
med hans dominante hand. Sagsoger 6 har faet bevilget en skinne som
forseg pa genopretning af hans hand, og han far behandling ved
fysioterapeut.

Det fremgar af sagens oplysninger, at Sagsoger 6 er diagnosticeret
med Spinal muskelatrofi Type 2.

Ved kontrol 8. juni 2017 fremgar det af journalen, at Sagseger 6s
situation er stabil, og at man har talt om behandling med Spinraza, hvor
man forventede en afgorelse i efteraret. Ifelge journalen blev I 12.
december 2017 oplyst om, at der i gjeblikket ikke er mulighed for at
behandle med Spinraza i Danmark.

Afjournalnotat fra 23. januar 2018 fremgar det, at Sagsoger 6 var
blevet meget stram i venstre underarm og handled. Man instruerede
i udspeending og treening samt ordinerede en handskinne.

4

Det individuelle afsnit i Patienterstatningens begrundelse vedrerende Sagsoger
6 var salydende:

4

Dette fremgar ogsa af den konkrete sag, hvor du har forklaret, at Hospital
1sbegrundelse for ikke at seette Sagsoger 6 i behandling med Spinraza var,
at Medicinradet havde besluttet, at Spinraza ikke kunne anbefales som
standardbehandling.

7

Det er oplyst, at Sagseger 6 siden den 27. juni 2018 har veeret behandlet med
Spinraza.

Forklaringer
Verge 1, Veerge 2, Veerge 3, Foreelder til Sagsoger 4, Vaerge 5, Vidne 1, Vidne 2
og Vidne 3 har afgivet forklaring.

Verge 1 har forklaret, at Sagsoger 1 fik diagnosen SMA i 2010 og er fra dette
tidspunkt blevet fulgt af Overleege 2 pa Behandlingssted 2. Sagsoger 1 er i dag
11 ar, og han var 7 ar, da problemstillingen
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med medicinen Spinraza opstod. Stort set helt tilbage fra 2010 har han og hans
kone over for Overleege 2 efterspurgt medicinsk behandling af Sagseger 1, og
de har ogsa efterspurgt en eventuel behandling i udlandet. Allerede flere ar for,
Spinraza blev godkendt, havde han og hans kone hert om medicinen, som den-
gang hed noget andet. Seerligt hans kone, som er kemiker, har haft grundige
droftelser med Overlaege 2 om medicinens virkning pa SMA.

Vidne 1 blev forst involveret i sporgsmalet om medicin til Sagsoger 1 efter den
12. oktober 2017, hvor Medicinradet kom med deres anbefaling. Forud for
Medicinradets anbefaling var det deres indtryk, at Medicinrddets godkendelse
var en ren formssag, idet EMA og den danske leegemiddelstyrelse forinden
havde godkendt medicinen. Overlaege 2 havde ogsa allerede for den 12. okto-
ber 2017 talt med dem om det rent praktiske i forbindelse med, at Sagsoger 1
skulle pabegynde medicinbehandlingen. De havde fx talt om, hvilke ugedage
medicinen skulle gives. Bivirkninger var ikke et tema, og eventuelle bivirknin-
ger vil ogsa altid skulle seettes i forhold til, at der er tale om en progressiv syg-
dom, der svaekker Sagsoger 1.

Efter Medicinradets anbefaling havde de flere samtaler med Vidne 1, som
meddelte, at han ikke kunne give Sagsoger 1 Spinraza pga. Medicinrddets anbe-
faling. Han stillede sporgsmal til Vidne 1 vedrerende Medicinradets anbefa-
ling. Hans sporgsmal angik fx, om Sagseger 1 maske alligevel var omfattet af
den gruppe, der kunne fa medicinen, idet Sagsoger 1s diagnose alene var
angivet til “sandsynligvis” type II, ligesom der kunne seettes sporgsmalstegn
ved tidspunktet for Sagseger 1s sygdomsdebut. Herudover udfordrede han
Vidne 1 i forhold til, om der var foretaget en individuel og konkret vurdering,
idet alle afslagene var enslydende. Han fik det svar, som han ogsa havde faet af
Vidne 3, at der var foretaget en individuel og konkret vurdering.

Sagsoger 1 er i ovrigt et ekstremt velfungerende barn, og Sagsoger 1 har selv
pa nettet fundet informationer om, at man i udlandet giver born med samme
sygdom som ham medicinen. Dette har svaekket Sagsoger 1s tillid til systemet.
Bade Vidne 1 og Overlaege 2 sogte flere gange om tilladelse til at give Sagsoger
1 medicinen. I november 2017 fik Sagseger 1 sin 2. rygoperation, og han fik
herefter en voldsom stafylokokinfektion. I den forbindelse trak Overlaege 2
hans kone til side og fortalte, at de arbejdede meget kraftigt pa, at Sagseger 1
skulle komme i behandling med Spinraza, hvilket Vidne 1 ogsa havde fortalt
dem. Pa en konference i forening X havde Vidne 1 ogsa holdt et opleeg og
meddelt, at der blev arbejdet pa, at barnene skulle have behandling, og at de
alle skulle have talmodighed.

Sagseger 1 har stadig ikke faet behandling, og der er sket meget med Sagseger 1
i lobet af de sidste 4 ar, hvor han har lidt et betydeligt funktionstab. Det kan
bade de og den kommunale ergoterapeut konstatere. I 2017, hvor Sagseger 1
var 7 ar,
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kunne han selv rulle rundt om natten, hvilket han ikke kan leengere. Dette har
betydet, at der nu er behov for fast nattehjeelp. For 4 &r siden havde han ikke
problemer med at holde sit hoved, mens han nu ofte taber hovedet. Ogsa
Sagseger 1s handfunktion er blevet darligere, og han er ved at miste folelserne i
fingrene. Dette vil betyde, at han pa et tidspunkt vil miste evnen til fx at spille
iPad. For 4 ar siden kunne Sagseger 1 spise selv og lafte en kop. Dette har han
meget sveert ved nu. Det gar kun nedad. En stagnation i hans sygdom for 4 ar
siden ville have betydet, at han selv ville kunne spise og tegne, hvilket er ved at
forsvinde. Sagsoger 1 gar i gvrigt i en almindelig folkeskole, hvor han har en
hjeelper med, som agerer Sagsoger 1s “arme og ben”. Bortset fra sin funktions-
nedseettelse er Sagsoger 1 i ovrigt en velfungerende almindelig 11-arig dreng.

Der er tale om en velbeskrevet sygdom, hvor man kender prognosen. Medici-
nen er godkendst til patienter med alle typer af SMA bade i EMA og i Danmark.
Alle leeger har tilkendegivet, at man nu kan behandle en sygdom, man tidligere
ikke kunne behandle. Der er truffet en administrativ beslutning om, hvornar
der er en effekt, og hvornar der ikke er en effekt. Han er uforstdende overfor, at
man i Danmark har meddelt afslag ud fra prisen pa medicinen i forhold til ef-
fekten. Norge og Sverige har tidligere ogsa givet afslag, men dette har alene
vaeret begrundet med medicinens pris. Ham bekendt behandles i dag alle bern
med sygdommen i Norge og Sverige, og sa vidt han ved, geelder det ogsa i de
ovrige EU-lande. Medicinradets malemetode umuligger behandlingen af sma
patientgrupper, hvor der aldrig vil veere signifikante resultater. Man kunne i
stedet have sammenlignet med andre grupper i Europa, men det har man valgt
ikke at gore. I stedet har man valgt at sta fast pa en administrativ beslutning.

Verge 2 har forklaret, at Sagsoger 2 i dag er 13 ar. De horte om medicinen
forste gang i august 2016, hvor det gik steerkt med medicinen i USA. I julen
2016 blev medicinen godkendt i USA af FDA. De glaedede sig alle - ogsa
Sagseger 2. Der var overvejelser om, hvorvidt Sagseger 2 skulle have en
rygoperation, eller om de skulle vente, idet leegerne forventede, at Spinraza var
pa trapperne. De modtog ogsa, som det fremgar af journalen fra den 4. april
2017, fra Vidne 1 et brev om, at Sagseger 2 skulle sattes i behandling med
medicinen, sa snart det var muligt. Hun deltog i september 2017 i
Muskelsvindfondens konference, hvor bl.a. Vidne 2 fra Behandlingssted 1 holdt
et opleeg. Vidne 2 og Overleege 3, var begge meget begejstrede for medicinen og
talte om, at der ikke var bivirkninger. De gik derfra med en boblende glaede
over den medicin, der var pa trapperne. De fik konkrete oplysninger om det
rent praktiske i forbindelse med medicingivningen til Sagsoger 2, herunder fx
hvilken ugedag den skulle gives.

Der var lagt en detaljeret plan for behandlingen, og de fik at vide, at behandlin-
gen af Sagseger 2 ville blive ivaerksat inden nytaret 2017/2018.
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Medicinradets anbefaling af 12. oktober 2017 kom som et uforstaeligt og uven-
tet chok for dem. Det kunne sammenlignes med, da Sagseger 2 fik diagnosen.

Hun skrev til Vidne 1 og spurgte, hvad der foregik og fik indtryk af, at Vidne 1
ogsa var uforstdende over for afslaget.

I en lang periode troede hun, at det ville lose sig, og at Sagseger 2 ville fa
behandlingen, nar personerne i Medicinradet blev klar over, hvilken
patientgruppe der var tale om. Hun kunne ikke forestille sig, at Medicinradet,
selv om det bestod af leeger, vidste, hvad de tog stilling til, ndr de havde givet
afslag. Hendes opfattelse var og er, at Sagsoger 2 er blevet taget som medicinsk
gidsel for at presse prisen, idet alle andre lande, herunder vores nabolande,
giver den pageeldende behandling. Hun bevarede leenge habet om, at Sagsoger
2 ville fa medicinen, og i februar 2020 havde hun et mode med Vidne 1, idet
hun havde behov for at fa at vide, om der stadig var hab. Vidne 1 forklarede, at
han fortsat gerne forsegsvis ville behandle Sagseger 2, men at han ikke havde
muligheden for at ordinere medicinen, idet Vidne 3, som er formand for
leegemiddelradet i regionen, havde meddelt afslag. Man kan vel sige, at Vidne 3
havde “"neglen til det laste medicinskab”. Hun forstar godt, at Vidne 3 gav
afslag, idet Vidne 3 ogsa er medlem af Medicinradet.

Siden 2017 har Sagseger 2 tabt mange kraefter. Hun kan nu ikke leengere vende
sig i sengen. Tidligere kunne hun bgje sig forover og tage en los T-shirt af,
hvilket hun ikke kan leengere. Hendes skoliose har udviklet sig betydeligt, og
hun kan ikke leengere lofte sine arme op pa et bord eller bevaege sine arme frit,
idet hun taber kreefter. Hun benytter nu CPAP, som er en respiratorisk maske,
for at holde lungerne udfoldet. Tidligere kunne hun drikke af en almindelig
kop, men nu mé hun benytte sugeror og dejer ogsa mere med forstoppelse.
Hun udholder generelt mindre i forhold til at tegne og skrive og er ikke
leengere sa adreet i en svemmehal. Hun kunne tidligere selv haelde meelk op og
tage oretelefoner i orerne, men det er ikke leengere en mulighed.

Hun er selv sygeplejerske og forstar ikke, hvordan det kan veere lovligt at fra-
veelge behandlingen til et handicappet barn, nar fravalget paferer barnet et
funktionstab.

Veerge 3 har forklaret, at han er far til Sagsoger 3 og Sagsoger 6, der begge har
SMA. Sagseger 3 er i dag 8 ar, og Sagseger 6 er 6 Y2 ar. De gar begge i almin-
delig folkeskole med fuld stette. Sagseoger 3 blev kort tid efter Sagsoger 6s
fodsel diagnosticeret med SMA, og herefter blev ogsa Sagseger 6
diagnosticeret.

De herte om medicinen forste gang i efteraret eller vinteren 2016 gennem hans
mors kusine, som er barneneurolog, og som lovpriste produktet. Drengene har
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hele tiden veeret tilknyttet Vidne 2 pa Behandlingssted 1, og de naevnte
medicinen over for ham. I fordret 2017 talte de mere indgdende om medicinen.
Bl.a. talte de om muligheden for at komme med i et “Early Access Program”,
men Vidne 2 anbefalede, at de ventede til efteraret, idet Sagsoger 3 og Sagseger
6 var steerke i forhold til deres diagnose. Vidne 2 var meget tydelig i forhold til,
at Sagsoger 3 og Sagseger 6 var egnede til behandlingen, idet de endnu ikke
havde faet mange gener. Vidne 2 sagde direkte, at hvis ikke Sagseger 3 og
Sagsoger 6 skulle have medicinen, kunne han ikke se, hvem der sa skulle.

I sommeren 2017 overvejede de, om Sagseger 6 skulle have indlagt sonde, idet
han var plaget af fejlsynkninger. Dette forte til, at Sagsoger 6 ikke havde lyst til
at spise, og de matte give ham sondemad pa sutteflaske, sa han kunne fa nok
neering. De valgte at udseette indleeggelsen af sonde, idet de forventede, at
Sagsoger 3 og Sagsager 6 snart skulle pabegynde behandling med Spinraza.

Da de modtog Medicinradets anbefaling, indsendte han til Vidne 2 en an-
segning om dispensation. Han havde forinden talt med Vidne 2 i telefonen, og
Vidne 2 havde givet udtryk for, at han syntes, det var en god idé at soge om
dispensation. Han fik svar den 30. oktober 2017, hvor Vidne 2s chef angav, at
de pga. Medicinradets anbefaling ikke ville give dispensation og ikke ville soge
videre. Ham bekendt blev der derfor ikke sggt om tilladelse til behandling med
Spinraza hos leegemiddelkomitéen. De gik herefter mere ind i en mediepolitisk
kamp.

Den 30. maj 2018 udvidede Medicinradet den tidligere anbefaling vedrerende
anvendelsen af medicinen. Dette forte til, at Sagseger 6 nu var omfattet af den
gruppe af bern, som kunne fa behandlingen. Fa dage efter den 30. maj 2018 rin-
gede Vidne 2 til dem og sagde, at han ville sende en ansegning om dispensa-
tion vedrerende Sagsoger 3, idet Vidne 2 ikke syntes, han kunne forsvare, at to
bredre, der var sa tet pa hinanden aldersmeessigt, ikke kunne f& samme be-
handling. De har faet modstridende oplysninger om, hvor meget Sagsoger 3 1a
uden for anbefalingen. Sagseger 3 fik symptomer for diagnosen, sa der var
tvivl om datoen for symptomdebut. Det var magtpaliggende for Vidne 2 at
sende anspgning om dispensation vedrerende Sagsoger 3. Begge drenge
opstartede behandling samtidig, og de far stadig behandling.

De har for begge drenge oplevet en effekt af behandlingen allerede efter forste
stik. De er begge blevet steerkere pa alle muskelgrupper. Drengene er vidt for-
skellige i sygdomsudtryk. Sagseger 6 dejede tidligere meget med at “tabe
hovedet”, nar han kerte i kerestol pa graespleenen, men det er helt vaek nu.
Begge drenge gar i skole og skriver, tegner og spiller Playstation. De har et
meget friere liv — isaer Sagsoger 6, som kan ting, han ikke kunne for. Han kan fx
spise selv og lege med Lego, men han kan selvfglgelig ikke tage ting op fra
gulvet. Sagsoger 3 er stadig steerk, og der er ogsa omrader, hvor han er blevet
mere sikker, end han
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var for. Han kan fx veere med til at spille stikbold i skolen og benytter i den for-
bindelse sin manuelle karestol. Drengene er ikke bare stagneret i sygdommens
udvikling, men de har oplevet en markant fremgang. Der foretages tests efter
behandlingen, og mens man i starten kun foretog malinger af det grovmotori-
ske, foretages der nu ogsa tests af arme og skuldre. Sagsoger 3 ligger i handtest
sa hejt, at han kun mangler 2 point for at have fuld skala, hvilket er inden for
normalomradet. Dette var ikke tilfeeldet for behandlingen. Sagsoger 6 er
svagere, men han har ogsa udviklet sig positivt. Bade Sagsoger 3 og Sagseger 6
er meget steerke drenge i forhold til det, der var stillet dem i udsigt. Der har pa
intet tidspunkt vaeret nogen, der har sat spergsmalstegn ved fremtidig
behandling. Medicinen har i forhold til livskvalitet haft en tydelig effekt fra det
tidspunkt, den blev givet.

Foreelder til sagseger 4 har forklaret, at hun er mor til Sagseger 4, som er fodt i
november 2000. Sagseger 4 var 15 ar, da de forste gang herte om Spinraza og
det gratis program “Early Access Program” kaldet EAP. Sagsoger 4 har SMA
type I. Han blev fodt som en frisk dreng, men fik respirator da han var 4 ar. Da
han var 10 ar, havde han ikke leengere kreefter til at sidde i kerestol, og han
matte herefter ligge i klapvogn. Han er normalt begavet.

Ved et tilfeelde sa hun, at der i Sverige var abnet op for EAP til dem, der var
héardest ramt af SMA, og hvor der ville blive givet Spinraza. Hun kontaktede
leegerne i Sverige, som var indstillede pa behandling af Sagseger 4, men ville
have en positiv henvisning fra Vidne 2. Behandlingen i Sverige ville koste dem
200.000 kr., som de var villige til at betale. Der gik lidt tid, inden Vidne 2 sva-
rede, og han fortalte, at han var ved at f4 EAP til Danmark. De valgte derfor at
vente pa, at behandlingen kom til Danmark. I dialogen med Vidne 2 fik de at
vide, at alt var i orden, og at han havde faet positivt svar fra Leegemiddelstyrel-
sen, men at han havde fundet ud af, at leegemiddelradet i regionen ogsa skulle
godkende behandlingen. Vidne 2 ringede til dem efterfolgende og fortalte, at
leegemiddelradet i regionen havde givet afslag. Hun er sikker pa, at Vidne 2 i
dag eergrer sig over, at han var medvirkende til, at de ikke tog til Sverige.

Da de ikke kunne fa behandling i Danmark, ville de samle penge sammen til, at
Sagsoger 4 forsegsvis kunne fa behandling i udlandet. De flgj sammen med
Sagsoger 4 til udlandet, hvor de talte med en berneneurolog, som anbefalede
dem at kontakte en kendt neurolog i Behandlingsland 1, som de fik en tid hos i
april 2018. I Behandlingsland 1 var det gratis program, EAP, stadig godkendt,
idet medicinen pa daverende tidspunkt ikke endnu generelt var godkendt i
Behandlingsland 1. Sagseger 4 blev en del af programmet i behandlingslandet
og blev sat i behandling med 4 behandlinger inden for 2 maneder og herefter
hver 4. méned. De kunne neermest se en opstramning af Sagseger 4" krop efter
forste stik. Sagsoger 4 har faet mere styrke i sine arme, og han kan ogsa
pludselig holde til at sidde i kerestol igen. De sidste to ar har Sagseger 4 kunnet
kore i skole i karestol. Det er meget veesentligt i forhold til sko-
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legang og frihed, at han ikke leengere er liggende. De tager stadig til
Behandlingsland 1 hver 4. maned, hvor de selv betaler for indlaeggelse og
transport. Det koster 10.000 kr. pr. indleeggelse. Det gratis program i
behandlingslandet blev lukket efter 5 behandlinger, men Biogen har tilladt,
at behandlingen fortseetter, sa leenge Sagseger 4 og den behandlende leege
onsker det. Sagsoger 4 onsker at fortsaette behandlingen, selv om det
indebeerer, at han skal til behandlingslandet hver 4. maned. For Sagsoger 4
er det vigtigste, at hans risiko for at do tidligt af SMA-komplikationer er
formindsket, og det synes de som foraeldre burde vere nok. Der er ikke
aktuelt noget, der tyder pa, at behandlingen ikke skal fortsaette.

Veerge 5 har forklaret, at hans datter Sagseger 5 i dag er 12 ar. Hans kone
havde en sgster med SMA, der dede meget tidligt, og hun fik derfor en mistan-
ke om, at Sagseger 5 havde samme sygdom. Sagseger 5 var 2 12 ar, da hun fik
respirator. Sagsoger 5s hoved fejler ikke noget, og hun er glad og gar i
specialskole flere dage om ugen. Sagseger 5 har altid en hjeelper hos sig og har
ogsa en hjelper med i skole.

Pa et tidspunkt fandt de ud af, at der var et forseg i gang med medicinen i Tyr-
kiet. De fandt efterfolgende ud af, at EAP-forseget ogsa foregik i Sverige, og de
onskede derfor at pabegynde behandlingen i Sverige. Behandlingen i Sverige
ville koste dem 200.000 — 300.000 kr., og de var klar til at tage af sted. Vidne 2
skulle sende nogle dokumenter, som de rykkede for, og i den forbindelse fortal-
te Vidne 2, at han havde en god nyhed, idet EAP ogsa ville komme til Dan-
mark, og at Sagseger 5 derfor kunne fa behandlingen med medicinen i
Danmark i stedet for. De sa det som en fordel at kunne fortseette behandlingen
pa Behandlingssted 1, hvor de var vant til at komme, og de tog derfor alligevel
ikke til Sverige. Det var ikke det gkonomiske, der gjorde, at de ikke tog afsted.
Han eergrer sig stadig meget over, at de ikke bare tog til Sverige dengang, og de
har teenkt meget pa, hvordan Sagseger 5 ville have haft det i dag, hvis de
dengang var taget til Sverige. Han har direkte sagt til Vidne 2, at det er hans
skyld, at de ikke tog til Sverige.

Da de fik afslaget fra Medicinrddet, var de til meder, hvor de talte om, at det
ikke burde gore en forskel, at Sagsoger 5 var i respirator. Hun bruger sin
tommelfinger til at kere sin korestol og sin pegefinger til sin computer. Han kan
se, at hun er blevet svagere. Hun kan heller ikke bevaege sit hoved sa meget
mere. De har talt med en familie i Tyrkiet, hvis barn har fdet medicinen, og
dette har betydet, at barnet, som tidligere var i respirator, nu ikke behover at
benytte respirator hele dognet. Som en familie med et handicappet barn har de
ikke noget privatliv, idet de har hjeelpere hele degnet. Hvis Sagseger 5 ikke var
i respirator hele dognet, ville det eendre meget for hele familien og ogsa for fx
Sagseger 5s storebror.

Han har opgivet systemet og har ikke laengere et hab om, at Sagseger 5 kan fa
behandling. De har valgt at fokusere pa deres datter. Der er kun to born i Dan-
mark, der lider af SMA type I, og som er i respirator, og det er Sagsoger 4 og
sagsoger 5.
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Han er mest bange for, at Sagsoger 5 mister evnen til at kore sin korestol, hvilket
vil ske, hvis hun mister evnen til at benytte sin tommelfinger. Hun er en glad
pige. Hvis hun mister evnen til at bevaege sin pegefinger og benytte en compu-
ter, vil det ga meget ud over hendes livskvalitet.

Vidne 1 har forklaret, at hani ___ ar har veeret specialeansvarlig overleege pa
Behandlingssted 2 Han blev for ca. ___ ar siden medlem af

Man har ikke kunnet behandle arsagen til SMA. Spinraza er den forste
medicin, der har kunnet give en vis behandling. I en dansk sammenhaeng talte
man for- ste gang om Spinraza for ca. 5 ar siden, og det var ca. samtidig med
Medicinra- dets etablering. Medicinen blev godkendt af FDA i USA, og i
midten af 2017 blev medicinen ogsa godkendt i Europa af EMA. Spinraza kan
endre sygdom- mens mekanisme. Med Medicinradets anbefaling blev det
muligt for de barn med SMA, hvor der var erfaring for, at medicinen virkede
bedst, at fa behand- ling med Spinraza.

Han kan huske, at han talte med Sagsoger 2s foreeldre om, at der kom en
medicin, og de dreftede i den forbindelse, om det betod, at de skulle vente med
at operere Sagseger 2. Han var klar over, at Sagseger 2 ogsa dengang havde en
alder, hvor der ikke var dokumentation for en effekt af medicinen. Det drejede
sig om, at medicinen maske kunne forhindre tab af feerdigheder. Det var hans
opfattelse, at tvivlen skulle komme Sagsoger 2 til gode, og at der skulle gives
mulighed for over en 2-arig periode at give behandlingen for at se, om
medicinen havde en effekt. Der skulle i sa fald ske lebende evaluering, og man
vidste heller ikke dengang sa meget om eventuelle bivirkninger. Pa
Behandlingssted 2 var de klar til at give Sagsoger 2 behandlingen, s& snart der
var givet tilladelse hertil, og han kan bekraefte, at der allerede var lagt konkrete
planer for, hvordan behandlingen rent praktisk skulle forega.

I Medicinradet har behandling med Spinraza varet behandlet tre gange. Der
kom lgbende mere sundhedsvidenskabelig litteratur om emnet. Denne littera-
tur viste desveerre, at der var usikkerhed om effekten pa ikke helt sma bern.
Evidensen var dengang ganske sparsom, og det havde de hele tiden veeret klar
over. Nar medicinalfirmaet slipper medicinen, er det op til andre at tage forsk-
ningen op, og det er i den forbindelse helt afgorende, at der sker en registrering
af effekten. Efter hans opfattelse skulle tvivlen komme begrnene til gode. Den
bekymring, man tidligere havde vedrerende eventuelle bivirkninger af medici-
nen, viste sig at veere ubegrundet. Spergsmalet vedreorende Spinraza drejer sig
om, hvorvidt der er effekt af medicinen eller ej.
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Fra hans leegefaglige synsvinkel var han klar til at give behandlingen til
Sagsoger 2 og Sagseger 1 — og ogsa til flere andre beorn. P4 Behandlingssted 2
har de i alt 15 bern med SMA type I og II, hvoraf de to af bernene har SMA type
I, og hvor den ene behandles. Problemet var, at bernene var blevet aeldre, og
dermed er evidensen for effekt mindre. Derfor skulle behandlingen i gang sa
hurtigt som muligt.

Da Medicinradets anbefaling forela, kunne han ikke fa medicinen udleveret til
Sagsoger 2 og Sagseger 1, men skulle soge herom. Han kunne ikke have gjort
andet, og nar han ikke havde medicinen, kunne han ikke give behandlingen.
Emnet diskuterede han med sygehusdirektoren pa Behandlingssted 2, Vidne 3,
som vist ogsa var . For at gere noget for Sagseger 2 og Sagseger 1
sogte han leegemiddelradet i regionen om tilladelse til behandling.

For ham at se er der flere problemstillinger i forhold til at give medicinen. Ud
over det rent praktiske med, at medicinen konkret skal veere tilgeengelig, er der
et rent fagligt sporgsmal, idet det er nedvendigt, at der er en feelles faglighed.
For sa vidt angéar bern med SMA type II, har de lidt zeldre born ikke sa god ef-
fekt af medicinen som de yngre, og hvis man til trods for evidensen alligevel vil
give medicinen, kreever det en feelles strategi hospitalerne imellem. Medicinra-
det bestar af dygtige folk. Det duer under ingen omsteendigheder som en ”enlig
svale” at g egne veje, og dette geelder uanset medicinens pris. I klinisk praksis
duer det 7. princip derfor ikke. Nar politikere taler om den frie ordinationsret, er
det et indholdslest udsagn, for man kan ikke sta alene med en ordination. De
bygger deres behandling pa evidens og har retningslinjer for, hvad de skal gore.
Her kommer fagligheden og ansvaret op. Der opstar derfor et speendingsfelt
mellem det, der er muligt for ham, og politikernes forventninger.

Han kan bekreefte, at fagudvalget for ca. 1 ar siden ud fra den tilgeengelige evi-
dens anbefalede en eendret vurdering af behandlingen med Spinraza til bern
med SMA type II og III. Medicinrddet fulgte ikke denne anbefaling. Medicinra-
det udferte et grundigt stykke arbejde og vurderede, at evidensen for de aeldre
born med SMA type Il ikke var péafaldende tydelig.

Vidne 2 har forklaret, at han er overlaege pa Behandlingssted 1. Pa
Behandlingssted 1 behandler de . Det har ogsa for ham vaeret en ny
proces, hvor nogle ting har udviklet sig anderledes end forventet.

Han er patientansvarlig leege for Sagsoger 5, Sagsoger 3 og Sagseger 6, og han
har ogsa veeret patientansvarlig leege for Sagseoger 4, indtil Sagseger 4
blev 18 ar. Han blev forst konkret konfronteret med medicinen Spinraza i
starten af 2017, da det blev muligt at bruge stoffet i programmet EAP
under nogle neermere angivne omsteen-
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digheder. Han blev kontaktet af Sagsoger 4s og Sagsoger 5s foraeldre, idet de
var interesseret i at komme til udlandet for at fa deres born behandlet med
Spinraza. I Danmark opstod der en mulighed for, at Spinraza blev frigivet til
behandling af bern med SMA type I, som bade Sagseger 5 og Sagsoger 4 lider
af. For at spare foraeldrene for udgiften til behandling i udlandet sogte han om
tilladelse til behandling af Sagseger 5 og Sagsoger 4. Han blev overrasket, da
der blev givet afslag, da prisen pa medicinen som en del af EAP-programmet
var reduceret. De fik tilladelse til at behandle andre bern, som ikke er med i
neerveerende sag, idet disse faldt inden for tidligere studier, hvilket ikke var
tilfeeldet med Sagsoger 5 og Sagsoger 4. Da bornene med SMA har forskellig
alder og sygdomsniveau, er det sveert ud fra studier at indsamle data.
Hovedformalet med EAP var ikke at indsamle data, men at opnd en forbedring
af sygdomstilstanden. Der er aldrig en garanti for at fa en tilladelse, men han
forventede en godkendelse, da der er tale om en sjeelden sygdom med en lille
volumen, og da det drejer sig om born, der er truet pa livsvigtige funktioner.
Hertil kommer, at behandlingen er uden vasentlige bivirkninger. Sagseger 5 og
Sagsoger 4 fik afslag pa at deltage i EAP med den begrundelse, at de data, der
foreld, kun stammede fra yngre bern, hvor sygdommen ikke var sa
fremskreden.

Han kan ikke huske den konkrete kontakt til Sagseger 3 og Sagseger 6s
foreeldre vedrerende beornenes deltagelse i EAP. Han vil ikke udelukke, at han
til Sagseger 3 og Sagsoger 6s foraeldre kan have sagt, at hvis ikke Sagseger 3 og
Sagseger 6 kunne fa behandlingen, sa vidste han ikke, hvem der skulle have.
Han kan huske, at han havde samtaler med foraeldrene efter Medicinradets
anbefaling. Han var stadig fortrostningsfuld med hensyn til, at Sagseger 3 og
Sagseger 6 kunne fa behandling, idet de var unge og havde en del funktioner,
der kunne bevares. Han regnede ikke med, at man ville fortolke de
foreliggende data sa sneevert, som Medicinradet valgte at gore.

Han havde habet, at de kunne fa lov at behandle de fleste born med SMA, her-
under ogsa Sagsoger 4 og Sagseger 5, idet det er en sarbar patientgruppe, hvor
meget tyder pa, at behandlingen kan stabilisere sygdommen. Det er sveert at
finde dokumentation for effekten, men det var dengang og er stadig hans
forhabning, at man ville se lidt stort herpa, nar der var tale om bern. Han kan
huske, at han deltog i en konference i Muskelsvindfonden i september 2017,
hvor han holdt et opleeg vedrerende processen i Medicinrddet og fagudvalgets
rolle. Han gav ogsa en opdatering pa muligheden for at behandle bernene.

Han blev bade skuffet og overrasket over Medicinradets anbefaling af 12. okto-
ber 2017, idet han fortsat enskede at behandle bernene med medicinen. Medi-
cinrddet havde en meget sneever fortolkning af data. Andre lande valgte en an-
den tilgang. Modsat Medicinrddet er han selv tilheenger af, at man far doku-
mentationen undervejs.
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Han havde lobende droftelser og korrespondance med flere familier efter Medi-
cinradets anbefaling. Han var ogsa involveret i forbindelse med, at Klinikchef K
gav Sagseger 3 og Sagsoger 6 afslag pa deres ansogning om behandling.
Afslaget var begrundet med, at man ikke ville give en behandling, der ikke var
omfattet af Medicinradets anbefaling. Sddan var politikken i hele Region 1.
Klinikchef K var og er hans chef. Nar der var givet afslag, kunne han ikke
dengang behandle Sagsoger 3 og Sagseger 6.

Der er eksempler pa, at der er givet dispensation og dermed medicin til bern,
der ikke er omfattet af Medicinrddets anbefaling. I en konkret sag har de sogt
om og faet tilladelse til at give medicinen til en patient, der har en sarlig genfejl,
og hvor de foreliggende data ikke kan bruges til at vurdere medicinens effekt.
Herudover har de faet tilladelse til at medicinere i situationer, hvor den tids-
meessige greense pa 4 ars sygdomsvarighed alene var marginalt overskredet.
Dette var tilfeeldet for sa vidt angar Sagseger 3, der ogsa var i den seerlige
situation, at hans bror, Sagseger 6, kunne fa behandling.

Pa Behandlingssted 1 har de 16 patienter, der er i behandling med Spinraza, og
13 patienter, der ikke er i behandling. P4 landsplan modtager ca. 26-27 patienter
behandling med Spinraza. Han har i sommeren 2020 for de 13 patienter indivi-
duelt sogt om tilladelse til at give dem behandlingen, men alle har faet afslag.
Han synes, at alle 13 patienter skal behandles, idet de lider af en fremadskri-
dende sygdom, og tvivlen mht. medicinens effekt skal efter hans opfattelse
komme patienterne til gode. Formanden for leegemiddelradet i regionen var
dengang ogsa medlem af Medicinrddet. Medicinradets anbefaling har ret praecist
veaeret afgorende for, hvem der i Region 1 har faet behandling. Listeprisen pa
medicinen er ca. 800.000 - 900.000 kr. pr. ar, men regionerne far en afgerende
rabat. Den pris, regionerne betaler, er ikke offentlig.

Sagseger 3 og Sagseger 6 har nu faet behandlingen i 3 ar. Medicinen har ikke
haft mirakules effekt. Der er mere tale om en stabiliserende virkning, som forst
kan ses efter maske 5-10 ar. Den stabiliserende virkning er dog ogsa vigtig. Hos
de sma born ser man en tydelig effekt med det samme, mens man for Sagsoger
3 og Sagseger 6 forst kan se effekterne efter flere ar. Behandlingen med
Spinraza evalueres lebende med bl.a. tests og styrkeprover. Evalueringen sker
hvert halve ar af bl.a. neurologer. Der er indbygget stopkriterier i
behandlingen, og hvis der vedvarende er fald i funktioner, kan man anbefale at
standse. Dette er ikke sket. De har heller ikke eksempler p4, at foreeldre har
onsket at standse behandlingen.

Vidne 3 har forklaret, at han har veret professor i ca. ___ ar, og han har siden
___ veeret leegelig direktor pa Behandlingssted 2.
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Efter en anbefaling modtog han som to ansegninger fra Vidne 1
vedrerende Sagsoger 1 og Sagseger 2. Han leeste ansggningerne og sendte dem
til kliniske farmakologer, som har spe- cialer i medicinen. Afggrelsen blev
truffet af ham som formand med bistand fra de rddgivere, han benyttede. I dag
treeffes afgorelsen af tre leegelige direktorer med bistand fra farmakologer.

Nar han til Patienterstatningen den 18. april 2018 anferte, at Medicinradets an-
befaling har afgerende betydning for den enkeltes leeges indledende vurdering
af, om der er grundlag for at ordinere Spinraza, skyldes det, at man som leege
skal overholde regler, anbefalinger og vejledninger. Som han husker det, var de
ansggninger, Vidne 1 i forste omgang sendte, ikke grundige nok, og de kon-
taktede derfor Vidne 1 og efterspurgte flere oplysninger. Efter modtagelse af
yderligere oplysninger fandt han desveerre stadig ikke, at der var redegjort for
serlige grunde til, at de to patienter, Sagsoger 1 og Sagsoger 2, skulle
behandles.

Afslagene kunne ankes til X, der er koncerndirektor og laeege, hvilket fremgar af
brevene, men afslagene blev ikke paklaget. Vidne 1 kunne ikke fx ga pa lageret
og hente medicinen, og hvis Vidne 1 ville bruge medicinen, ville der opsta en
diskussion af, hvem der i givet fald skulle betale for medicinen.

Laegemiddelradet i regionen blev oprettet i ...., og han har veeret formand for
radet siden 2014. Han er ikke Vidne 1s chef. Pa Behandlingssted 2 er der 6
direktorer, og borneafdelingen referer ikke til ham, men han deekker dog
forskningsomradet pa tveers af afdelingerne.

Spinraza var et af de forste preeparater, Medicinradet skulle forholde sig til, og
det var det forste mulige leegemiddel, der kunne indga i behandlingen af SMA-
patienter. Han er enig i, at det var meget fa patienter, og hojst 5-10 bern pa
landsplan, der faldt ind under den gruppe, der ifelge Medicinradets anbefaling
fra oktober 2017 kunne fa behandling. Der er arligt ca. 6 nye patienter pa lands-
plan, der bliver diagnosticeret med SMA type Il — og muligvis ogsa type 1. Pa
Behandlingssted 2 har de haft 2 patienter, der efter Medicinrddets anbefaling
kunne fa behandling. Han formoder, at de pa Behandlingssted 2 har i alt ca.
15-20 patienter med SMA type II. De havde ikke dengang nedskrevne
procedurer om, hvordan man individuelt i regionerne skulle tage stilling til
ansggninger om behandling. De har hele tiden behandlet ansogningerne
grundigt og "“efter bogen” og har hver gang grundigt undersogt, om der var
kommet ny data ud over den data, der var indleveret til Medicinradet.

Han og Vidne 1 har lebende talt om Medicinradets anbefaling, men han kan
ikke huske droftelserne i detaljer. Det er nyt for ham, at der allerede for Medi-
cinrddets anbefaling var lagt detaljerede planer for medicingivningen til den
enkelte patient. Vidne 1 havde den opfattelse, at tvivlen om medicinens ef-
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fekt skulle komme patienterne til gode, og at patienterne skulle have mulighed
for at fa behandling i en 2-arig periode. Nar der i Medicinradet ikke generelt
blev anbefalet en protokolleret behandling med Spinraza, skyldtes det, at der
forela data, der talte imod, at der var en effekt af medicinen.

Med hensyn til det 7. princip var tanken, at tilladelse til behandling kraevede, at
der foreld andre omsteendigheder end dem, Medicinradet havde taget stilling
til. Det kunne fx veere en serlig form for mutation, at den angivne 4 ars frist
efter symptomdebut kun i begreenset omfang var overskredet, eller at patienten
i forvejen deltog i et forsgg. De patienter, der fik afslag, var alene beskrevet som
standardpatienter, og denne patientgruppe havde Medicinradet allerede taget
stilling til. De bygger behandlingen pa et vidensgrundlag og ikke et hab. Jko-
nomien spillede egentlig ikke en rolle i behandlingen i dispensationsansggnin-
gerne, idet de ikke var kommet til det punkt, hvor ekonomien kunne veere af-
gorende. I Region 2 har de faet ansogninger vedrerende andre patienter end
Sagseger 1 og Sagseger 2, men de har ikke givet dispensation til nogen.

Anbringender

Sagsogerne, Sagsoger 1, Sagsoger 2, Sagsoger 3, Sagsoger 4, Sagsoger 5 og
Sagseger 6 har alle overordnet anfort, at deres behandling pa henholdsvis
Behandlingssted 2 og Behandlingssted 1 ikke levede op til den erfarne
specialiststandard, idet de behandlende leeger ikke — trods deres egen vurdering
af, at sagsogerne var i malgruppen for behandling med Spinraza — ordinerede
leegemidlet med henvisning til det 7. princip.

Den manglende behandling med Spinraza har betydet, at det ikke har veeret
muligt at stoppe forveerringen af sagsogernes kroniske lidelser. De allerede ind-
tradte og fortsat indtreedende forveerringer udger de patientskader, der skal
ydes erstatning for.

Patienterstatningen og Ankenavnet for Patienterstatningens begrundelse for, at
det var korrekt ikke at gore brug af det 7. princip med henvisning til sygehuse-
nes pkonomi og ressourcehensyn kan ikke fore til, at behandlingen var i over-
ensstemmelse med den erfarne specialiststandard, idet Folketingets beslutnin-
ger netop havde til hensigt at sikre lige adgang til behandling med leegemidler,
som af Medicinradet var afvist som standardbehandling, hvorfor det 7. princip
blev vedtaget uden begraensning og hensyntagen til ressourcemaessige overvej-
elser for behandlingsstederne.

Behandlingen med Spinraza var til radighed for de behandlende leeger. Spinra-
za var produceret, godkendt til anvendelse, og var tilgeengeligt i Danmark med
mulighed for udlevering. Nar de behandlingsansvarlige leeger ud fra en samlet
leegefaglig vurdering konkluderede, at sagsogerne ville have gavn af behand-
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lingen, hvilket var understottet af de tilgeengelige studier, strider det imod det
7. princip, at regionerne har blokeret for ordinationen.

Det ber i den forbindelse tages i betragtning, at patientgruppen var og er meget
lille, samt at der er tale om born med en alvorlig og progredierende muskel-
svindlidelse, hvilket betyder, at det er serligt afgerende for den behandlings-
ansvarlige leeges ordinationsret, at den ikke blokeres af regionerne, som tilfeel-
det har veeret her.

Regionernes positive beslutning om reelt ansaettelsesretligt at paleegge de be-
handlende leeger ikke at anvende den frie ordinationsret kan ikke fore til, at
behandlingen ikke i klage- og erstatningslovens forstand var til rddighed. Det
geelder seerligt, nar disse beslutninger klart er i strid med Folketingets beslut-
ninger.

Klage- og erstatningsloven bygger pa et objektivt forsikringsprincip, og be-
demmelsen af, hvad der er bedste specialiststandard, skal ske under hensynta-
gen hertil. Ankeneevnets hovedsynspunkt om, at det “de facto” ikke var muligt
for den behandlingsansvarlige leege at ordinere medicinen, og at sagsegerne
derfor ikke er berettiget til erstatning efter klage- og erstatningsloven har ikke
stotte i hverken lovens ordlyd eller formal. Dette geelder seerligt, nar den mang-
lende behandling ikke hviler pa lovgivning vedtaget af Folketinget, men alene
er begrundet i regionernes gkonomisk begrundende beslutninger.

I modseetning til, hvad der var tilfeeldet i U2018.3572H, hvor de ressourcemaes-
sige begreensninger var opstaet pludseligt, fordi flere kvinder end forventet
skulle indga i mammografiscreeningen for brystkreeft, er fratagelsen af leeger-
nes frie ordinationsret udtryk for en positiv beslutning. Derfor er denne afgo-
relse ikke sammenlignelig. Regionerne og de sygehusansvarlige har besluttet
sig for, at Medicinradets anbefalinger er bestemmende for, om den enkelte pa-
tient kan fa den behandling, som den pageeldende ber have. Afvisningen af at
behandle sagsogerne med Spinraza strider mod Ministeriets afgerende betin-
gelse om, at Medicinrddet ikke skulle have afgorelseskompetence. I neerveeren-
de sag har Medicinradet “de facto” haft afgerelseskompetencen i forhold til, om
sagsogerne kunne fa ordineret Spinraza.

Heller ikke angivelsen i klage- og erstatningsloven om, at vurderingen af, om
behandlingen har levet op til bedste specialiststandard, skal foretages efter “de i
ovrigt givne forhold”, kan fere til, at enhver politisk/ekonomisk beslutning er
afgerende og ”“overtrumfer” den leegefaglige vurdering.

Nar det afgorende er, om den erfarne specialist kunne have ordineret til Spinra-
za til sagsogerne, ma der nedvendigvis af retssikkerhedsmaessige grunde ind-
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fortolkes et “burde have kunne” ordineret. Specialistreglen er en objektiv norm,
og derfor kan den enkelte leeges faktiske mulighed ikke veere afgorende.

Sagsegerne Sagsoger 4 og Sagseger 5 har yderligere anfort, at overleege Vidne
2 burde have udfeerdiget henvisninger til dem med henblik pa behandling i
Sverige, da dette kom pa tale, frem for at have stillet deltagelse i et dansk
behandlingsprogram i udsigt. Alt tyder pa, at Vidne 2 ikke helt vidste, hvor
meget der skulle til for fa et sddant program gennemfort.

Sagsegerne Sagsoger 1 og Sagsager 2 har yderligere anfert, at de i hvert fald
burde have veeret sat i protokolleret behandling efter Medicinrddets anbefaling
af 30. maj 2018, hvor Spinraza blev anbefalet som mulig standardbehandling til
nogle patientgrupper.

Ankenavnet for Patienterstatningen har til stotte for den principale pastand
om frifindelse overordnet anfort, at der ikke er grundlag for at tilsideseette an-
keneevnets afgerelser af 1. april 2019.

Ankenaevnet er et kollegialt organ med en seerlig sagkundskab og erfaring i at
bedemme sager efter klage- og erstatningsloven, da ankenzevnet blandt andet
har medlemmer med juridisk og laegevidenskabelig baggrund, og da ankenaev-
net behandler et stort antal sager. Dette ma tages i betragtning ved bevisbe-
demmelsen, og sagsogerne skal derfor pavise et sikkert grundlag for at tilside-
sette ankenaevnets afgorelse. Dette er sagsogernes bevisbyrde, og denne bevis-
byrde er ikke loftet.

Efter klage- og erstatningslovens § 20, stk. 1, nr. 1, er det en betingelse for er-
statning, at "... det ma antages, at en erfaren specialist pa det pageeldende om-
rade under de i ovrigt givne forhold ville have handlet anderledes ... hvorved
skaden ville veere undgaet.” Ifolge forarbejderne til patientforsikringslovens § 2,
stk. 1, nr. 1, som nu er klage- og erstatningslovens § 20, stk. 1, nr. 1, skal der bl.a.
tages hensyn til de ydre faciliteter, der stod til radighed. Hvis ressourcemaessige
begreensninger har betinget udfaldet af en given behandling, manglende be-
handling eller undersogelse, foreligger der ikke et ansvarsgrundlag.

Samme synspunkter findes i den rapport fra 1986, der som led i det lovforbere-
dende arbejde blev udarbejdet af en af Indenrigsministeriet nedsat arbejdgrup-
pe vedrerende en dansk patient- og leegemiddelforsikringsordning, i vejledning
nr. 125 af 25. juni 1992 om erstatningskriterier i patientforsikringsloven og i be-
teenkning 1346/1997 om revision af lov om patientforsikring.

Det folger af retspraksis, at domstolene er tilbageholdende med at tilkende er-
statning ud fra betragtninger om ressourceanvendelsen i sundhedssektoren.
Selve ressourcefordelingen og tilretteleeggelsen af de tilgeengelige ressourcer er
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et politisk og ekonomisk spergsmal, og det har ikke veeret intentionen med pa-
tientskadeordningens indforelse, at domstolene eller patientskademyndighe-
derne skulle censurere offentlige myndigheders beslutninger om ressourcean-
vendelsen i sygehussektoren.

Ved vurderingen af sagerne har ankenaevnet lagt veegt pa, at der ved vedtagel-
sen af de syv principper for prioritering af sygehusmedicin ikke blev taget stil-
ling til, om eventuel manglende overholdelse af principperne skal medfere
kompensation i form af erstatning eller godtgerelse. Derfor skal vurderingen af,
om der kan ydes erstatning, foretages efter de generelle regler i klage- og er-
statningsloven.

Indferelsen af et Medicinrad, der giver anbefalinger om anvendelse af leegemid-
ler, og muligheden for, at leeger konkret for patienter, der ikke er omfattet

af Medicinradets anbefalinger om anvendelse af leegemidler, kan ansgge de re-
gionale leegemiddelkomitéer og i visse tilfeelde det enkelte hospital, indebeerer,
at et behandlingsafslag de facto medferer, at den behandlende lzege ikke har
mulighed for at ordinere den ansggte medicin til den pageeldende patient.

Det er i den forbindelse ikke afgorende, om leegen rent juridisk havde en be-
handlings- eller ordinationsret, herunder at leegemidlet var produceret og god-
kendet til anvendelse i Danmark. Lovens sigte er ikke at paleegge sygehusene en
optimal standard, hvor al tilgeengelig behandling i Danmark skal sta til radig-
hed for den enkelte leege, og hvor en manglende behandlingsmulighed begrun-
det i en ressourcemaessig prioritering kan danne grundlag for et erstatningskrav
i henhold til klage- og erstatningsloven.

Grundleggende lighedsprincipper kan ligeledes ikke fore til, at en region bliver
erstatningspligtig i en situation, hvor regionen af ressourcemeessige grunde ik-
ke har kunnet tilbyde en bestemt behandling, jf. bl.a. U1985.368H og
U2008.2813H. Afgorelsen refereret i U2018.3572H er om muligt endnu klarere
angdende ressourceproblematikken, idet der i den sag, modsat 1985- og 2008-
afgorelserene, ikke var tale om akut opstdede behandlingsbehov, og idet culpa-
normen kunne siges at veere klart fastlagt med fristerne i de omhandlede scree-
ningsprogrammer.

Den @ndring af klage- og erstatningsloven, der skete i 2019, og hvorved det nu-
geeldende stk. 2 blev indsat i § 20, var en politisk reaktion pa 2018-afgerelsen,
og af forarbejderne til loveendringen fremgar klart, at der geelder en ressourcer-
egel, som medforer en begraensning i det ellers lempeligere ansvarsgrundlag
efter klage- og erstatningsloven, og som viderefores usendret, bortset fra scree-
ningsundersggelser for kreeft.
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Pa den baggrund geres det geeldende, at hvis den behandlende leege de facto
har veeret afskaret fra at ordinere medicinen til den konkrete patient, er betin-
gelserne for at yde erstatning efter klage- og erstatningslovens 20, stk. 1, nr. 1,
ikke opfyldt.

Det ma leegges til grund, at en erfaren specialist under de i gvrigt givne forhold
de facto ikke kunne have ordineret Spinraza uden for Medicinradets anbefalin-
ger. Dermed foreligger der ikke et ansvarsgrundlag efter klage- og erstatnings-
lovens § 20, stk. 1, nr. 1.

Hvis det ma laegges til grund — hvilket bestrides af ankenaevnet — at regionerne
af ressourcemeessige grunde matte have begraenset leegernes adgang til at kun-
ne ordinere medicin i videre omfang, end hvad der fra Folketingets side var
tilteenkt, kan dette ikke fore til, at der foreligger et ansvarsgrundlag efter klage-
og erstatningslovens § 20, stk. 1, nr. 1. Det afgerende er, hvorvidt Spinraza i den
konkrete situation var til radighed som en behandlingsmulighed for den erfar-
ne specialist. Som vurderet af ankenaevnet var dette ikke tilfaeldet.

Det falder uden for sagen at efterpreve, om regionernes prioritering af ressour-
cerne er rimelige og tilstraekkelige, herunder om regionerne i fornedent omfang
har efterlevet det 7. princip.

Ankenzevnet har med rette konkret vedrerende de enkelte sagsogere vurderet,
at der ikke er grundlag for at yde erstatning for den manglende behandling
med Spinraza, idet eventuelle skader, der matte veere opstaet som folge af
manglende behandling med Spinraza, ikke er omfattet af klage- og erstatnings-
lovens § 20, stk. 1, nr. 1. De behandlende leeger kunne af ressourcemaessige
grunde ikke ordinere Spinraza i de perioder, som sagsggerne har anfort i deres
pastande.

Nogle af sagsogerne blev behandlet i Region 1, mens andre blev behandlet i
Region 2. I begge regioner kraevede behandling med Spinraza tilladelse eller
godkendelse fra et regionalt leegemiddelrad eller leegemiddelkomité. De
behandlende leeger sogte sadanne godkendelser eller tilladelser, men fik i alle
tilfeelde afslag.

Pa den baggrund bestrides det, at behandlingen med Spinraza de facto konkret
var til radighed for de behandlende leeger.

Til stette for den subsidicere pastand om hjemvisning har Ankenzevnet for Pa-

tienterstatningen anfort, at sdfremt sagsegerne matte fa medhold i, at en erfaren
specialist de facto under de i ovrigt givne forhold kunne have ordineret Spinra-
za, ma sagen hjemvises med henblik pa stillingtagen til, om en erfaren specialist
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pa omradet konkret ville have ordineret Spinraza, samt i bekreaeftende fald om
sagsogerne er pafort behandlingsskader som folge af undladelsen heraf.

Retsgrundlag
Lov om klage- og erstatningsadgang inden for sundhedsvaesenet § 20 er saly-
dende:

”Erstatning ydes, hvis skaden med overvejende sandsynlighed er for-
voldt pa en af folgende mader:

1. Hvis det ma antages, at en erfaren specialist pa det pageeldende om-
rade under de i gvrigt givne forhold ville have handlet anderledes
ved undersogelse, behandling el .lign., hvorved skaden ville vere
undgaet, jf. dog stk. 2,

2. hvis skaden skyldes fejl eller svigt i teknisk apparatur, redskaber el-
ler andet udstyr, der anvendes ved eller i forbindelse med underseo-
gelse, behandling el .lign.,

3. hvis skaden ud fra en efterfelgende vurdering kunne veere undgaet
ved hjelp af en anden til radighed stdende behandlingsteknik eller
behandlingsmetode, som ud fra et medicinsk synspunkt ville have
veeret lige sa effektiv til behandling af patientens sygdom, eller

4. hvis der som folge af undersogelse, herunder diagnostiske indgreb,
eller behandling indtreeder skade i form af infektioner eller andre
komplikationer, der er mere omfattende, end hvad patienten med
rimelighed ma tale. Der skal herved tages hensyn til dels skadens al-
vor, dels patientens sygdom og helbredstilstand i gvrigt samt til ska-
dens sjeeldenhed og mulighederne i gvrigt for at tage risikoen for
dens indtreeden i betragtning.

Stk. 2. Begreensninger af erstatningsansvaret i stk. 1, nr. 1, pa grund af
de i ovrigt givne forhold, som den erfarne specialist handler under,
geelder dog ikke i sager om manglende overholdelse af sundhedslovens
§§ 85-85b.

Stk. 3. Sundhedsministeren kan fastseette regler om, hvilke skader der
efter stk. 1 naermere er omfattet af loven. Ministeren kan endvidere fast-
sette regler om, at visse skader efter stk. 1, nr. 3, er undtaget fra dette
kapitel.”

Bestemmelserne i § 20 blev, bortset fra stk. 2, indfert ved lov nr. 547 af 24. juni
2005 om klage- og erstatningsadgang inden for sundhedsvaesenet. Til grund for
loven 14 lovforslag nr. 75 af 24. februar 2005 til lov om klage- og erstatningsad-
gang inden for sundhedsvaesenet. Af lovforslagets specielle bemeerkninger til
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bl.a. § 20 fremgar, at bestemmelsen var en ueendret videreforelse af den hidtidi-
ge bestemmelse i patientforsikringslovens § 2.

Bestemmelsen i patientforsikringslovens § 2, som blev indfert ved lov nr. 367 af
6. juni 1991, havde folgende ordlyd:

”Erstatning ydes, hvis skaden med overvejende sandsynlighed er for-
voldt pa en af folgende mader:

1) hvis det ma antages, at en erfaren specialist pa det pageeldende om-
rade under de i ovrigt givne forhold ville have handlet anderledes ved
undersogelse, behandling eller lignende, hvorved skaden ville veere
undgaet,

4

Forarbejderne til bestemmelsen i patientforsikringslovens § 2 indeholder blandt
andet folgende afsnit, jf. de specielle bemaerkninger i lovforslag nr. 144 af 8. fe-
bruar 1991 til lov om patientforsikring:

“Reglen indeholder treek, som ogsa karakteriserer den hidtil geeldende
culparegel, men ikke er identisk med denne. Det er ikke nogen betin-
gelse, at behandlingen m.v. kan bebrejdes den konkrete laege eller me-
dicinalperson i gvrigt som en fejl eller forssmmelse, som denne burde
have undgaet ved at udvise en hgjere grad af agtpagivenhed. Dette fol-
ger af, at malestokken for vurderingen af, om skaden kunne vere und-
gaet ved andre undersoggelser eller anden behandling m.v., altid er de
undersogelser eller den behandling m.v., som en erfaren specialist pa
det pageeldende omrade ma antages at ville have iveerksat. Der skal sa-
ledes helt ses bort fra den konkrete medicinalpersons faglige baggrund
og individuelle forudseetninger i ovrigt for at erkende, at anden under-
sogelse, behandling m.v. havde veret indiceret. Derimod skal der tages
hensyn til den konkrete undersogelses- eller behandlingssituation, her-
under de ydre faciliteter, der stod til rddighed, tidsfaktoren ved et nod-
vendigt akut indgreb m.v. Vurderingen skal saledes tage udgangspunkt
i de konkrete omsteendigheder, der foreld pa behandlingstidspunktet,
men saledes at den konkrete leege mv. teenkes udskiftet med en erfaren
specialist. Ville specialisten under disse omsteendigheder have handlet
anderledes, end der faktisk blev behandlet, har patienten ret til erstat-
ning i det omfang, det ma antages, at skaden herved ville veere blevet
undgaet...”

Forud for fremseettelsen af lovforslaget til patientforsikringsloven havde Inden-
rigsministeriet som led i det lovforberedende arbejde nedsat en arbejdsgruppe,
der ijuni 1986 udsendte rapporten ”Patient- og leegemiddelforsikring. Rapport
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fra den af indenrigsministeriet nedsatte arbejdsgruppe vedrerende en dansk
patient- og leegemiddelforsikringsordning”. Af rapportens kap. 3, pkt. 3.3.4.2.
C, side 84-88, fremgar blandt andet folgende om skader, som efter arbejdsgrup-
pens opfattelse skulle falde uden for den foreslaede bestemmelse i lovens § 20:

”C. Skaden ville veere blevet undgaet med en anden behandlingsmeto-
de, men denne stod ikke til radighed, iseer af ressourcemaessige grunde.

Denne gruppe adskiller sig fra gruppe B ved, at valg af en alternativ
behandlingsmulighed kun fremstod som en teoretisk mulighed, idet
man pa behandlingstidspunktet af praktiske eller ressourcemaessige
grunde ikke havde taget den anden metode i anvendelse herhjemme el-
ler dog ikke pa det sygehus, hvor behandlingen fandt sted, uden at der
var praktisk mulighed for at overflytte patienten til et andet sygehus.

En patient lider f.eks. af en alvorlig hjertelidelse, der kun kan helbredes
ved en hjertetransplantation, som imidlertid ikke tilbydes herhjemme.
Der foreligger ikke eksempler fra retspraksis, men det er givet, at dom-
stolene ikke vil censurere offentlige myndigheders beslutninger om res-
sourceanvendelsen i sygehussektoren m.v., nar blot standarden ligger
inden for rammerne af det laegeligt forsvarlige.

For sa vidt angar gruppe C ville tilkendelse af erstatning veere et udtryk
for, at samfundet pa denne made sa at sige betalte sig fra ikke at have
taget de optimale behandlingsmetoder i anvendelse, som den interna-
tionale leegevidenskabelige udvikling gav mulighed for, eller i ovrigt
fra negative virkninger af overordnede politiske beslutninger om, hvil-
ke ressourcer der skal anvendes inden for sygehussektoren m.v. Ud fra
en snever gkonomisk synsvinkel kan en sadan erstatningsordning ma-
ske veere rationel, men arbejdsgruppen finder ikke, at en patientforsik-
ring bor anvendes kynisk som et instrument til at udvikle en ”“optimal”
standard for sundhedsvaesenets kvalitet. Tilkendelse af erstatning i dis-
se tilfeelde ville naerme sig til det “garantisynspunkt”, som arbejds-
gruppen ma tage afstand fra ... . Det er dog klart, at erstatning ma til-
kendes - ud fra de under I anferte synspunkter - sdfremt ressourcemees-
sige begreensninger seenker standarden til under det leegeligt forsvarli-

7

ge....

I 1996 nedsatte Sundhedsministeriet et udvalg vedrerende revision af lov om
patientforsikring. Baggrunden herfor var, at det i forbindelse med patientforsik-
ringslovens vedtagelse var blevet besluttet, at der senest fem ar efter ordnin-
gens indferelse skulle foretages en samlet vurdering af ordningen. Med henblik
pa sadan vurdering blev der nedsat et udvalg, der afgav Beteenkning
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1346/1997 om revision af lov om patientforsikring. Beteenkningens afsnit 2.3.1.
om ”specialistreglen” i lovens § 2, stk. 1, nr. 1, indeholder blandt andet felgende
afsnit:

"Det afgorende ved vurderingen er, om den erfarne specialist, under i
de i gvrigt givne forhold, ville have handlet anderledes. Det fglger her-
af, at der skal tages hensyn til den konkrete undersggelses- og behand-
lingssituation, herunder de ydre faciliteter, der stod til rddighed, og
tidsfaktoren ved et nedvendigt akut indgreb m.v.

Hvis f.eks. en patient indleegges i en akut livstruende situation pa et
mindre sygehus, hvor der ikke findes avanceret udstyr, og hvis patien-
ten ikke kan tale at blive flyttet til specialsygehus, skal specialistmale-
stokken anvendes pa grundlag af, hvad den erfarne specialist ville have
kunnet udrette under disse forhold - og ikke under de optimale forhold
pa et specialiseret sygehus.”

Klage- og erstatningslovens § 20, stk. 2, blev indfert ved lov nr. 1435 af 17. de-
cember 2019 om sendring af lov om klage- og erstatningsadgang inden for
sundhedsvaesenet og sundhedsloven pa baggrund af lovforslag nr. 34 af 3. ok-
tober 2019.

I indledningen af de almindelige bemeerkninger til lovforslaget er bl.a. anfort:

4

Patienter, der kommer til skade i det danske sundhedsvasen, kan
sage erstatning og godtgerelse for behandlings- eller leegemiddelskader
efter reglerne i lov om klage- og erstatningsadgang inden for sund-
hedsvaesenet (klage- og erstatningsloven), jf. lovbekendtgerelse nr. 995
af 14. juni 2018.

I vurderingen af om der er grundlag for at give erstatning, indgar
den sakaldte ressourceregel, der medferer en begraensning i det ellers
lempeligere ansvarsgrundlag, som geelder i sager, der afgores efter kla-
ge- og erstatningsloven.

Det var sdledes med baggrund i ressourcereglen, at Patienterstat-
ningen i 2015 gav 22 kvinder afslag pa erstatning pa trods af, at kvin-
derne ikke var blevet indkaldt rettidigt til undersegelse (screening) for
brystkreeft i Region 1. Selvom kvinderne havde udviklet brystkraeft,
vurderede Patienterstatningen, at regionen som folge af
personalemaessige og okonomiske begraensninger ikke kunne ifalde er-
statningsansvar.

En af sagerne blev indbragt for Hojesteret, der den 28. august 2018
stadfeestede Ustre Landsrets dom af 15. januar 2018, hvorefter regionen
ikke kunne anses for erstatningsansvarlig. Selvom retten til tilbud om
screening for brystkreeft var lovfeestet i sundhedslovens § 85, vurderede
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domstolene, at patienten ikke var berettiget til erstatning for en eventu-
el skade som folge af manglende overholdelse af screeningsintervallet.

Med dette lovforslag ensker regeringen at gore op med denne ret-
stilstand. Det er efter regeringens opfattelse ikke rimeligt, at patienter,
som far en skade som folge af forsinket indkaldelse til screening for
brystkreeft ikke har mulighed for at fa deres sag realitetsbehandlet med
henblik pa eventuel tilkendelse af erstatning efter patienterstatnings-
ordningen med henvisning til ressourcemaessige begraensninger i en re-
gion.

Regeringen vil med lovforslaget endvidere sikre, at tilbud om
kreeftscreening er hjemlet direkte i sundhedsloven, uanset om det drejer
sig om brystkreeft, livmoderhalskreeft eller tyk- og endetarmskreeft.
Desuden skal tilbuddene om kraeftscreeninger gores mere gennemsigti-
ge for borgerne, hvilket ogsa fremmer regeringens enske om en sa hgj
deltagelse i screeningsprogrammerne som muligt.

Det foreslas derfor med lovforslaget at begreense ressourcereglens
anvendelse i patienterstatningssager, saledes at de personer der
fremadrettet pafores en skade som folge af forsinket indkaldelse til
screeningsundersogelse for brystkreeft, far adgang til patienterstatning,
hvis klage- og erstatningslovens gvrige erstatningsbetingelser er op-
fyldt.

Det foreslas samtidig at lade begraensningen i ressourcereglens an-
vendelse omfatte samtlige screeningsundersogelser for kreeft. Altsa og-
sa tilbuddene om undersogelse for livmoderhalskraeft og tyk- og ende-
tarmskraeft skal samtidig indskrives i sundhedsloven som patientret-
tigheder.

4

I lovforslagets beskrivelse af geeldende ret hedder detbl.a.:

7

Efter klage- og erstatningslovens § 20, stk. 1, nr. 1, ydes erstatning
og godtgorelse, hvis det ma antages, at en erfaren specialist pa det pa-
geldende omrade under de i ovrigt givne forhold ville have handlet
anderledes ved undersogelse, behandling eller lignende, hvorved ska-
den med overvejende sandsynlighed ville veere undgaet (specialistreg-
len).

Patienterstatningsordningen er saledes en mere favorabel erstat-
ningsordning end den, der folger af dansk rets almindelige erstatnings-
regler. Ansvarsgrundlaget og bevisreglerne er lempeligere end efter de
almindelige erstatningsregler.

Men som det fremgar, er specialistreglen underlagt en begraensning
ved formuleringen “under de i ovrigt givne forhold’, ogsa kaldt res-
sourcereglen. Denne regel tager sigte pa de ressourcemaessige rammer,
som den pageeldende specialist handler inden for, herunder de fysiske
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rammer, tid, ekonomi, personel m.v. I de tilfeelde, hvor skaden er op-
stdet pa baggrund af de ressourcemaessige begraensninger, som den er-
farne specialist handler under, vil skaden ikke veere omfattet af klage-
og erstatningsloven.

Domstolene ses i sager, hvor der foreligger ressourcemaessige be-
greensninger, at give den behandlingsansvarlige medhold i, at patienter,
som har faet en skade som folge heraf, ikke er berettiget til erstatning. I
dom af 19. september 2008 (U2008. 2813H) vurderede Hgjesteret sdle-
des, at det var et politisk-ekonomisk spergsmal i hvilket omfang, der
skulle veere akut beredskab til operation i weekenden. Betingelserne for
at yde erstatning efter klage- og erstatningsloven for skade som folge af
ventetid i weekenden var derfor ikke opfyldt.

Senest har Hgjesteret i dom af 28. august 2018 (U2018. 3572H) fast-
slaet, at en kvinde, som blev indkaldt 38 dage for sent til en undersogel-
se for brystkreeft, og efterfolgende fik konstateret brystkreeft, ikke var
berettiget til erstatning efter klage- og erstatningsloven for eventuelle
skader som folge af forsinkelsen. Dette skyldtes, at den forsinkede scre-
ening kunne henferes til manglende personalemaessige og okonomiske
ressourcer i regionen. Hojesteret vurderede pa den baggrund, at det ik-
ke var tilteenkt, at reglerne i klage- og erstatningsloven skulle anvendes
som et instrument til at udvikle en »optimal standard« for sundheds-
vaesenets kvalitet. De ressourcemaessige forhold kunne derfor ikke i sig
selv fore til, at forholdet var omfattet af klage- og erstatningslovens §
20, stk. 1, nr. 1.

4

Om Sundheds- og ZAldreministeriets overvejelser om den foresldede ordning er
i lovforslaget bl.a. anfert:

4

Ressourcereglen er imidlertid et vigtigt og nedvendigt element i
patienterstatningsordningen. Malestokken for fejlbedemmelsen kan re-
alistisk set ikke veere en fejlfri standard, men hvad en erfaren specialist
ville gore i den konkrete situation. Der vil forekomme situationer, hvor
den erfarne specialist er nedt til at foretage nogle akutte og konkrete
prioriteringer i forhold til f.eks. reekkefolgen af patienternes behandling
pa baggrund af en reekke faktorer; herunder overordnede politiske- og
okonomiske prioriteringer i forhold til brugen af et behandlingssted.
Sundheds- og ZAldreministeriet finder derfor, at lovens udgangs-
punkt fortsat skal veere, at manglende efterlevelse af specialistreglen
alene skal veere ansvarspadragende, hvis der reelt er mulighed for at
handle anderledes med de ressourcer, der faktisk er til radighed.

7
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Landsrettens begrundelse og resultat

Medicinradet afgav dets forste anbefaling i relation til leegemidlet Spinraza den
12. oktober 2017. Senere afgav Medicinradet fornyede anbefalinger, men for de
perioder, som er omfattet af denne sag, var Medicinrddets gennemgaende anbe-
faling, at leegemidlet ikke kunne anbefales som standardbehandling til de pa-
tientgrupper, som sagsogerne tilhorer.

I anbefalingerne fandt Medicinrddet, at der ikke var proportionalitet mellem

den forlangte pris for leegemidlet og effekten af at tage det i brug som stan-
dardbehandling.

Efter bevisforelsen leegger landsretten til grund, at behandling med Spinraza i
Region 1 forud for Medicinradets anbefaling af 12. oktober 2017 kreevede
tilladelse/godkendelse af leegemiddelradet i regionen, og at an- sggninger om
behandling af Sagseger 4 og Sagsoger 5 med leegemidlet blev afslaet.

Landsretten leegger endvidere til grund, at det, savel i Region 1 som i Region 2,
efter Medicinraddet var begyndt af afgive anbefalinger om anvendelsen af
leegemidlet som standardbehandling, kreevede tilladelse fra en regional
leegemiddelkomite/et regionalt leegemiddelrad, hvis det skulle anvendes til
behandling ud over Medicinradets anbefaling.

Der blev sggt om tilladelse til sddan behandling til sagsegerne Sagseger 1,
Sagsoger 2, Sagsoger 3 og Sagseger 6, men ansggningerne blev ikke
imodekommet.

Pa den anferte baggrund og efter forklaringerne fra overleegerne Vidne 1 og
Vidne 2, leegger landsretten herefter til grund, at Spinraza af ressourcemaes-
sige arsager hverken stod til radighed til anvendelse til behandling af Sagseger
1 eller Sagseger 2 pa Behandlingssted 2 eller til behandling af Sagseger 3,
Sagsoger 4, Sagsoger 5 og Sagsoger 6 pa Behandlingssted 1 i de perioder, som
de har anfert.

Som folge heraf kunne en erfaren specialist pa det pagaeldende omrade under
de i ovrigt givne forhold ikke have ordineret Spinraza til sagsegerne. Herefter,
og da det af sagsogerne i ovrigt anforte ikke kan fore til andet resultat, er der
ikke grundlag for at tage sagsogernes pastande til folge.

Landsretten frifinder derfor Ankenaevnet for Patienterstatningen.

Efter sagernes udfald skal hver af sagsogerne betale sagsomkostninger til An-
kenaevnet for Patienterstatningen med 50.000 kr. til deekning af udgifter til ad-
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vokatbistand inkl. moms. Ud over sagernes veaerdi er der ved fastsaettelsen af
belobet til advokat taget hensyn til sagernes omfang og forleb, samt til, at sa-
gerne har veeret forberedt og hovedforhandlet samlet.

Da sagsogerne alle har fri proces og retshjeelpsdeekninger, skal sagsomkost-
ningsbelobene til Ankenaevnet for Patienterstatningen betales af statskassen, i
det omfang der ikke er retshjeelpsdaekning.

THI KENDES FOR RET:
Ankenaevnet for Patienterstatningen frifindes.

I sagsomkostninger skal Sagseger 1 (retshjeelpsforsikringen), subsidieert
statskassen, inden 14 dage betale 50.000 kr. til Ankeneevnet for Pa-
tienterstatningen. Belobet forrentes efter rentelovens § 8 a.

I sagsomkostninger skal Sagsoger 2 (retshjelpsforsikringen), subsidicert
statskassen, inden 14 dage betale 50.000 kr. til Ankenaevnet for Pa-
tienterstatningen. Belobet forrentes efter rentelovens § 8 a.

I sagsomkostninger skal Sagsoger 3, (retshjeelpsforsikringen), subsidieert
statskassen, inden 14 dage betale 50.000 kr. til Ankenaevnet for
Patienterstatningen. Belobet forrentes efter rentelovens § 8 a.

I sagsomkostninger skal Sagseger 4 (retshjeelpsforsikringen), subsidieert
statskassen, inden 14 dage betale 50.000 kr. til Ankeneevnet for
Patienterstatningen. Belobet forrentes efter rentelovens § 8 a.

I sagsomkostninger skal Sagsoger 5 (retshjeelpsforsikringen), subsidieert
statskassen, inden 14 dage betale 50.000 kr. til Ankeneevnet for Patienterstatnin-
gen. Belobet forrentes efter rentelovens § 8 a.

I sagsomkostninger skal Sagseger 6 (retshjeelpsforsikringen), subsidieert
statskassen, inden 14 dage betale 50.000 kr. til Ankenzevnet for
Patienterstatningen. Belobet forrentes efter rentelovens § 8 a.
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