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Efmody harde kapsler far ikke generelt eller generelt klausuleret tilskud

Afgorelse

Efmody harde kapsler med modificeret udlgsning med indhold af hydrokortison i

styrkerne 5 og 10 mg far ikke generelt eller generelt klausuleret tilskud.

Sagsfremstilling

| har den 14. oktober 2021 ansagt om generelt tilskud til Efmody harde kapsler med

modificeret udlgsning med indhold af hydrokortison i styrkerne 5 og 10 mg.

Godkendt indikation
Efmody er ifalge produktresuméet! indiceret til behandling af adrenogenitalt syn-
drom (AGS) hos unge fra 12-arsalderen og voksne.

Udleveringsgruppe
Efmody er placeret i udleveringsgruppe B.

Anbefalet dosis og anvendelse
De anbefalede erstatningsdoser med hydrokortison er 10-15 mg/m2/dag hos unge
fra 12 arsalderen, der ikke er helt udvokset, og 15-25 mg/dag hos fuldvoksne unge
og voksne patienter med AGS.

Behandling med Efmody bar ifglge produktresuméet indledes af laeger med erfa-
ring i behandling af AGS.

Vederlagfri udlevering

Kortikosteroider kan udleveres gratis til patienter med kronisk primaer binyrebarkin-
sufficiens, uanset at patienten ikke er indlagt pa sygehuset, hvis patienten stadig
anses for at veere i sygehusbehandling, Det ger sig fx geeldende, nar der er behov
for teet styring af medicineringen og en korrekt anvendelse af laegemidlet forudseet-
ter indgdende kendskab til patienten samt en omfattende viden om laeagemidlet og
sygdommen, som kun besiddes af en specialafdeling. Medicin, der er omfattet af
denne ordning, er opfart pa en seerlig liste?.

Adrenogenitalt syndrom (AGS)

AGS er en medfgdt sygdom og er en primaer binyrebarkinsufficiens som skyldes
mangel pa hormoner (kortisol og det saltbesparende hormon aldosteron), som nor-
malt bliver produceret i binyrebarken. Manglen pa binyrebarkhormoner kan give
livstruende salttab fra nyrerne og fere til aget produktion af mandlige kgnshormo-
ner med deraf fglgende pavirkning af kensorganer i mandlig retning. AGS kan
have forskellige sveerhedsgrader. Sygdommen kan forekomme i en klassisk form
med sveer enzymmangel og i en ikke-klassisk form med let enzymmangel. Den
klassiske form kan vaere tab af salt eller simpelt viriliserende (pavirket i mandlig ret-
ning)3.
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Behandllingsvejledning

Ifelge Dansk Endokrinologisk Selskabs (DES) behandlingsvejledning* Binyrebark-
insufficiens fra 2018 indebaerer behandling af AGS en livslang erstatning af de
manglende hormoner. Hydrokortison er det anbefalede glukokortikoid til behand-
ling af AGS, idet det erstatter den fysiologiske kortisol produktion. Enkelte patienter
har et minimalt behov for mineralokortikoid (fludrokortisonacetat) og kan ngjes med
en meget lille dosis fa dage om ugen — evt. blot tilskud af bordsalt.

Selskabet skriver i sin vejledning, at behandling af AGS er en vanskelig balance
mellem hyperandrogenisme og hyperkortisonisme. Underbehandling medfarer ri-
siko for Addison krise og medfarer gget adrenal androgen produktion og overbe-
handling kan medfere nedsat vaekst, forhgjet blodtryk og iatrogen Cushing’s syn-
drom. Selskabet skriver endvidere, at behandlingen er centraliseret pa hgjt specia-
liseret endokrinologisk afdeling, og kraever involvering af bade endokrinologer, gy-
naekologer, plastikkirurger samt genetisk radgivning og undertiden psykologisk
hjeelp.

Sagsforigb
| har den 14. oktober 2021 ansg@gt om generelt tilskud til Efmody harde kapsler
med modificeret udlgsning med indhold af hydrokortison i styrkerne 5 og 10 mg.

| vores pateenkte afggrelse laegger vi op til at Efmody ikke vil blive tildelt generelt
eller generelt klausuleret tilskud. Vi henviser til, at vi vurderer, at Efmody hovedsa-
geligt anvendes i sygehusbehandling samt, at vi vurderer, at der ikke foreligger
ganske seerlige forhold, der kan fgre til et andet resultat.

Vi har den 15. december 2021 partshert jer over vores pataenkte afgarelse.
Vi modtog jeres hgringssvar den 10. januar 2022.

Begrundelse

Det fremgar af medicintilskudsbekendtggrelsens? § 1, stk. 2, at Leegemiddelstyrel-
sen ved vurderingen af, om der skal ydes generelt tilskud til et lzegemiddel, laegger
vaegt pa, 1) om lzegemidlet har en sikker og vaerdifuld terapeutisk effekt pa en vel-
afgraenset indikation, og 2) om lsegemidlets pris star i rimeligt forhold til dets be-
handlingsmeaessige veerdi, jf. dog stk. 3 og 4.

Der fremgar af § 1, stk. 3, at med mindre ganske saerlige forhold ger sig gaeldende,
ydes der ikke generelt tilskud til et lsegemiddel, hvis

1) iveerkseettelse af behandling med leegemidlet kraever seerlig undersggelse og di-
agnosticering,

2) der er neerliggende risiko for, at laegemidlet vil blive anvendt uden for den god-
kendte indikation,

3) laegemidlet udelukkende eller overvejende anvendes til formal, hvortil der ikke
med rimelighed kan forventes tilskud fra regionsradet,

4) legemidlets effekt ikke er klinisk dokumenteret,

@ Bekendtgarelse nr. 1781 af 18. december 2018 om medicintilskud. Tilgeengelig fra: https://www.retsin-
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5) der er risiko for, at leegemidlet anvendes som fgrstevalg, uanset dette efter Lae-
gemiddelstyrelsens vurdering ikke bar veere tilfaeldet,

6) det er uafklaret, om eller hvornar laegemidlet skal anvendes som fgrstevalg,

7) der er neerliggende risiko for, at laegemidlet gares til genstand for misbrug,

8) leegemidlet hovedsageligt anvendes i sygehusbehandling, eller

9) legemidlet pa grund af en seerlig lazagemiddelform ikke kan indtages af patienten
selv.

Efmody opfylder ikke kriterierne for generelt tilskud.

Vi vurderer, at Efmody hovedsageligt anvendes i sygehusbehandling og dermed
ikke opfylder kriteriet for generelt tilskud i medicintilskudsbekendtgarelsens § 1,
stk. 3, nr. 8.

Vi leegger ved denne vurdering veegt pa, at det af Dansk Endokrinologisk Selskabs
(DES) behandlingsvejledning Binyrebark-insufficiens fra 2018 fremgar, at
behandlingen af AGS er centraliseret pa hgijt specialiseret endokrinologisk
afdeling, og kraever involvering af bade endokrinologer, gynaekologer,
plastikkirurger samt genetisk radgivning og undertiden psykologisk hjaelp.

Vi laegger endvidere vaegt pa, at kortikosteroider ifelge Danske Regioners liste
over "Vederlagsfri udlevering af medicin til seerlige ikke-indlagte patientgrupper, der
er i fortsat sygehusbehandling”, kan udleveres gratis til patienter med kronisk
primaer binyrebark-insufficiens, hvor der er behov for teet styring af medicineringen
og en korrekt anvendelse af laegemidlet forudsaetter indgaende kendskab til
patienten samt en omfattende viden om lzegemidlet og sygdommen, som kun
besiddes af en specialafdeling. Det vurderer vi med henvisning til Dansk
Endokrinologisk Selskabs (DES) behandlingsvejledning Binyrebark-insufficiens fra
2018 om behandling af AGS ggr sig geeldende for Efmody.

Vi vurderer, at der ikke foreligger ganske seerlige forhold, der kan fore til et andet
resultat.

Det fglger af medicintilskudsbekendtgerelsens § 1, stk. 4, at Laegemiddelstyrelsen i
overensstemmelse med kriterierne fastsat i § 1, stk. 2 og 3, vurderer, om
regionsradets tilskud skal betinges af, at lsegemidlet ordineres med henblik pa
behandling af bestemte sygdomme eller persongrupper (generelt klausuleret
tilskud).

Vi kan ikke identificere bestemte sygdomme eller persongrupper til behandling af
hvilke Efmody opfylder kriterierne for generelt tilskud. Begrundelsen herfor er som
ovenfor naevnt.

| jeres hgringssvar af 10. januar 2022, anferer |, at der efter opstart vil vaere patien-
ter, der ikke har behov for taet styring fra hospitalet og anmoder om vores stillingta-
gen til, om dette forhold kan udgere ganske seerlige forhold, som kan fore til, at
Efmody far generelt klausuleret tilskud til patienter omfattet af den godkendte indi-
kation.

Vi vurderer fortsat, at Efmody hovedsageligt anvendes i sygehusbehandling og at
der ikke foreligger ganske seerlige forhold, der kan fgre til et andet resultat. Dette
geelder ogsa, hvis et generelt tilskud blev klausuleret til patienter omfattet af
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indikationen. Vi lzegger veegt pa, at endokrinologerne skriver i deres
behandlingsvejledning, at behandlingen er centraliseret pa hgjt specialiserede
endokrinologiske afdelinger, og det forhold, at der matte vaere enkelte patienter,
der ikke bliver fulgt pa en sadan afdeling, mener vi ikke udger ganske seerlige
forhold, der kan fgre til et andet resultat.

Retsregler
Afggrelsen er truffet med hjemmel i § 1, stk. 3, nr. 8, sammenholdt med stk. 4. i
medicintilskudsbekendtgarelsen®.

Revurdering
Afgerelsen er truffet pa baggrund af oplysninger til radighed pa afggrelsestidspunk-
tet. Hvis disse senere andrer sig, kan vi revurdere afggrelsen.

Tilskudsstatus for Efmody bliver revurderet i forbindelse med den regelmaessige re-
vurdering af laegemidlers tilskudsstatus.

Med venlig hilsen
(Z/A i
Ulla Kirkegaard Madsen
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