&

SUNDHEDSSTYRELSEN 2021

Radgivning om
eksperimentel
behandling - for
mennesker med
livstruende sygdom

V+0

Arsrapport 2020



Radgivning om eksperimentel behandling - for mennesker med
livstruende sygdom
Arsrapport 2020

© Sundhedsstyrelsen, 2021.
Publikationen kan frit refereres
med tydelig kildeangivelse.

Sundhedsstyrelsen
Islands Brygge 67
2300 Kgbenhavn S

www.sst.dk

Elektronisk ISBN: 978-87-7014-385-1
Sprog: Dansk

Version: 1.0

Versionsdato:

Format: pdf

Udgivet af Sundhedsstyrelsen,
Oktober 2021


http://www.sst.dk/

Radgivning om eksperimentel behandling - for mennesker med livstruende sygdom Side 3/16

Indhold

RESUMI.....e e 4
1. Ordningen for eksperimentel behandling ..o 6
0 == To o | £ 0] o o T TP TP TPOPPRPP 6
1.2. Eksperimentel DeNandIiNg ..o 6
1.3, LIVSIrUENAE SYGUOIM ...ttt 7
2.Vurdering af Pati@NESAQET ... .cooiiie ettt 7
3. Det radgivende PANEL .....ci ittt 8
4. ArsSOPGBIEISE 2020 .....c.cvivieeeeeieeeeeeeeetee ettt s ettt sttt ettt n s 9
A o r= T Vo 1= S S SR TSUP PRSP URPPR PR 9
4.2. Typer af SYGUOIMIME ......oiiiiiiieiie ettt et sbe b e sbe e 9
G T € T=To o = S 10
S V1o (=Y Ta o oo I - o IR 12
4.5, SagsbehandliNngSHid.........ccuieiiiieiee e 14

4.6. AfSlag PA FAAGIVIING ...veviveeeiieiiieiee ettt st et st et e sseneee 15



Radgivning om eksperimentel behandling - for mennesker med livstruende sygdom Side 4/16

Resume

Sundhedsstyrelsens radgivende panel vejleder sygehusleeger om mulighederne for ek-
sperimentel behandling af patienter med livstruende sygdomme i tilfeelde, hvor der ikke
umiddelbart er flere etablerede behandlingstilbud.

Ordningen blev etableret for 18 &r siden, i 2003.

Patienterne har ofte gennemgaet flere forskellige behandlinger for deres livstruende syg-
dom, og eksperimentel behandling kan, hvis den findes, veere den sidste mulighed.

Den behandlende sygehusleege vurderer i samrad med patienten om det er relevant at
sgge radgivning. Anmodning om radgivning og vurdering sender sygehusafdelingen ftil
Sundhedsstyrelsen. Hermed sikres, at de relevante aktuelle informationer foreligger som
grundlag for panelets raddgivning, og at radgivningen efterfglgende kan anvendes i det
konkrete behandlingsforlgb.

Panelet vejleder den behandlende afdeling om mulighederne for eksperimentel behand-
ling i Danmark eller udlandet. | den forbindelse kan panelet ogsa radgive om supplerende
undersggelser eller behandling pa offentlige sygehuse i Danmark eller i udlandet.

Nar radgivningen er indhentet, beslutter afdelingen og den behandlende leege, sammen
med patienten, om panelets rad skal fglges. Den behandlende lzege vurderer patientens
kliniske tilstand og vurderer om patienten vil kunne tale behandlingen. Patienten kan til-
svarende pa baggrund af informationer om effekt, risiko, bivirkninger mm. vurdere, om
han/hun gnsker den pagzeldende behandling.

I 2020 har panelet vurderet muligheder for eksperimentel behandling i 142 patientsager,
hvoraf de 11 patienters sager tidligere var blevet vurderet af panelet. Antallet af sager,
bade indkomne og vurderede, er mere end halveret i forhold til 2019.

Naesten alle de patienters sager, der blev radgivet om, drejede sig om livstruende kreeft-
sygdom.

Den hyppigste sygdom, patienter var diagnosticeret med i de henviste sager i 2020 er
tyk- og endetarmskreeft. Patienter med gynaekologiske kraeftdiagnoser, kraeft i gvre
mave-tarmsystem og kraeft i lunger/brystkasse er de neeststarste grupper, som blev hen-
vist.

Den gennemsnitlige sagsbehandlingstid, fra Sundhedsstyrelsen modtager en anmodning
om vurdering, til der afsendes et panelsvar til den behandlende afdeling, var i 2020 13
dage.
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Mere information om ordningen vedrgrende eksperimentel behandling for patienter med
livstruende sygdomme samt tidligere arsrapporter kan findes pa Sundhedsstyrelsens
hjemmeside.


https://www.sst.dk/da/sygdom-og-behandling/eksperimentel-behandling

Radgivning om eksperimentel behandling - for mennesker med livstruende sygdom Side 6/16

1. Ordningen for eksperimentel
behandling

1.1. Baggrund

Ordningen for ekspertradgivning vedragrende eksperimentel behandling felger af Sund-
hedslovens § 89 og er naermere beskrevet i Sygehusbekendtggrelsen, BEK nr. 657 af
28/06/2019. Som falge af bekendtgerelsens § 30 har Sundhedsstyrelsen nedsat et radgi-
vende ekspertpanel. Panelet radgiver, efter indstilling fra behandlende sygehusafdeling,
om muligheder for eksperimentel behandling af konkrete patienter med livstruende syg-
domme. Ordningen omfatter enkeltpatienter, der ikke umiddelbart kan tilbydes yderligere
etableret behandling péa offentlige sygehuse her i landet eller efter reglerne for hajt speci-
aliseret eller forskningsmaessig behandling i udlandet.

Sundhedsstyrelsens radgivende panel foretager en konkret vurdering af den enkelte pati-
ents sygdomstilfeelde forud for radgivning om muligheder for eksperimentel behandling.

| forbindelse med radgivning om eksperimentel behandling kan panelet ogsa pege pa an-
dre behandlingsmuligheder end de eksperimentelle, hvis det findes relevant; herunder
etableret behandling, forskningsmeessig behandling, hgijt specialiseret behandling i ud-
landet, samt yderligere diagnostiske undersggelser ved behov.

Panelet har otte faste medlemmer. Fem medlemmer har seerlig viden om behandling af
medicinske og kirurgiske kreeftsygdomme og foretager vurderinger, der omhandler pati-
enter med livstruende kraeftsygdomme. Tre medlemmer radgiver i sager, som omhandler
patienter med livstruende blodsygdomme.

Nar anmodningen vedrgrer patienter med andre livstruende sygdomme end krzeft og
blodsygdomme, udpeger styrelsen "ad hoc” medlemmer til panelet med seerlig viden og
ekspertise inden for det pageeldende sygdomsomréde.

1.2. Eksperimentel behandling

En behandling betragtes som eksperimentel, nar der ikke foreligger samme grad af vi-
denskabelig dokumentation for effekt, risiko og bivirkninger som ved en etableret behand-
ling. Sundhedsstyrelsens ekspertpanel vurderer om den foreliggende grad af evidens er
tilstraekkelig til at anbefale behandlingen til den konkrete patient.

Patienterne vil ofte have gennemgaet flere forskellige behandlinger for deres livstruende
sygdom inden der rettes henvendelse til Sundhedsstyrelsen, og eksperimentel behand-
ling kan i visse situationer veere den sidste mulighed.
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Panelet kan radgive om mulighederne for operation, partikel- eller stralebehandling eller
behandling med leegemidler, herunder ogsa avancerede terapiformer (Sakaldte 'advan-
ced therapies’).

Nar Sundhedsstyrelsens ekspertpanel radgiver om mulig eksperimentel farmakologisk
behandling til konkrete patienter, kan det omfatte:

e Behandling med laegemidler, der er under klinisk afprgvning, men hvor patienten
ikke kan inkluderes i den videnskabelige protokol.

e Behandlinger med laegemidler, hvor kliniske forsgg er gennemfart og overbevi-
sende dokumenteret, men hvor godkendelse og markedsfaring afventes.

« Behandling med godkendte laegemidler pa baggrund af mindre sikker evidens i
forhold til den p&gaeldende indikation eller patient.

Forskningsmaessig behandling besluttes og planleegges i regionalt regi, og er ikke omfat-
tet af denne ordning. Panelet kan dog, hvis de har kendskab til konkret forskningsmaes-
sig behandling, der muligvis kan hjzelpe patienten, pege pa denne mulighed i deres rad-
givning.

1.3. Livstruende sygdom

Ordningen vedrgrer patienter med livstruende sygdomme. | denne sammenhaeng forstas
livstruende séledes, at sygdommen inden for kort tid forventes at fgre til, at patienten vil
dg af sygdommen. En sygdom, som er kronisk eller invaliderende er saledes ikke nad-
vendigvis i sig selv livstruende.

Det vil altid veere en konkret leegefaglig vurdering, hvorvidt sygdommen er livstruende for
den enkelte patient.

2. Vurdering af patientsager

Panelet radgiver sygehusleeger. | tilfelde hvor en sygehusafdeling ikke kan tilbyde yderli-
gere behandling til en patient med en livstruende sygdom kan afdelingen, med patientens
samtykke, anmode Sundhedsstyrelsen om at fa panelets vurdering og radgivning om ek-
sperimentel behandling.

Generel rddgivning om valg af andre etablerede behandlingstilbud (en sakaldt “second
opinion”) er ikke tanken bag denne ordning. Ved behov for en second opinion kan patien-
ten vurderes af en anden speciallaege pa samme afdeling eller henvises til revurdering
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pa et andet hospital. Panelet kan pege pa muligheder for vurdering af patienten pa andre
afdelinger i Danmark eller udlandet i deres radgivning.

Patienter med en livstruende sygdom kan drgfte et eventuelt gnske om eksperimentel
behandling med den behandlende hospitalsleege, som derefter kan anmode Sundheds-
styrelsen om radgivning om hvilke muligheder der foreligger.

Den behandlende sygehusleege kan ogsa selv tage initiativ til at anmode Sundhedssty-
relsens radgivende panel om en vurdering af muligheder for eksperimentelle behandlin-
ger. | sa fald vil det altid ske med patientens samtykke.

Det er den behandlende sygehusleege, der indsender anmodningen om radgivning og
vurdering af en konkret patient til Sundhedsstyrelsen. Hermed sikres, at de relevante ak-
tuelle informationer foreligger som grundlag for panelets radgivning, og at radgivningen
efterfalgende kan anvendes i det konkrete behandlingsforlgb.

Sundhedsstyrelsens radgivende panels vurdering er altid en radgivning til den behand-
lende afdeling, og beslutningen om hvorvidt anbefalinger skal fglges tages af den be-
handlende leege i samrad med patienten.

Den behandlende leege vurderer patientens kliniske tilstand og vurderer, om patienten vil
kunne tale en eventuelt anbefalet behandling. Patienten kan tilsvarende p& baggrund af
informationer om effekt, bivirkninger mm. vurdere om hun/han @gnsker den pagaeldende
behandling.

3. Det radgivende panel

Sundhedsstyrelsens radgivende panel vurderer, pa baggrund af de oplysninger, den be-

handlende sygehuslaege har samlet og indsendt til Sundhedsstyrelsen, mulighederne for
eksperimentel behandling. Panelet kan indhente yderligere oplysninger, hvis det sk@nnes
nadvendigt, herunder rad fra eksperter i ind- og udland.

Panelet radgiver altid i forhold til den konkrete patient og vurderer saledes i hvert enkelt
tilfeelde, om den forventede effekt af behandlingen opvejer eventuelle risici og bivirknin-
ger ved behandlingen. Det er ikke panelets opgave at yde radgivning om generelle be-
handlingsstrategier eller at fastleegge behandlingsniveauet i Danmark.

Sundhedsstyrelsens panel har otte faste medlemmer med saerlig viden til at foretage vur-
deringer der omhandler livstruende kraeftsygdomme. Herudover udpeger Sundhedssty-
relsen ved behov "ad hoc’ medlemmer til panelet med seerlig pakraevet viden inden for
andre sygdomsomrader.
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4. Arsopgarelse 2020

4.1. Antal sager

| 2020 har panelet i alt vurderet 131 nye sager om muligheder for eksperimentel behand-
ling. Antallet er dermed mere end halveret i ar 2020 i forhold til 2019. Dette til trods for at
antallet af patienter, som blev udredt for kraeft i 2020 var pa niveau med de foregaende
ar.

| figur 1 ses udviklingen i antal nye patientsager, som er blevet vurderet af panelet siden
oprettelsen af ordningen.
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Figur 1: Antal nye sager vurderet af panelet fra 2003-2020

Det totale antal behandlede sager i 2020 er 142. Ud over de 131 nye patientsager i 2020
har Sundhedsstyrelsens radgivende panel revurderet 11 patientsager, hvor den behand-
lende lzege har bedt om fornyet radgivning.

4.2. Typer af sygdomme

Patienter, hvis behandlende laege har anmodet om radgivning, har oftest kreeftsyg-
domme. Antallet af patienter med andre livstruende sygdomme end kraeft, der er blevet
vurderet med henblik p& eksperimentel behandling i lgbet af 2020, er generelt fa. Dette
pa trods af gget fokus pa omradet.
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Figur 2 viser fordelingen af patienternes sygdomme sorteret i grupper ud fra henvisnings-
diagnosen.

= Endetarmskreeft (18%)
= Gynaekologisk kraeft (15%)

= Kreeft i lunger og/eller
brystkasse (13%)

= @vre mave/tarmkreaeft
(12%)

= Andre typer kreeft (11%)
= Kreeft i urinvejene (8%)
= Brystkraeft (8%)

Kreeft i hjerne og/eller

centralnervesystem (7%)

Kreeft i hoved/hals (5%)

Anden sygdom end kreeft
(2%)

Figur 2: Fordelingen af sygdomme vurderet i det radgivende panel i 2020

Alle typer af sygehusafdelinger kan anmode Sundhedsstyrelsen om en vurdering af en
patientsag i panelet. Langt stgrstedelen af henvisningerne modtaget i Sundhedsstyrelsen
kommer fra onkologiske (92%) eller heematologiske (6%) afdelinger. De resterende pati-
entsager (2%) kommer fra neurokirurgiske, mave- og tarmkirurgiske, og afdelinger for
medicinske sygdomme.

4.3. Geografi

| figur 3 vises fordelingen af henvisende hospitaler, hvis sager er blevet vurderet af det
radgivende panel.
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Figur 3: Fordeling af patientsager vurderet af det radgivende panel fra alle henvisende afdelinger i 2020

Note: Fglgende hospitalsenheder daekker over flere fysiske matrikler:

Sygehus Lillebeelt: Kolding, Middelfart og Vejle;

Hospitalsenheden Vest: Lemvig, Holstebro, Ringkgbing, Tarm, Gadstrup og Herning;
Sjeellands Universitetshospital: Kage og Roskilde;

Sygehus Sgnderjylland: Aabenraa, Sgnderborg og Tender;

Nordsjeellands Hospital: Hillerad og Frederikssund

Knap halvdelen af alle de vurderede patientsager kommer fra Odense Universitetshospi-
tal og Arhus Universitetshospital, der star for hhv. 26% og 23% af henvisningerne. Hhv.
15% og 14% kommer fra Aalborg Universitetshospital og Rigshospitalet.

| tabel 1 er henvisningerne, som Sundhedsstyrelsen modtog i 2020 og som blev vurderet
af panelet sorteret efter hvilken region, de kom fra (i alt 142 sager).

S fian Antal Pct. Regionens borgeres andel
af Danmarks befolkning*

Region Syddanmark 41 29% 21%

Region Hovedstaden 34 24% 32%

Region Midtjylland 35 25% 23%

Region Nordjylland 22 15% 10%

Region Sjeelland 10 7% 14%

Tabel 1: Regional fordeling af henvisninger vurderet af det radgivende panel i 2020
*befolkningstal opgjort pr. 1. juli 2020
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Henvisningerne kommer fra alle fem regioner, og fordelingen repraesenterer nogenlunde
regionens borgeres andel af Danmarks befolkning. Andelen af henvisninger fra Region
Syddanmark og Region Nordjylland er dog relativt overrepraesenterede i forhold til ande-
len af Danmarks befolkning i regionen.

| figur 4 vises hvordan antallet af sager fra hver region har veeret de seneste fire ar.
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Figur 4: Antal vurderede patientsager fordelt pa region og arstal
Der er generelt en nedgang i antallet af sager, som henvises til og vurderes af ekspertpa-

nelet. Der er iseer set en nedgang i antallet af henvisninger fra Region Midtjylland, navnlig
fra Aarhus Universitetshospital (data ikke vist).

4.4 Vurdering og rad

Panelet har mulighed for at angive mere end ét forslag til behandling i hver enkelt pati-
entsag.

| 102 af de 142 vurderede patientsager har Sundhedsstyrelsens radgivende panel givet
ét primaert rad. | 46 patientsager har panelet radgivet om sekundaere alternativer til det
primaere rad eller givet flere ligestillede rad.

I figur 5 illustreres fordelingen af de givne rad i de 102 sager hvor panelet gav ét primaert
rad.
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Figur 5: Det primzere r&d givet af ekspertpanelet

Hyppigst radgives om eksperimentel behandling, som kan foretages i Danmark. De 38
sager, hvor panelet rddgav om eksperimentel behandling i Danmark som primaer be-
handlingsstrategi omhandlede alle kraeftpatienter.

Som et led i ordningen kan panelet endvidere radgive om andre muligheder end eksperi-
mentel behandling, hvis de skanner dette relevant. | 16 patientsager radgav panelet om
etablerede behandlingsmuligheder i Danmark.

| fem patientsager blev radgivet om forskningsmaessig behandling i Danmark. | to af
disse blev vejledt om eksperimentel behandling i Danmark som sekundaer option.

Ved 12 patientsager var panelet enige i, at det aktuelle behandlingstilbud var mest hen-
sigtsmaessig for patienten.

Ved 29 patientsager blev det vurderet, at der ikke er behandlinger, som patienten umid-
delbart ville have gavn af fraset palliativ indsats.

Siden 2016 er der medtaget en ny kategori af radgivningssvar - second opinion. Disse
svar vedrgr sager, hvor panelet anbefaler, at patienten vurderes klinisk pa et andet dansk
center. | 2020 anbefalede panelet kun f& gange, at den behandlende lzege skulle fa en
second opinion i den aktuelle patientsag.
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4.5 Sagsbehandlingstid

Sagsbehandlingstiden regnes fra datoen Sundhedsstyrelsen modtager en anmodning
om vurdering, til datoen der afsendes svar fra det rddgivende panel til den behandlende
afdeling. Den gennemsnitlige sagsbehandlingstid er opgjort til 13 dage i 2020 (inklusiv
weekend og helligdage), hvilket er det samme som i 2019.

Figur 6 viser antal sager fordelt pa sagsbehandlingstid i 2020.
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Figur 6: Sagsbehandlingstid i 2020 fra modtagelse af anmodning til afgivet svar til afdelingen

En fierdedel af patientsagerne blev vurderet af panelet inden for én uge efter modtagelse
i Sundhedsstyrelsen. Halvdelen af alle patientsager blev vurderet af panelet inden for ti
dage, og 77% blev vurderet inden for 14 dage.

| seerlige tilfeelde, hvor der eksempelvis er brug for at indhente yderligere journaloplysnin-
ger fra afdelingerne, hvor sagen skal vurderes af savel den kirurgiske som den medicin-
ske/onkologiske del af panelet eller at der skal indhentes supplerende ekspertviden i
Danmark eller udlandet, kan sagsbehandlingstiden blive forleenget.

23% af sagerne havde en sagsbehandlingstid p4 mere end 14 dage, og den maksimale
sagsbehandlingstid var 47 dage péa en enkelt patientsag.
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4.6 Afslag paradgivning

Inden patientens sag sendes til det radgivende panel, vurderer Sundhedsstyrelsen
hvorvidt henvisningene fra afdelingerne falder inden for rammerne af
Sygehusbekendtggrelsens § 30 (BEK nr. 657 af 28/06/2019).

Af de i alt 180 sager, som blev modtaget i 2020, afviste Sundhedsstyrelsen 38 sager,
svarende til 21%. Det er i trdd med tallene fra 2019, hvor cirka 20% af sagerne blev af-
vist. Ingen af de i 2020 afviste sager er tidligere blevet vurderet af panelet. Sagerne, som
i 2020 blev afvist kom jeevnt fra alle fem regioner svarende til den regionale fordeling af
indkomne sager.

Begrundelsen for afslag om radgivning fra panelet er i de fleste tilfzelde, at der eksisterer
et etableret behandlingsforlgb, som er relevant for patienten. | visse tilfeelde er dette alle-
rede planlagt eller startet op. Andre arsager kan veere, at det fremgar af sagen, at afdelin-
gen gnsker en vurdering af en specifik behandlingsplan, som i forvejen er ivaerksat, eller
at patientens tilstand ikke muligger yderligere behandling.
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