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1. Introduktion

Denne rapport evaluerer den 3-arige forsggsordning om generelt klausuleret tilskud til laegemidler pa
vilkar om risikodeling, som tradte i kraft den 1. januar 2019. Forsggsordningen blev indfgrt ved en aen-
dring af sundhedsloven og var ét af flere initiativer i vaekstplanen for Life Science?, der blev lanceret i
marts 2018.

Formalet med fors@gsordningen var blandt andet at styrke patienternes lette adgang til tilskud fil re-
ceptpligtige laegemidler yderligere og samtidig give patienterne mulighed for hurtigere og nemmere
ibrugtagning af nye og innovative leegemidler. Udgangspunktet var, at forsggsordningen kunne med-
virke til, at flere patienter, der efter Laegemiddelstyrelsens vurdering er berettigede til tilskud til de om-
fattede lsegemidler, fremover ville fa tilskud, hvis ikke alle fgr fik enkelttilskud (f.eks. hvis laegen ikke
se@gte herom). Forsagsordningen ville endvidere give mulighed for at opna erfaringer med risikodeling
i det danske medicintilskudssystem.

Lovforslaget afspejlede ogséa anbefalingerne fra den arbejdsgruppe under Sundheds- og ZAldremini-
steriet og Finansministeriet, der gennemfgrte et serviceeftersyn af medicintilskudssystemet i 2017.
Baggrunden for eftersynet var blandt andet lseegemiddelindustriens kritik af Laegemiddelstyrelsens
praksis for vurdering af virksomheders tilskudsansg@gninger, som industrien i nogle sager fandt ungdigt
restriktiv. Forventningen var derfor, at forsggsordningen kunne gavne lazegemiddelvirksomhederne,
idet industrien forud havde papeget, at nar et lsiegemiddel er meddelt tilskud, kan det genere gkonomi-
ske gevinster pa andre markeder.

Modellen for generelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikodeling er afgerelsesbaseret. Det betyder, at
Leegemiddelstyrelsen kan traeffe afggrelse om generelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikodeling,
hvor det offentlige sundhedsvaesen daekker udgifterne til tilskud til et naermere bestemt antal patienter
(malpopulationen), der vurderes at opfylde tilskudsklausulen, og hvor den behandlingsmaessige veerdi
vurderes at sta i rimeligt forhold til prisen. Laeagemiddelvirksomhederne daekker de offentlige udgifter til
tilskud til det antal patienter, der matte overstige malpopulationen.

For at et leegemiddel kan blive en del af forsggsordningen, skal Leegemiddelstyrelsen kunne identifi-
cere en patientgruppe (tilskudsklausul), der opfylder kriterierne for generelt tilskud og samtidig vur-
dere, at der er en overvejende gkonomisk betinget risiko for, at lsegemidlet vil blive anvendt udenfor
tilskudsklausulen. Laegemidler, hvor risikoen ikke var overvejende gkonomisk betinget, men ogsa lee-
gefagligt betinget og der dermed er en risiko for, at patienter uden for klausulen kunne fa en darligere
behandling, kunne ikke indga i fors@gsordningen. Virksomhederne skal forud for afggrelsens ikrafttrae-
den erkleere at vaere i stand til at imgdekomme den forventede efterspergsel efter laegemidlet i for-
sggsperioden samt stille en anfordringsgaranti, som Laegemiddelstyrelsen fastsaetter starrelsen af.

| beregningen af en eventuel tilbagebetaling indgar alt salg af lsegemidlet - ogsa parallelimporterede/-
distribuerede lzegemidler i samme substitutionsgruppe som det lseegemiddel, der har generelt klausule-
ret tilskud pa vilkar om risikodeling. Parallelimporterede/-distribuerede laegemidler vil derfor fa generelt
klausuleret tilskud samtidig eller ved markedsfaringen uanset, at der ikke er truffet afggrelse om gene-
relt klausuleret tilskud pa vilkar om risikodeling for disse lzegemidler. Dette skyldes, at det er uhen-
sigtsmaessigt og umuligt at administrere et system, hvor lzegemidler i samme substitutionsgruppe har
forskellig tilskudsstatus.

a Veekstplan for life science - Danmark som fagrende life science nation. Erhvervsministeriet marts 2018.



Ifelge loven om forsggsordningen kunne Laegemiddelstyrelsen i forsagsperioden tildele generelt klau-
suleret tilskud pa vilkar om risikodeling til to receptpligtige laeagemidler. Leegemiddelstyrelsen har tildelt
tilskuddet til felgende laegemidler:

Brilique, filmovertrukne tabletter med indhold af ticagrelor i styrken 60 mg (herefter Brilique 60 mg)
Brillique 60 mg fik generelt klausuleret tilskud til patienter, der tidligere har haft en blodprop i hjertet og
som efterfglgende har veeret i behandling med et andet blodfortyndende laeagemiddel i 12 maneder, og
som vurderes til at veere i hgj risiko for at f4 endnu en blodprop. Behandling gives i 36 maneder i tillaeg
til behandling med acetylsalicylsyre.

Skilarence, enterotabletter med indhold af dimethylfumarat i styrkerne 30 mg og 120 mg (herefter Ski-
larence)

Skilarence fik generelt klausuleret tilskud til patienter med sveer psoriasis, hvor behandling med andre
rationelle behandlingsalternativer herunder biologiske lsegemidler har vist sig utilstraekkelig, er kontra-
indiceret eller ikke tolereres.

Sundhedsministeren skal ifglge loven om forsggsordningen fremsaette forslag om revision af forsggs-
ordningen i folketingsaret 2021-2022, som forud herfor skal evalueres.

| denne evaluering indgar, om den foresldede model for risikodeling har virket som tilsigtet, herunder
om der har veeret store afvigelser mellem den fastsatte malpopulation og det faktiske forbrug. Derud-
over indgar Laegemiddelstyrelsens sagsbehandlingstid for vurdering af ansggningerne, samt hvilken
betydning ordningen har haft for patienterne, regionerne og virksomhederne. Evalueringen danner
grundlag for, at der kan treeffes en politisk beslutning om, hvorvidt forsggsordningen skal forlaenges
(evt. permanent) eller bortfalde.

1.1 Lovgrundlag

Kriterier for generelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikodeling

Det fremgar af medicintilskudsbekendtgarelsens®t § 2, stk. 2, at generelt klausuleret tilskud pa vilkar
om risikodeling betinges af, at leegemiddelvirksomheden,

1) for forsegsperioden daekker regionradets udgifter til tilskud til det antal patienter, der oversti-
ger den af Leegemiddelstyrelsen fastsatte malpopulation, fratrukket et belgb svarende til regi-
onradets tilskudsudagift til den behandling, som patienterne ellers ma forventes at have modta-
get, og

2) stiller en anfordringsgaranti, som Laegemiddelstyrelsen fastsaetter stgrrelsen af.

Det fremgar af § 2, stk. 3, at Leegemiddelstyrelsen ved vurderingen af, om der skal ydes generelt klau-
suleret tilskud til et receptpligtigt laegemiddel pa vilkar om risikodeling, skal laegge veegt pa,
1) at der for leegemidlet kan identificeres bestemte sygdomme eller persongrupper, som opfylder
kriterierne i § 1, stk. 2, og
2) atder er overvejende gkonomisk betinget risiko for, at leegemidlet anvendes som ferstevalg,
selvom dette ikke bar veere tilfeeldet, til behandling af andre end de under nr. 1 identificerede
sygdomme eller persongrupper.

Laegemiddelstyrelsen skal ved udveelgelsen ifglge § 2, stk. 4, leegge vaegt pa,
1) hvor entydigt de bestemte sygdomme eller persongrupper, der opfylder kriterierne i § 1, stk. 2,
kan identificeres,

b Bekendtggrelse nr. 1781 af 18. december 2018 om medicintilskud. Tilgeengelig fra: https://www.retsinforma-
tion.dk/eli/lta/2018/1781




2) med hvor stor sikkerhed antallet af personer, der ma forventes at veere omfattet af de under
nr. 1 identificerede bestemte sygdomme eller persongrupper (méalpopulationen) i forsggsperio-
den, kan fastseettes,

3) starrelsen af den behandlingsmaessige veerdi i forhold til prisen, og

4) om virksomheden erkleerer at veere i stand til at imedekomme den forventede efterspgrgsel i
forsagsperioden.

Det fremgar af § 2, stk. 5, at hvis mere end to laegemidler vurderes at vaere lige egnede efter kriteri-
erne fastsat i stk. 4, skal Laegemiddelstyrelsen ved udvaelgelsen af to leegemidler lzegge vaegt pa, at
de udvalgte lzegemidler bringes pa markedet i Danmark af to forskellige virksomheder.

Det fremgar af § 2, stk. 6, at med mindre seerlige forhold gar sig geeldende, ydes der ikke generelt
klausuleret tilskud pa vilkar om risikodeling, hvis
1) iveerkseettelse af behandling med lzegemidlet kraever saerlig undersggelse og diagnosticering,
2) der er nzerliggende risiko for, at leegemidlet vil blive anvendt uden for den godkendte indika-
tion,
3) laegemidlet udelukkende eller overvejende anvendes til formal, hvortil der ikke med rimelighed
kan forventes tilskud fra regionsradet,
4) laegemidlets effekt ikke er klinisk dokumenteret,
5) det er uafklaret, om eller hvornar lzegemidlet skal anvendes som farstevalg,
6) der er neerliggende risiko for, at leegemidlet gares til genstand for misbrug,
7) leegemidlet hovedsageligt anvendes i sygehusbehandling, eller
8) leegemidlet pa grund af en saerlig laegemiddelform ikke kan indtages af patienten selv.

2. Belysning af forsggsordningen

2.1 Ansggnings- og sagsbehandlingsprocessen

Virksomheder kunne ansgge om generelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikodeling til og med den
28. februar 2019." Interesserede virksomheder var forinden i efteraret 2018 inviteret til et informations-
mgde i Laegemiddelstyrelsen, hvor der blev orienteret om ansggningsprocessen samt informeret om
modellen og kriterierne for at indga i forsagsordningen.

2.1.1 Udveelgelse af leegemidler til forsggsordningen

Leegemiddelstyrelsen modtog i alt 5 ans@gninger om generelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikode-
ling til receptpligtige laegemidler. Styrelsen havde tidligere sagsbehandlet ansggninger om generelt
eller generelt klausuleret tilskud til alle 5 lsegemidler.

Under sagsbehandlingen af ansggningerne vurderede Laegemiddelstyrelsen, at ét lsegemiddel kunne
tildeles generelt klausuleret tilskud pa almindelige vilkar, da styrelsen vurderede, at der ikke lzengere
var en risiko for, at laegemidlet ville blive anvendt uden for tilskudsklausulen. Det skyldtes, at lzegemid-
let havde veaeret pa markedet i en leengere periode og i denne periode havde fundet sin plads i be-
handlingen. Dette blev underbygget af data om forbrugsmensteret, som styrelsen vurderede var ratio-
nelt.

For to af de gvrige leegemidler vurderede Laegemiddelstyrelsen, at de ikke opfyldte kriterierne for ge-
nerelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikodeling jeevnfer § 2, stk. 3 i medicintilskudsbekendtgarelsen.
For ét af leegemidlerne vurderede styrelsen, at den behandlingsmaessige vaerdi ikke stod i rimeligt for-
hold til prisen og for det andet lazegemiddel, at risikoen for fgrstevalg ikke overvejende var gkonomisk



betinget, men ogsa laegefagligt betinget. Styrelsen vurderede saledes, at der var en risiko for, at pati-
enter uden for klausulen kunne fa darligere effekt ved behandling med det pagaeldende lsegemiddel
med risiko for alvorlige helbredsmaessige konsekvenser.

Der var saledes to laegemidler, Brilique 60 mg og Skilarence, der opfyldte kriterierne for at indga i for-
sggsordningen. Ovenstaende udvaelgelseskriterier, som fremgar af medicintilskudsbekendtgarelsens
§ 2, stk. 5, kom derfor ikke i anvendelse.

2.1.2 Fastsaettelse af malpopulation for Brilique 60 mg og Skilarence

Det fremgar af medicintilskudsbekendtgarelsens § 2, stk. 7 og stk. 8, at Leegemiddelstyrelsen fastsaet-
ter malpopulationens starrelse, samt at Laegemiddelstyrelsen i den endelige fastsaettelse blandt andet
kan leegge veegt pa registerdata fra Sundhedsdatastyrelsen, litteraturgennemgange, radgivning fra
Medicintilskudsneevnet, udtalelser fra relevante lezegevidenskabelige selskaber og leegemiddelvirksom-
hedens data. Reliabiliteten i estimeringen af malpopulationen afheenger af hvilke datakilder, der an-
vendes. Bygger fastsaettelsen af malpopulationen for eksempel i stort omfang pa data fra nationale
registre eller publicerede studier, vil den typisk vaere forbundet med stgrre sikkerhed, end hvor stgrrel-
sen af malpopulationen primeert bygger pa udtalelser fra kliniske eksperter. Leegemiddelstyrelsen har
derfor anvendt registerdata i det omfang det var muligt.

Nedenfor gennemgas den overordnede proces for fastseettelse af malpopulationen for de to laegemid-
ler.

Brilique 60 mg
Malpopulationen for Brilique 60 mg er fastsat med udgangspunkt i laegemidlets tilskudsklausul:

*| tillaeg til acetylsalicylsyre i op til 36 maneder til patienter, der efter et myokardieinfarkt, i 12 maneder
og inden for de sidste 30 dage, har veeret i behandling med ticagrelor 90 mg eller en anden ADP-
haemmer, og som af speciallaege i kardiologi er vurderet at veere i hgj risiko for at udvikle en
aterotrombotisk haendelse. Hgj risiko defineres som tidligere AMI, diabetes, kompleks koronar ana-
tomi, perifer arteriel sygdom, eGFR < 60 ml/min eller flerkarssygdom’.

Antallet af personer i malpopulationen er estimeret ud fra data fra Sundhedsdatastyrelsens nationale
sundhedsregistre: Landspatientregisteret, Laegemiddelstatistikregisteret og Register for Udvalgte Kro-
niske Sygdomme og sveere psykiske lidelser, samt ud fra kliniske studier23.

Malpopulationen inkluderer personer registreret med akut myokardieinfarkt i Landspatientregisteret i
perioden 2014 - 2017. Ud fra disse data er populationens tilvaekst i 2018 - 2021 estimeret. Malpopula-
tionen er pa baggrund af data fra Laegemiddelstatistikregisteret afgraenset til personer, som behandles
med en ADP-haemmer i 12 maneder efter akut myokardieinfarkt. Yderligere er malpopulationen af-
graenset til personer, som har mindst én af de naevnte risikofaktorer i tilskudsklausulen (tidligere akut
myokardieinfarkt, diabetes, kompleks koronar anatomi, perifer arteriel sygdom, flerkarssygdom eller
eGFR < 60 ml/min). Landspatientregisteret er anvendt til identificering af alle risikofaktorer undtagen
diabetes og eGFR < 60 ml/min. Register for Udvalgte Kroniske Sygdomme og sveere psykiske lidelser
blev anvendt til estimering af patienter med diabetes. Da sundhedsregistrene ikke indeholder valide
data for antal af personer med eGFR < 60 ml/min, er anvendt data fra et svensk registerstudie til esti-
mering af antallet af patienter med af denne risikofaktor2.

Antallet af personer i malpopulationen er desuden justeret for mortalitet, hvor mortalitetsraten er esti-
meret ud fra data over dadeligheden blandt patienter i behandling med Brilique 60 mg i det kliniske
studie, der la til grund for godkendelsen af lzzgemidlet.3



Skilarence
Malpopulationen for Skilarence er fastsat med udgangspunkt i lzegemidlets tilskudsklausul:

”Patienter med moderat til sveer plaque psoriasis (PASI, BSA eller DLQI >10), hvor behandling med
oral og subkutan methotrexat samt biologiske leegemidler har vist sig utilstreekkelig, er kontraindiceret
eller ikke tolereres”.

Antallet af personer i malpopulationen er estimeret ud fra data fra Landspatientregisteret fra Sund-
hedsstyrelsen, Dermbio Arsrapport 20184, kliniske studier5¢ samt en udtalelse fra Dansk Dermatolo-
gisk Selskab (DDS) af 4. juni 2019, som baserer sig pa danske dermatologers kliniske erfaring.

Malpopulationen inkluderer patienter med moderat til svaer plaque psoriasis i behandling med biologi-
ske laegemidler i 2018 fra Dermbio Arsrapport 20184. Tilveeksten i malpopulationen i 2019 - 2021 er
estimeret ved lineaer ekstrapolering af data fra arsrapporten for 2016 - 2018. Malpopulationen er desu-
den justeret for mortalitet, hvor mortalitetsrate er estimeret ud fra data fra et studie®, som undersggte
mortalitetsraten blandt patienter med sveer psoriasis.

Malpopulationen bestar af de to subpopulationer:
1. Patienter med moderat til sveer plaque psoriasis, hvor behandling med oral og subkutan met-
hotrexat samt biologiske lzegemidler har vist sig utilstraekkelig eller ikke tolereres (subpopu-
lation 1).
2.  Patienter med moderat til sveer plaque psoriasis, hvor behandling med biologiske laegemidler
er kontraindiceret (subpopulation 2).

Antallet af personer i subpopulation 1 er estimeret ud fra udtalelsen fra Dansk Dermatologisk Selskab
og et amerikansk registerstudie®. Dansk Dermatologisk Selskab skriver, at maximalt 5 — 10 % af per-
soner med moderat til svaer plaque psoriasis oplever utilstraekkelig effekt af eller er intolerante over for
biologiske laegemidler. Til sammenligning fandt registerstudiet®, at 1 % af personer med psoriasis i for-
stegangsbehandling med et biologisk leegemiddel skifter til anden behandling end et biologisk laege-
middel. P& baggrund af ovennaevnte oplysninger antog Leegemiddelstyrelsen, at 5 % af personer med
moderat til sveaer plaque psoriasis vil opleve utilstraekkelig effekt af eller vil vaere intolerante over for
biologiske lzegemidler og dermed vaere omfattet af subpopulation 1.

Antallet af personer i subpopulation 2 er estimeret ud fra data fra Landspatientregisteret over patienter
med psoriasis og én af falgende kontraindikationer eller forsigtighedsregler for opstart af biologisk be-
handling®:

e Patienter med tuberkulose inden for det seneste ar efter psoriasisdiagnosen.

e Patienter med HIV.

e Patienter med cancer, eksklusiv godartede neoplasmer.

e Patienter, som har faet foretaget organtransplantation.

Begge virksomheder blev hgrt over metoden til fastsaettelsen af malpopulationen samt det endelige
estimat. Ingen af virksomhederne havde nogle kommentarer hertil.

2.1.3 Fastseettelse af stgrrelse af anfordringsgaranti

Det fglger af medicintilskudsbekendtgerelsens § 2, stk. 2, nr. 2, at et generelt klausuleret tilskud pa
vilkar om risikodeling betinges af, at laegemiddelvirksomheden stiller en anfordringsgaranti, som Lae-
gemiddelstyrelsen fastsaetter stgrrelsen af.

¢ Kontraindikationer og forsigtighedsregler findes i produktresumeerne for de biologiske lzegemidler. Produktresu-
meer er tilgeengelige fra: https://www.ema.europa.eu/en/medicines




Det fremgar ikke af lovforarbejderne, hvilke forhold Laegemiddelstyrelsen skal laegge vaegt pa ved fast-
seettelse af stgrrelsen af anfordringsgarantien.

Leegemiddelstyrelsen lagde ved fastseettelsen vaegt pa felgende forhold:

¢ Den daglige behandlingspris for det pagaeldende lsegemiddel samt for de relevante kompara-
torer.

e Den fastsatte malpopulation.

e Den gennemsnitlige regionale tilskudsprocent for 2018.

e En antagelse om, at nye patienter i de enkelte opggrelsesperioder i gennemsnit er i behand-
ling i halvdelen af perioden.

e En vurdering af risikoen for at malpopulationen overskrides.

Begge virksomheder accepterede starrelsen af anfordringsgarantien.

2.1.4 Leegemiddelstyrelsens sagsbehandlingstid
Laegemiddelstyrelsen har i forsggsordningsperioden feerdigbehandlet 5 ansggninger om generelt klau-
suleret tilskud til lzzgemidler pa vilkar om risikodeling.

Sagsbehandlingstiden for det leegemiddel, der fik generelt klausuleret tilskud pa almindelige vilkar var
70 dage.

Sagsbehandlingstiden for de to laegemidler, der fik afslag, var henholdsvis 101 og 110 dage. Dertil
kommer partshgring pa henholdsvis 20 og 11 dage i haring.

Sagsbehandlingstiden for de to laegemidler, der er omfattet af forsggsordningen, var i alt henholdsvis
128 og 132 dage. Begge afgarelser blev truffet den 9. august 2019.

Laegemiddelstyrelsen har ifglge §3 i medicintilskudsbekendtgerelsen 90 dage til at behandle en an-
s@gning om generelt klausuleret tilskud. Bekendtggrelsens 90-dages regel er en implementering af
samme regel i art. 6 i Radets direktiv 89/105/EQF af 21. december 19889 om gennemsigtighed i pris-
bestemmelserne for la&egemidler til mennesker og disse laeagemidlers inddragelse under de nationale
sygesikringsordninger.

2.2 Forbruget i forsggsperioden

Forbruget af de to lsegemidler er blevet fulgt ved kvartalsvise monitoreringer, som Igbende er sendt til
de respektive virksomheder. Figur 1 og 2 viser antal personer, der har indlgst recept med klausuleret
tilskud pa henholdsvis Brilique 60 mg og Skilarence i forhold til den fastsatte malpopulation. Da ster-
relsen af malpopulationen betragtes som en fortrolig oplysning, indeholder figurerne ikke absolutte tal,
men data er derimod relative, hvor malpopulation det farste ar er sat til indeks 100. Arsagen til den
store stigning i malpopulationen for Brilique 60 mg er, at der for hvert ar, der er gaet, vil vaere nye pati-
enter med en blodprop, der har vaeret i anden forebyggende behandling i 12 maneder inden, der po-
tentielt skiftes til Brilique 60 mg. Behandling med Brilique 60 mg anbefales til at paga i 3 ar. Malpopu-
lationen vil saledes stige de ferste 3 ar, hvorefter den vil stabiliseres.

4 Radets direktiv 89/105/EQF af 21. december 1988 om gennemsigtighed i prisbestemmelserne for laegemidler til
mennesker og disse leegemidlers inddragelse under de nationale sygesikringsordninger. Tilgaengelig fra:
https://op.europa.eu/da/publication-detail/-/publication/daf5b7f2-c848-4b7f-a77b-f9ab8e340155/language-da




Figur 1: Antal personer der har indlgst recept pé Briligue 60 mg med generelt klausuleret tilskud i rela-
tion til den fastlagte malpopulation pa tidspunktet (indekseret).¢
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Figur 2: Antal personer der har indlgst recept pa Skilarence med klausuleret tilskud i relation til den
fastlagte malpopulation pa tidspunktet (indekseret).®
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For begge leegemidler ses, at malpopulationen langt fra er naet. For Brilique 60 mg var andelen af per-
soner, som indlgste recept pa la&egemidlet med klausuleret tilskud henholdsvis 4 % i 2019, 5 % i 2020
0og 5 % i 1. halvar 2021 i relation til lsegemidlets fastsatte malpopulation. For Skilarence er de tilsva-
rende tal 11 %, 19 % og 9 %.

| starten af fors@gsperioden var der en relativt stor andel af de personer, der indlgste recept pé iseer
Brilique 60 mg, der modtog enkelttilskud til lsegemidlet. | 4. kvartal 2019 udgjorde disse personer for
Brilique 60 mg 35 % af det samlede antal personer og for Skilarence 11 %. | 2. kvartal 2021 var de til-
svarende tal henholdsvis 11 % og 0 %. Det er helt forventeligt, at der isaer i starten vil vaere personer,
der allerede er bevilget enkelttilskud og benytter en recept, der er udstedt for tilskuddet tradte i kraft
og dermed uden mulighed for tilskudsmarkering.

Det totale antal personer, der har indlgst recept pa Brilique 60 mg har veeret ganske let stigende gen-
nem forsggsperioden. Brilique 60 mg er et leegemiddel, patienterne i udgangspunktet er i behandling
med i 3 ar, og derfor vil der indtil et vist "maetningspunkt” forventes et stigende forbrug i takt med, at
nye patienter saettes i behandling. For Skilarence var der en stigning i det totale antal personer ved
starten af forsggsordningen, hvorefter antallet af personer faldt fra 2. kvartal 2020.

Formalet med de kvartalsvise monitoreringer er at opdage markante afvigelser i forhold til malpopulati-
onen. Safremt der blev konstateret sadanne markante afvigelser, skulle Leegemiddelstyrelsen tage
kontakt til regionerne og laegemiddelvirksomheden. Da der ikke er konstateret markante afvigelser,
har der ikke veeret behov for at kontakte regionerne, og der er saledes ikke opnaet erfaring hermed.

| afggrelserne er fastsat metode og formel til beregning af en eventuel tilbagebetaling. Da malpopulati-
onerne ikke er ndet, er der ikke i forsagsperioden opnéet erfaring med beregning af tilbagebetaling og
den praktiske proces for selve tilbagebetalingen.

For de pagaeldende laegemidler har der ikke veeret paralleldistribuerede pakninger i forsggsperioden
og der er derfor ikke opnaet erfaring med den problemstilling.

2.3 Hvilke patienter har faet tilskud
Leegemiddelstyrelsen har foretaget en analyse af, hvorvidt de patienter, der har faet laegemidlerne
med klausuleret tilskud i forsggsperioden, har veere omfattet af tilskudsklausulen.

For Brilique 60 mg er denne analyse foretaget ved hjaelp af data fra de nationale sundhedsregistre og
efter samme principper som ved fastseettelsen af malpopulationen. Der er i denne analyse foretaget
nogle vurderinger af, hvordan det bedst ud fra den tilgaengelige data pa tidspunktet kan afgeres, om
en person er omfattet af de enkelte delkriterier i tilskudsklausulen, samt hvilke antagelser, der kan an-
vendes. Analysen er derfor behaeftet med en mindre usikkerhed.

Analysen viser, at ca. 60 % af de personer, der har indlgst recept pa Brilique 60 mg med klausuleret
tilskud, har vaere omfattet af tilskudsklausulen. De resterende personer er ikke omfattet af ét eller flere
af delkriterierne i klausulen og har dermed ikke umiddelbart veeret berettiget til klausuleret tilskud til
leegemidlet.

For Skilarence er det ikke muligt, at afdaekke dette spargsmal ved brug af de nationale sundhedsregi-
stre. Det skyldes, at registrene ikke indeholder tilstreekkelige data til at afggre om en given patient er
omfattet af tilskudsklausulen, herunder om patienten tidligere har forsggt behandling med oral og sub-
kutan methotrexat, samt med biologiske laegemidler. Dette er leegemidler, der i hgj grad enten anven-
des pa eller udleveres vederlagsfrit fra sygehusene, og der indberettes aktuelt ikke landsdaekkende
data for dette forbrug til sygehusmedicinregistret.



3. Interessenters input

Leegemiddelstyrelsen har til brug for evaluering veeret i dialog med de virksomheder, der har vaeret en
del af forsggsordningen samt Laegemiddelindustriforeningen og anmodet om deres input til forsggs-
ordningen. Leegemiddelstyrelsen har endvidere veeret i dialog med Danske Regioner, som er blevet
praesenteret for hovedtemaerne i evalueringen. Danske Regioner havde ingen bemeaerkninger til ho-
vedtemaerne og anferte endvidere, at safremt ordningen videreferes er det afggrende, at udviklingen i
anvendelsen fortsat falges taet.

3.1 Virksomheder

For at fa de involverede virksomheders syn pa sagsbehandlingsprocessen indledte Laegemiddelstyrel-
sen i starten af 2020 en spgrgeskemaundersggelse blandt de 5 virksomheder, der havde ansggt om
generelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikodeling. Formalet var at fa input til evalueringen af forlg-
bet op til ansegningsfristens udlab samt forlgbet med udvaelgelse af kandidater og endeligt de to lse-
gemidler. Ingen af de 5 virksomheder besvarede spgrgeskemaet.

De to virksomheder, der er en del af forsggsordningen, har oplyst, at de overordnet set er positivt ind-
stillet overfor risikodelingsaftaler med myndighederne og for at veere en del af forsggsordningen.
Begge virksomheder har udtrykt generel tilfredshed med forlgbet og tilkendegivet, at der har veeret
god dialog i processen med Leegemiddelstyrelsen, bade i forbindelse med sagsbehandlingen af an-
sggningerne og i forbindelse med monitoreringen af forbruget af leegemidlerne.

Den ene virksomhed oplyste, at de anser det som vaerende en god model til at reducere administratio-
nen hos laegerne i forbindelse med ibrugtagning af nye laegemidler, der ikke opfylder kriterierne for ge-
nerelt tilskud pa normale vilkar. Virksomheden oplyste videre, at ordningen har vaeret en test af om
tilskudsstatus reelt har sa stor en betydning for ibrugtagning som antaget.

Adspurgt om arsagen til det begreensede forbrug af lzegemidlerne oplyste begge virksomheder, om
deres eget produkt, at der er tale om laegemidler, hvor logistikken omkring anvendelsen er omfat-
tende. For det ene laegemiddel skal det besluttes 12 maneder inden behandlingen opstartes om pati-
enten skal fortsaette behandlingen og for det andet leegemiddel, skal patienten fglges teet med blod-
prevekontroller.

Den ene virksomhed oplyste endvidere, at der grundet strategiske beslutninger i virksomheden ikke er
blevet lagt mange ressourcer i markedsfaring af laegemidlet, hvilket forventeligt ogsa har pavirket for-
bruget.

Virksomhederne pegede endvidere pa, at COVID-19 pandemien kan have haft indflydelse pa forbru-
get af laegemidlerne grundet den reducerede aktivitet i sundhedsveesenet.

3.2 Leegemiddelindustriforeningen
Leegemiddelstyrelsen har i lgbet af forsggsordningen afholdt mgder med Laegemiddelindustriforenin-
gen og endvidere modtaget deres skriftlige input til forsggsordningen.

Leegemiddelindustriforeningen oplyser, at forsggsordningen pa det foreliggende grundlag har veeret
velfungerende, og at den har bidraget til at lette patienters adgang til medicin med offentligt tilskud
samt bidraget til at lette de administrative byrder for de praktiserende leeger.

Foreningen finder dog, at en forsggsordning med to lazegemidler i en 3-arig periode ikke kan danne et

fyldestgarende grundlag for at beslutte, om ordningen skal permanentliggares. De foreslar derfor, at
forsggsordningen forleenges og udbygges med henblik pa at afprave brugen af fleksible aftaletyper pa
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et stgrre, men stadig begreenset antal ls&egemidler. Foreningen forslar et Isbende ansagningsvindue,
fremfor en ansggningsfrist som var tilfeeldet i den nuvaerende ordning.

Laegemiddelindustriforeningen foreslar, at man overvejer muligheden for en bredere anvendelse af
fleksible aftaletyper, saledes at det ikke kun omfatter laegemidler, der star til at blive meddelt afslag pa
ansggning om tilskud med begrundelse i medicintilskudsbekendtgarelsen § 1, stk. 3, nr. 5 - der er ri-
siko for, at l,egemidlet anvendes som ferstevalg, uanset dette efter Leegemiddelstyrelsens vurdering
ikke bgar veere tilfaeldet. Foreningen fremhaever, at fleksible aftaletyper kun begr bringes i anvendelse,
nar der er tale om en gkonomisk risiko.

Foreningen fremhaever, at for lsegemidler, hvor det vurderes, at den behandlingsmeaessige veerdi ikke
star i rimeligt forhold til prisen, §1, stk. 2, nr. 2, kan en simpel og konfidentiel rabataftale sikre patien-
terne adgang til ny og innovativ medicin til en pris, hvor Laegemiddelstyrelsen vurderer, at der er en
overenstemmelse med den behandlingsmeaessige veerdi.

Laegemiddelindustriforeningen foreslar endvidere, at fleksible aftaletyper kan bringes i anvendelse for
at skabe klinisk erfaring med et nyt lazgemiddel. For eksempel for leegemidler, der ikke kan opna til-
skud med henvisning § 1, stk. 3 nr. 6 (det er uafklaret, om eller hvornar laegemidlet skal anvendes
som fgrstevalg), mener foreningen, at det vil veere neerliggende at skabe forudsaetningerne for et sa-
dant erfaringsgrundlag via fleksible aftaletyper.

Laegemiddelindustriforeningen anfarer, at ovenstaende fleksible aftaletyper vil kunne veere omfattet af
ngjagtigt de samme praemisser som den nuveaerende forsggsordning, herunder ogsa, at originalprodu-
cerende laegemiddelvirksomheder haefter for omsaetning, der stammer fra parallelimport/-distribution.

4. National og international perspektivering

Markedsfgring af innovative laegemidler med hgje priser er aktuelt en stor udfordring for sundhedsvee-
senet bade nationalt og internationalt. | forsgget pa at begraense den stigende udvikling i de offentlige
udgifter til disse laegemidler anvendes forskellige modeller for aftaler mellem offentlige myndighe-
der/organisationer og leegemiddelvirksomheder.

Nationalt far Amgros aktuelt nye erfaringer med flere forskellige typer af aftaler for at reducere den
usikkerhed, der ofte er forbundet med nye dyre lsegemidler, hvor evidensen er sparsom og/eller er ba-
seret pa meget sma patientpopulationer. Som eksempler pa nye modeller for aftaler kan naevnes ef-
fektbaserede aftaler, hvor der kun betales fuld pris for de patienter, der oplever effekt af en given be-
handling, og aftaler, hvor der betales en differentieret pris afheengig af leegemidlets indikationer og
styrken af evidens. Det er veerd at bemaerke, at sddanne aftaler er ressourcetunge og kraever meget
administration i forhold til indsamling og analyse af valide data. Disse aftaletyper stiller endvidere saer-
lige krav til datagrundlaget, som aktuelt er sveere at imngdekomme.

Internationalt g@res der ligeledes erfaringer med forskellige typer af aftaler, og OECD udgav i starten
af 2020 en rapport om anvendelsen af effekt baserede managed entry agreements” baseret pa blandt
andet input fra 12 OECD-medlemslande. Af figuren nedenfor fremgar de forskellige typer af aftaler.
Aftalerne er overordnet inddelt som financielle eller effektbaserede aftaler. En af de mest anvendte ty-
per, er aftaler med en konfidentiel rabat. Rapporten peger blandt andet pa, at de offentlige myndighe-
der kunne fa gavn af i hgjere grad at dele informationer omkring typer af modeller og outcome, hvilket
aktuelt er steerkt udfordret af fortrolighedspolitikker.

11



Managed Entry
Agreements (MEAs)

Performance-based agreements

Type Financial Siatindiatiooner o » Performance-based
Level Patient-level Population-level Patient-level Population-level
Confidential Yokime of Coverage with Coverage with
discaiintiebola expenditure cap Expenditure cap evidence evidence

development (CED) development (CED)

Design Free initial treatment Price/volume Payment-by-result Payment-by-result

agreement (PbR) (PbR)
Conditional

treatment
continuation (CTC)

Note:  This taxonomy is only based on how agreements are structured. All types of agreements above can exist not only between firms and health care payers but also between firms and other types of
entities that constitute a health system, including government departments or national authorities responsible for coverage or pricing decisions and/or health technology assessment (HTA), regional
health authorities, health care providers, etc. Especially for products used in the hospital inpatient sector, MEAs may be in place between firms and hospitals

Source: Authors based on Carlson (2010js), Ferrario and Kanavos (2013s) and Gerkens et al. (2017)

| nordisk regi geres der ogsa erfaringer med forskellige typer af modeller, og saerligt Sverige har ind-
gaet mange aftaler for laegemidler, der anvendes i bade primaer- og sekundaersektoren. Sverige har i
juni 2021 offentliggjort deres 1. prognose for aftalebesparelser i 20218, hvori de angiver, at de forven-
ter, at deres aktuelle 61 aftaler resulterer i, at laagemiddelvirksomhederne skal kompensere de offent-
lige myndigheder for 2,7 mia. SEK i 2021. Sverige gar brug af forskellige modeller til deres aftaler,
men den mest almindelige model er sakaldte “flade rabatter”, der svarer til, at der gives en fast ra-
bat/procentsats pa alle pakninger. Desuden anvender Sverige modeller, hvor rabatten afhaenger af,
hvor mange pakninger, der seelges, eller hvor mange patienter, der er i behandling med lzegemidlet. |
disse tilfaelde kan rabatten variere afhaengig af for eksempel solgt maengde pa baggrund af foruddefi-
nerede graenser. Der er ogsa set eksempler pa aftaler, som har et mere effektbaseret fokus. Her bru-
ges behandlingsvarighed som et udtryk for effekt. Der er ved indgéelse af aftalen defineret en behand-
lingsvarighed (x - uger) som et udtryk for, at patienten oplever effekt af behandlingen. Hvis behandlin-
gen er afsluttet inden den foruddefinerede behandlingsvarighed, har virksomheden forpligtet sig til at
betale for behandlingen.

Tilsvarende ger bade Norge og Finland sig erfaringer med forskellige typer af aftaler i bade primaer-
og sekundaersektor, dog i vaesentligt mindre omfang end Sverige. Laegemiddelstyrelsen har kun be-
greenset indsigt i modellerne i de to lande, men for Norge kan det naevnes, at der for fa udvalgte laege-
midler i primeersektoren er lavet aftaler. Tilskud til laegemidlerne kan kun opnas pa baggrund af indivi-
duelle ansggninger til myndighederne, som tildeles pa baggrund af foruddefinerede kriterier i lighed
med det danske enkelttilskudssystem.

5. Diskussion

Nedenfor diskuteres forskellige aspekter af forsagsordningen. Da der kun har indgaet to lsegemidler i
forsggsordningen, er det vanskeligt at drage generelle konklusioner om de forskellige forhold, der dis-
kuteres. De to laegemidler ma betragtes som eksempler, og resultaterne kunne have veeret vaesentlig
anderledes ved to andre lzegemidler. Dette gaelder iszer i forhold til det observerede forbrug af de to
lzegemidler i forhold til de fastsatte malpopulationer.
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5.1 Antal ansggninger til forsggsordningen

| forsggsperioden har Leegemiddelstyrelsen bevilget generelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikode-
ling til to laegemidler. Dette antal var fastlagt pa forhand i lovgivningen, og der var derfor fastlagt krite-
rier, som Laegemiddelstyrelsen skulle anvende til udvaelgelse af to laegemidler, safremt der var flere
end to laegemidler, der opfyldte kriterierne for at indga i forsggsordningen. Det var dog kun to ud af
fem ansggte lsegemidler, der opfyldte kriterierne for generelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikode-
ling, og udveelgelseskriterierne kom derfor ikke i anvendelse.

Det faktum, at udveelgelseskriterierne ikke kom i anvendelse, har ikke vaesentlig betydning for evalue-
ringen af ordningen. Kriterierne havde udelukkende til formal at udveelge de to lsegemidler, der skulle
indga i forsggsordningen under den forudseaetning, at der var mere end to laegemidler, der opfyldte kri-
terierne for generelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikodeling. Ved en eventuel permanentligggrelse
eller forlaengelse af forsggsordningen uden fast ansggningsfrist vil udvaelgelseskriterierne ikke vaere
relevante. Ved en forleengelse af forsggsordningen, uden fast ansggningsfrist, vil det forsat vaere mu-
ligt at seette et loft over antallet af leegemidler, der kan indgé i forsagsordningen, safremt det gnskes
fra politisk side. Det kan simpelt gares ved, at Laegemiddelstyrelsen meddeler, at der ikke laengere
kan ansg@ges, nar det maksimale antal er naet.

Det lave antal ansggninger og antal egnede laegemidler viser, at der pa tidspunktet for forsggsordnin-
gens ikrafttraeden ikke var en stor efterspargsel. Det kan skyldes, at der var en fastsat ansegningsfrist,
som ikke gjorde det muligt for virksomhederne at ansgge for lsegemidler, der blev godkendt efter an-
sggningsfristens udlgb, samt at virksomhederne farst gnsker at ansgge om generelt eller generelt
klausuleret tilskud pa almindelige vilkar, hvor de ikke Igber en gkonomisk risiko, fer de ansager om at
indga i en ordning om risikodeling. Laegemiddelvirksomhederne og Lif har tilkendegivet, at de fore-
traekker en ordning, hvor der kan ansgges lgbende i stedet for en fast ansggningsfrist.

5.2 Sagsbehandlingstid

Laegemiddelstyrelsen havde forud for indferelse af forsggsordningen vurderet, at det kunne blive me-
get vanskeligt, og i visse tilfaelde umuligt, at behandle en ansggning om generelt klausuleret tilskud pa
vilkar om risikodeling inden for 90-dagesfristen. Det viste sig ogsa, at sagsbehandlingstiderne var laen-
gere.

En af de afggrende faktorer for sagsbehandlingstiden var fastsaettelse af malpopulationen der, som

forventet, kraevede omfattende litteraturs@gninger og indsamling af data fra forskellige kilder. Sagsbe-
handlingstiderne er yderligere blevet forlaenget af, at der var tale om en forsggsordning med en fastsat
ansggningsfrist. Det betgd, at ans@gningerne skulle behandles sidelgbende og dermed var afhaengige
af hinanden. Begreensede ressourcer medfgrte, at alle sager ikke kunne prioriteres lige hgijt hele tiden.

Det er forventningen, at sagsbehandlingstiden eventuelt vil kunne reduceres, safremt ordningen per-
manentliggeres eller forlaenges uden en fastsat tidsfrist for ansagning. Det er dog forventningen, at
det fortsat kan blive vanskeligt at behandle ansa@gningerne indenfor 90-dagesfristen, grundet det kom-
plicerede arbejde med at fastseette malpopulationen.

Sagsbehandlingstiden vil generelt afhaenge af, om det er et laegemiddel, hvor Leegemiddelstyrelsen
tidligere har behandlet en ansggning om generelt (klausuleret) tilskud og dermed har lavet de indle-
dende vurderinger eller om der er tale om et nyt laagemiddel pa det danske marked. Videre vil sagsbe-
handlingstiden afhaenge af, om laeagemidlet opfylder kriterierne, og der dermed skal fastsaettes vilkar
for risikodeling samt af kompleksiteten i fastseettelsen af malpopulationen.
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5.3 Fastseettelse af malpopulation

Et af de centrale punkter i modellen for risikodeling er fastsaettelse af stagrrelsen af malpopulationen.
Sterrelsen af malpopulationen er afggrende for, hvornar den gkonomiske risiko overgar til virksomhe-
den.

Fastsaettelsen af malpopulationen sker ved hjeelp af data fra forskellige kilder herunder sundhedsregi-
stre, studier samt praktisk erfaring fra eksperter pa terapiomradet. De forskellige kilder er forbundet
med forskellige grader af usikkerheder. Usikkerhederne forbundet med fastsaettelse af malpopulatio-
nen for de to laegemidler vil blive beskrevet i det fglgende, efterfulgt af en samlet usikkerhedsvurdering
for hvert la&egemiddel.

Brilique 60 mg

e Fremskrivning af malpopulation i forhold til tilvaekst og mortalitet er baseret pa linezer ekstra-
polation af et mindre antal malepunkter. Det indebaerer, at det antages, at der er en linezer til-
veekst og mortalitet over tid. Det er en standardmetode, der anvendes ved fremskrivning. Lae-
gemiddelstyrelsen vurderer, at dette kun er forbundet med en lille usikkerhed. Vurderingen
bygger pa, at de data, der blev anvendt til ekstrapolationen for Brillique 60 mg bygger pa eks-
trapolationen for mortaliteten i godkendelsesstudierne og tilvaeksten fra Landspatientregistret.

e Malpopulationen er i hgj grad estimeret pa baggrund af de nationale sundhedsregistre, der
som udgangspunkt betragtes som palidelige registre. For Landspatientregistret er datakvalite-
ten dog afhaeging af leegernes anvendelse af diagnosekoder under journalfgringen, hvilket re-
sulterer i en lille usikkerhed.

o | det tilfaelde, hvor de nationale sundhedsregistre ikke indeholdt fyldestggrende data, har det
veeret ngdvendigt at anvende data fra et klinisk studie. Det anvendte studie er i overvejende
grad baseret pa en patientpopulation, som er vurderet sammenlignelig med den danske. Det
kan dog ikke udelukkes, at anvendelse af studiet er forbundet med en lille usikkerhed. Det har
dog kun en meget lille betydning for estimatet af den samlede malpopulation.

Samlet set vurderes det, at der kun er en lille usikkerhed beheeftet med fastseettelsen af malpopulatio-
nen for Brilique 60 mg. Vurderingen bygger p4, at estimeringen primaert er baseret pa data fra de nati-
onale sundhedsregistre, der anses for at veere palidelige registre med fuldstaendig eller naesten fuld-
steendig datakomplethed. Saledes har det vaeret muligt at fastsaette det teoretiske antal af patienter
med akut myokardieinfarkt og samtidige risikofaktorer, der kunne vaere kandidat til behandling med
Brilique 60 mg, med kun en mindre usikkerhed.

Skilarence

o Fremskrivning af malpopulation i forhold til tilveekst og mortalitet er baseret pa lineaer ekstra-
polation af et mindre antal malepunkter. Det indebeerer, at det antages, at der er en linezer til-
veekst og mortalitet over tid. Det er en standardmetode, der anvendes ved fremskrivning. Det
vurderes, at dette generelt er forbundet med en lille usikkerhed. Estimeringen for mortalitet
bygger pa data fra et dansk studie og med dansk population.

o De nationale sundhedsregistre kunne ikke anvendes til at fremskrive tilvaeksten af patienter
med sveer psoriasis, og der blev derfor anvendt data fra en dansk kvalitetsdatabase, som er
skabt med henblik pa kvalitetssikring og kvalitetsudvikling af behandlingen pa et terapiomrade.
Grundet tidsrammen for sagsbehandlingen af ans@gningerne var det ikke muligt at tilga radata
i databasen, men tilvaeksten blev baseret pa en rapport fra 2018. Det vurderes, at det kun er
forbundet med en lille usikkerhed.

e Da de nationale sundhedsregistre ikke indeholder information om medicin udleveret veder-
lagsfrit fra sygehusene, har det vaeret ngdvendigt at anvende ekspertudtalelse, hvilket er for-
bundet med en vis usikkerhed. Ekspertudtalelser bygger generelt pa personlige erfaringer og
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vil derfor kunne variere afhaengigt af de pagaeldende eksperter. Ekspertudtalelsen, der er an-
vendt i denne sag, er fra Dansk Dermatologisk Selskab og dermed ikke en vurdering fra en
enkeltstaende ekspert, hvilket reducerer usikkerheden en smule. Anvendelse af ekspertudta-
lelser er dog forbundet med usikkerhed.

o Der er endvidere gjort brug af et stort registerstudie, hvor data vedr. skift fra én behandling til
en anden er anvendt til fastsaettelsen af malpopulationen. Studiet bygger pa amerikanske
data, og det kan ikke garanteres, at skiftet udelukkende kan tilskrives manglende effekt, idet
der fx ogsa kan vaere tale om gkonomiske forhold, der har resulteret i et behandlingsskift. Her-
under for eksempel gkonomiske forhold, der ikke er sammenlignelige med danske forhold.

Samlet set vurderes det, at malpopulationen for Skilarence er fastlagt med en vaesentlig usikkerhed,
idet de nationale sundhedsregistre ikke i s& hgj grad har kunnet anvendes péa grund af manglende op-
lysninger om blandt andet sveerhedsgraden af plaque psoriasis og forbrug af methotrexat og biologi-
ske lazegemidler pa personniveau. Dette skyldes, at laegemidlerne udleveres vederlagsfrit fra sygehu-
sene. Beregningerne bygger saledes pa en ekspertudtalelse og forskellige kilder med varierende data-
kvalitet.

5.4 Forbruget af leegemidlerne

Det lave forbrug af de to leegemidler, i forhold til den fastsatte malpopulation, kan skyldes en raekke
forskellige forhold, som vil blive diskuteret i dette afsnit og betyder ikke ngdvendigvis, at der har veeret
stor usikkerhed ved fastsaettelsen. Det var givet, at malpopulationen skulle fastsaettes som det teoreti-
ske antal personer, der ville veere omfattet af tilskudsklausulen, hvorimod det observerede forbrug pa-
virkes af mange faktorer, herunder:

Markedsoptag - Med markedsoptag menes det forhold, at alle relevante patienter ikke kommer i be-
handling fra fgrste dag leegemidlet er markedsfert (eller meddeles generelt tilskud/generelt klausuleret
tilskud), men at der er et gradvist optag, der resulterer i, at den maksimale population er nedsat de far-
ste ar efter markedsfaring. Det har ikke veeret en del af forsggsordningen, at Leegemiddelstyrelsen
ved fastseettelse af malpopulationen skulle inddrage overvejelser om markedsoptag.

| forbindelse med de overvejelser om en model for risikodeling, der var en del af serviceeftersynet af
medicintilskudssystemet i 2017, var der overvejelser omkring inddragelse af markedsoptag ved fast-
seettelse af malpopulationen. Sundhedsdatastyrelsen belyste markedsoptag ved to laagemiddeleksem-
pler inden for diabetesbehandling. Det blev konkluderet, at der vil vaere mange udfordringer ved at
estimere en individuel udvikling i markedsoptag fra laegemiddel til ls=egemiddel, isaer hvis der ikke alle-
rede er markedsferte laagemidler, der ligner. Et forslag var derfor, at hvis der skulle tages hgjde for
markedsoptag, var en mulighed at bruge generiske satser pa tveers af sager, fx 12 % optag ferste ar
og 50 % naeste ar. De eksakte generiske satser blev ikke underbygget naermere. Det bemeerkes dog,
at markedsoptag i praksis ikke er en generisk stgrrelse, men for eksempel athaenger af, hvilken virk-
somhed, der bringer laegemidlet pa markedet, markedsferingsaktiviteter, om der er tale om et innova-
tivt eller et "me to” lzegemiddel samt om behandlingen ivaerkseettes i almen praksis eller ved special-
lzege/sygehus.

Efter normal praksis foretager virksomhederne estimater af det forventede forbrug ved at inkludere an-
tagelser om markedsoptag ved ans@gning om generelt eller generelt klausuleret tilskud. Dette er ogsa
sket i forbindelse med ans@gning om generelt klausuleret pa vilkar om risikodeling. Virksomhedernes
estimater var ca. 3 gange sa lave som de teoretiske fastsatte malpopulationer i afggrelsen.
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Pa baggrund af ovenstaende, kan det ved en permanentliggerelse eller forlaengelse af forsaggsordnin-
gen overvejes, at der fremover skal inddrages antagelser om markedsoptag i fastsaettelsen af malpo-
pulationen. Det er forventningen, at malpopulationen hermed bliver mere realistisk. Det vil indebeere,
at der forud skal defineres en metode for vurdering af markedsoptag.

Behandlingsvalg — Laegernes valg af behandling beror pa en raekke forhold og vurderinger. Malpopu-
lationen er fastsat som det teoretiske antal patienter, der vil veere omfattet af tilskudsklausulen, men
der kan vaere mange laegefaglige grunde til, at laegerne veelger ikke at behandle med lzegemidlerne.
For Brilique 60 mg vil vurderingen om ivaerksaettelse af behandlingen bero pa en afvejning af risikoen
for henholdsvis blodprop uden behandling og blgdning ved behandling. Der kan veere forhold hos den
enkelte patient, fx arbejdsrelaterede forhold, der gar, at risikoen for blgdning vaegter hgjere. For Skila-
rence er der en raekke andre behandlingsmuligheder, som lsegen kan veelge, og som der er starre er-
faring med i det danske sundhedsveesen. Det var ikke hensigten, at Laagemiddelstyrelsen skulle ind-
drage disse forhold i fastsaettelsen af malpopulationen.

Markedsfgring — Nar en virksomhed bringer et laagemiddel pa markedet vil virksomheden typisk ivaerk-
seette tiltag, der skal gge lsegernes viden om lsegemidlet og dermed gge sandsynligheden for, at lze-
gerne tager lazegemidlet i brug. | forbindelse med denne evaluering oplyste den ene virksomhed, at det
grundet strategiske beslutninger i virksomheden blev nedprioriteret at markedsfere det lsegemiddel,
der var omfattet af forsggsordningen.

En stor del af forsggsperioden har veeret under COVID-19. Sundhedsvaesenets fokus pa pandemien
kan have betydet, at faerre patienter er blevet sat i behandling med de to laeagemidler, end tilfaeldet ville
have veeret under normale omstaendigheder.

5.5 Hvilke patienter har faet tilskud

Modellen for forsggsordningen bygger pa, at Leegemiddelstyrelsen vurderer, at der en risiko for, at pa-
tienter udenfor den definerede tilskudsklausul behandles med lzegemidlet med tilskud pa trods af, at
det ikke er en rationel behandling for disse patienter.

For Brilique 60 mg er det undersagt, om de patienter, der har faet lszegemidlet med klausuleret tilskud,
har vaeret omfattet af klausulen. Data viser, at ca. 60 % af de personer, der har indlgst recept pa Bri-
ligue 60 mg med klausuleret tilskud har vaere omfattet af tilskudsklausulen. Data understatter saledes,
at der for Brilique 60 mg er risiko for, at det er de "forkerte” patienter, der far tilskud og viser, at til trods
for, at antallet af personer, der har indlgst recept pa lsegemidlet med klausuleret tilskud, er meget min-
dre end den fastsatte malpopulation, er der en stor andel, der ikke har vaeret berettiget til klausuleret
tilskud. For Skilarence har det ikke veeret muligt at unders@ge, om patienterne har veeret omfattet af
tilskudsklausulen. Den anvendte model for generelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikodeling kan
ikke handtere denne risiko pa patientniveau, men tager udelukkende hgjde for, om det totale antal
personer overstiger den teoretisk fastsatte malpopulation.

Laegemiddelstyrelsen har tidligere foretaget en intern kortlaegning af klausuleringsordningen via ud-
traek leveret af Sundhedsdatastyrelsen. Ved denne kortlaegning blev en reekke laegemidler/grupper af
lzegemidler udvalgt, hvor det var muligt at estimere, om en borger opfylder tilskudsklausulen ud fra
data fra Laegemiddelstatistikregisteret og Landspatientregisteret. Kortlaegningen viste, at der er meget
stor forskel pa, hvor stor andel af de borgere, der far klausuleret tilskud til et laegemiddel, der ser ud til
at opfylde klausulen alt efter hvilken laegemiddelgruppe/hvilket lazagemiddel, der ses pa. Tallene viste
saledes en variation fra helt ned til 12 % og op til 86 %. De ca. 60 % for Briligue 60 mg er saledes in-
den for dette spaend.
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Kortleegningen viser saledes, at risikoen for, at det ikke er de rigtige patienter, der far klausuleret til-
skud generelt er en iboende risiko i det danske medicintilskudssystem og ikke udelukkende knyttet til
forsggsordningen. Leegemiddelstyrelsen er bekendt med, at Norge oplever lignende udfordringer.

5.6 Betydning af ordningen

Forsggsordningen har betydet, at lzegerne ikke har skullet ansgge om enkelttilskud ved ordination af
de to laegemidler til patienter omfattet af tilskudsklausulerne, hvilket har lettet den administrative byrde
for leegerne i forbindelse med ordinationen. Forbruget af de to lzegemidler indikerer dog, at denne ad-
ministrative lettelse ikke har haft en stor betydning for forbruget af ls&egemidlerne, da der ikke ses en
stor stigning i forbruget, hverken ved forsggsordningens begyndelse eller undervejs i forsggsordnin-
gen. Dette er i kontrast til forventningerne om, at flere patienter ville saettes i behandling. Det betyder,
at forsggsordningen kun har haft en lille betydning for patienterne, samt at regionernes udgifter til til-
skud til de to lsegemidler ikke har veeret pavirket naevnevaerdigt af forsagsordningen.

6. Konklusion

Formalet med fors@gsordningen var blandt andet at styrke patienternes adgang til tilskud til receptplig-
tige laegemidler og samtidig give patienterne mulighed for hurtigere og nemmere ibrugtagning af nye
og innovative leegemidler. Udgangspunktet var, at forsggsordningen kunne medvirke til, at flere pati-
enter, der efter Laegemiddelstyrelsens vurdering er berettigede til tilskud til de omfattede laegemidler,
fremover ville fa tilskud, hvis ikke alle far fik enkelttilskud (f.eks. hvis lsegen ikke s@ger herom).

| forsggsperioden har to lsegemidler haft generelt klausuleret tilskud pa vilkar om risikodeling. Uden
forsggsordningen ville lzegerne skulle sgge om enkelttilskud til patienternes behandling med de to lae-
gemidler. Forsggsordningen har derfor styrket patienternes adgang til tilskud til receptpligtige lsege-
midler, men forbruget indikerer dog, at det ikke har haft en stor betydning for, hvor mange patienter,
der er blevet behandlet med de to lzegemidler.

| forhold til at give patienterne mulighed for hurtigere og nemmere ibrugtagning af nye og innovative
laegemidler vil det kun kunne opfyldes, hvis laegemidlerne, der indgar i forsggsordningen, er nye og
innovative. Hovedparten af de nye innovative lsegemidler, der markedsferes i dag, retter sig mod be-
handlinger foretaget i hospitalssektoren, og er dermed ikke laegemidler, der indgar i det danske medi-
cintilskudssystem. De laegemidler, der har vaeret omfattet af forsggsordningen var allerede pa marke-
det forud for forsggsordningens ikrafttraeden og kan saledes ikke betragtes som veerende nye. De kan
ligeledes ikke betragtes som veerende innovative, om end "innovative” ikke er naermere defineret. For-
sggsordningen har derfor ikke givet patienterne hurtigere og nemmere adgang til nye og innovative
laegemidler.

Forsggsordningen havde endvidere til formal, at give mulighed for at opna erfaringer med risikodeling i
det danske medicintilskudssystem.

Forsggsordningen har tilvejebragt erfaringer med risikodeling i det danske medicintilskudssystem, om-
end i begraenset omfang. Der indgik kun to lsegemidler i fors@gsordningen, og derfor er det vanskeligt
at drage generelle konklusioner omkring de forskellige forhold, der indgéar i forsggsordningen. Derud-
over er der ikke opnaet erfaring med flere forhold, herunder tilbagebetaling af tilskud. Dertil kommer,
at en stor del af forsggsperioden har vaeret under COVID-19, hvilket muligvis betyder, at den ikke er
repraesentativ. | starten af pandemien indferte Danmark en raekke tiltag med henblik pa at mindske
smittespredningen, der resulterede i en markant reduktion af aktiviteten i sundhedsvaesenet®. Det kan
derfor ikke udelukkes, at faerre patienter er blevet sat i behandling med de to laegemidler i denne peri-
ode sammenlignet med normale omstaendigheder.
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For at opna et starre erfaringsgrundlag kan det derfor overvejes at forlaenge forsggsordningen og in-
kludere flere laegemidler, inden der konkluderes pa overvejelser om en eventuel permanentliggarelse.
| den forbindelse kan det overvejes at give mulighed for Isbende ans@gning den farste del af perioden,
hvilket muligvis kan reducere laengde pa sagsbehandlingstiden og @ge antallet af ansggninger. Som
naevnt vil det forsat vaere muligt at szette et loft over antallet af leegemidler, der kan omfattes, safremt
det gnskes fra politisk side. For at opna et mere realistisk, fremfor teoretisk, estimat af malpopulatio-
nen kan det overvejes at inddrage antagelser om markedsoptag ved fastsaettelsen af malpopulatio-
nen.

Forventningen til forsggsordningen var endvidere, at den kunne gavne laagemiddelvirksomhederne,
idet industrien forud havde papeget, at nar et laegemiddel er meddelt tilskud, kan det generere gkono-
miske gevinster pa andre markeder. Det er ikke muligt ud fra det foreliggende datagrundlag at konklu-
dere, om forsggsordningen har bidraget til at generere gkonomiske gevinster pa andre markeder.

Den ene virksomhed, der indgik i forsggsordningen, havde desuden en forhabning om, at ggre sig er-
faringer med, hvilken betydning tilskudsstatus har for ibrugtagning af et nyt laegemiddel. Erfaringerne
fra forsggsordningen indikerer, at det ikke har den store betydning, at lzegerne ikke har skulle sgge
om enkelttilskud henset til det begraensede forbrug. Det er dog pa det foreliggende grundlag ikke mu-
ligt at drage konklusioner, om dette er et generelt billede. Videre kan det ikke udelukkes, at andre lze-
gemidler, havde vist i et andet billede.

Forsggsordningen bygger pa en simpel model for risikodeling, der samtidig har vaeret let at handtere i
det nuveerende medicintilskudssystem. Som beskrevet i afsnit 4, om National og international per-
spektivering, er der flere lande, der aktuelt ger sig erfaringer med forskellige typer af risikodelingsafta-
ler bade i primeer- og sekundaersektor. Industrien har i tillaeg hertil ogsa ytret anske om, at der gives
mulighed for at indga mere flexible aftaletyper, end den model forsggsordningen bygger pa. Det fore-
slas blandt andet, at la=agemidler, der ikke opfylder medicintilskudsbekendtggrelsens § 1, stk. 2, nr. 2 -
om laegemidlets pris star i rimeligt forhold til dets behandlingsmaessige veerdi, ogsa kan vaere kandida-
ter til at indga i en eventuel forleengelse og udbygning af forsggsordningen. Dette kan ske ved, at der
abnes op for muligheden for simple, men konfidentielle rabataftaler. Dette vil efter Lif's vurdering resul-
tere i, at erfaringsgrundlaget styrkes veesentligt.
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