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Ap-Michaelsen krever strakstiltak 
for bedre tilgang til nye medisiner: 
– Har fått nok

Her er Aps fem forslag:
1.Ny unntaksbestemmelse: Norske leger kan søke om å få 
benytte utprøvende medisiner på enkeltpasienter som skiller 
seg fra sin pasientgruppe, selv om medisinen ikke er godkjent. 
Men ordningen fremstår tilfeldig. Michaelsen mener det bør 
etableres et nasjonalt råd som kan ta slike vurderinger.
2.Etablere en såkalt «second opinion-ordning»: Ordning etter 
modell fra Danmark, som VG har skrevet om tidligere. Alvorlig 
syke pasienter kan få vurdert sin sykdom og muligheten til å være 
med på kliniske studier av erfarne fagfolk.
3.Nytt regelverk for «compassionate use»: 
Legemiddelindustrien kan gi nye legemidler gratis til pasienter, 
mens medikamentet vurderes. Ap mener regelverket er for strengt, 
og vil lempe på reglene. For eksempel bør pasienter som får 
legemidler gjennom «compassionate use» få fortsette 
behandlingen, selv om medikamentet ikke blir godkjent av staten.
4.Nytt program for kliniske studier. Søknadsprosessen for å få 
gjennomføre studier skal bli mer strømlinjeformet. Studienes 
kostnader skal deles mellom selskapene og staten. Programmet 
kan kombineres med «compassionate use»-ordningen (se over).
5.Norge skal gå i spissen for å etablere et internasjonalt 
prissamarbeid om innkjøp av nye legemidler. Ved å inngå et 
samarbeid på tvers av Europa kan myndighetene hindre at 
legemiddelfirmaene unytter land med gode betalingsvilje og 
økonomiske posisjon.

27.07.17

http://www.vg.no/forbruker/helse/kreft/ap-michaelsen-
krever-strakstiltak-for-bedre-tilgang-til-nye-medisiner-har-
faatt-nok/a/24100353/

http://www.vg.no/nyheter/innenriks/kreft/bjoerg-dalen-47-reddet-livet-med-privat-kreftbehandling-fikk-medisin-som-det-offentlige-ikke-kan-tilby/a/24048892/
http://www.vg.no/nyheter/innenriks/kreft/kreftlege-norge-daarligst-i-norden-paa-utproevende-behandling/a/24011902/
http://www.vg.no/nyheter/innenriks/kreft/bekymret-for-kraftig-nedgang-i-antall-kliniske-kreftstudier/a/24035767/
http://www.vg.no/forbruker/helse/kreft/ap-michaelsen-krever-strakstiltak-for-bedre-tilgang-til-nye-medisiner-har-faatt-nok/a/24100353/


Tema

•Hvordan godkjennes legemidler – MT
• Kjemiske, biologiske og ATMP (genterapi, celleterapi, vevsterapi)
• Unntak fra krav om MT

•Lite blikk på de diskusjoner og utfordringer vi står i
• Raskere tilgang ?!

•Hva gjør/tenker myndighetene
•Spørsmål



Godkjenning av legemidler

•Markedsføringstillatelse MT – samme tid i hele Europa
• Ofte kommer MT raskere i USA

•Nasjonal beslutning om å ta i bruk og finansiere legemidler 
• Ofte tar det litt tid før Beslutningsforum bestemmer seg!
• Det er de samme diskusjonene om kostnader i alle land



25.08.17



Legemiddel X sin normale vei til pasienten

«Firma» utvikler, 
gjør studier og 
dokumenterer

Forskere finner årsak 
og løsning

Myndigheter vurderer 
nytte vs. risiko;

Markedsføringstillatelse 
MT

Myndigheter vurderer 
kostnad vs. nytte;
Pris og refusjon

Helsepersonell 
«forskriver» behandling

Pasienten bestemmer over bruken

Pasienten



Hvem bestemmer ?

Helse- og omsorgsdepartementet

Beslutningsforum
-ledelsen ved alle helseforetakene



Spørsmål om et legemiddel kan skaffes…
GM604 «Genervon» 

-September 22, 2015
Genervon GM604 Reduced TDP-43 Protein Aggregates to Homeostasis Normal Range and thus Slowed Down Heterogeneous 
ALS Progression

Press release

The results of Genervon's Phase 2A clinical trial of GM604 in ALS patients indicated that GM604 has the ability to modulate multiple protein biomarkers, including the above normal TDP-43 back to their 
normal ranges, thus restoring homeostasis. 

-June 29, 2015
Genervon filed patent for using GM604 modulations of ALS disease biomarkers showing homeostasis, leading 
to prognosis and therapeutic treatment for ALS disease

-April 17, 2015
Update on FDA Progress
Genervon is aware of FDA's request for the public release of additional data from its clinical investigations of GM604 in the 
treatment of ALS, and Genervon is reviewing that request...



From: Info Genervon
Date: 17.06.2015 11:28:25
To: sales@fat-tie.com
Cc: arn-bahu@online.no; line.mette@live.no
Subject: Nordic countries

Hi Richard, 
Genervon is filing for FDA approval of GM604 for ALS. See status in this 
link: story_fbid=1657113281176680&id=1600996133455062, http://gm604info.com. We did not and is not interested to file 
for approval under EMA. EMA takes longer than FDA to get approval. ALS patients cannot wait.

"But Genervon can export and sell the GM604 to 35 countries, including Sweden. Most counties has similar Special Access 
Request (SAP) for the local doctors to prescript GM604, to pay for, to import and to treat fatal ALS patients locally. We have 
many foreigner ALS patients asking for GM604." That is what we told you and that is what you are supposed to find out from 
Swedish/Norway Health Authority about their SAP for terminal patients without treatment option such as ALS and the Forms 
local doctors can fill out for him/patient to import investigational orphan drug from the US such as GM604.

For you information Genervon has successfully exported GM604 to ALS patients in Australia and South Africa, Canada is next. 
See attached.

Sincerely,
Genervon Biopharmaceuticals

https://epost.ikomm.no/owa/redir.aspx?SURL=P44Sn-0Mb-B9siPWHNu_BX4fMFmUGxnwTQppYEmH7Wp6RoT-T9zSCG0AYQBpAGwAdABvADoAaQBuAGYAbwBAAGcAZQBuAGUAcgB2AG8AbgAuAGMAbwBtAA..&URL=mailto:info@genervon.com
https://epost.ikomm.no/owa/redir.aspx?SURL=tb9nO4CO2ZMlUy8s6Y9NwqpsI7_TH-WIhKZzPW4qNbR6RoT-T9zSCG0AYQBpAGwAdABvADoAcwBhAGwAZQBzAEAAZgBhAHQALQB0AGkAZQAuAGMAbwBtAA..&URL=mailto:sales@fat-tie.com
https://epost.ikomm.no/owa/redir.aspx?SURL=yO-dMKtz0knXA8efWYc2jc1T0mgsd04nGazCEgzcLe56RoT-T9zSCG0AYQBpAGwAdABvADoAYQByAG4ALQBiAGEAaAB1AEAAbwBuAGwAaQBuAGUALgBuAG8A&URL=mailto:arn-bahu@online.no
https://epost.ikomm.no/owa/redir.aspx?SURL=9WmVxdeSL55147lSfwxw1iGnlbM1achAMnt0C173cul6RoT-T9zSCG0AYQBpAGwAdABvADoAbABpAG4AZQAuAG0AZQB0AHQAZQBAAGwAaQB2AGUALgBuAG8A&URL=mailto:line.mette@live.no
https://epost.ikomm.no/owa/redir.aspx?SURL=OZVXGlUgDSPxctto6EHNL9jKr-dW3jDKF3f7WP5USER6RoT-T9zSCGgAdAB0AHAAcwA6AC8ALwBtAC4AZgBhAGMAZQBiAG8AbwBrAC4AYwBvAG0ALwBzAHQAbwByAHkALgBwAGgAcAA_AHMAdABvAHIAeQBfAGYAYgBpAGQAPQAxADYANQA3ADEAMQAzADIAOAAxADEANwA2ADYAOAAwACYAaQBkAD0AMQA2ADAAMAA5ADkANgAxADMAMwA0ADUANQAwADYAMgA.&URL=https://m.facebook.com/story.php?story_fbid%3d1657113281176680%26id%3d1600996133455062
https://epost.ikomm.no/owa/redir.aspx?SURL=ejM3XgQYI1zfEh0rswwDtfY024U-dCrDSv4UC7dhWoJ6RoT-T9zSCGgAdAB0AHAAOgAvAC8AZwBtADYAMAA0AGkAbgBmAG8ALgBjAG8AbQAvAA..&URL=http://gm604info.com/


…..oppfølging



Skjer det noe?





312 studier i 2015, 387 nå



Fase I Fase II Fase III NDA Fase IV

3 - 6 år 1 - 3 år

10 - 15 år fra idè til ferdig medisin

Mega studier
og register ved

bruk av legemidlet

I virkelighetenHuman 
farmakologi

Terapeutisk 
bekreftende

Terapeutisk 
eksplorativ

100 patients 500 patients 3000 patients

Fase IIIB

Fra forskning til markedsføringstillatelse(MT)

Godkjenning
?
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Hvilke krav stilles til legemidler?

• Legemidler må ha markedsføringstillatelse som følges opp 
kontinuerlig

Kvalitet

SikkerhetEffekt

Vurdering

Nytte
Risiko

Overvåking



Nye targets og nye potensielle legemidler

Pivotale studier, fase I, II og III

MT TIB

NR KE

Bio-medisinsk 
utvikling;
-sekvensering
-molekylære 
sammenhenger
-nye targets
-nye substanser

Udekkede 
behov;
-håp
-marked



Hvordan komme raskere fra forskning til 
pasient ??

Forskning 
og 

utvikling

SA og 
dialog

N/R  
MT

K/N  
Ta i bruk

Kontinuerlig 
oppfølging i bruk

Endringer

SPC med 
dokumentert 
indikasjon, 
kontraindikasjoner, 
forsiktighetsregler 
osv.

Metodevalg, 
data, nødvendig 
evidens vs. 
medical need, 
R/R og N/R

Hvor mye vil vi 
betale for en viss 
nytte, hvordan 
prioritere, HTA ?



Legger myndighetene til rette for tidlig bruk?

• Akselerert godkjenning
• <150 dager (ellers 270 dager)

• Godkjenning med betingelser
• Godkjenning uten fase III studier

• Vitenskapelig- og regelverksveiledning av klinikere og industri
• Nasjonalt - innovasjonsstøtte
• I EU

• Sykehusunntak for avansert terapi ATMP



Pre klin Fase IIIFase IIFase I
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En enkel betraktning



... og en påminnelse
BMJ-
28.09.17



Er det mulig å få tilgang til legemiddel før 
det er godkjent?

Ja !!



Hvordan?

• Delta i legemiddelutprøving
• Forutsetter at det er en studie rimelig nær der du bor

• Få legemiddelet på godkjenningsfritak
• Forutsetter at det er en leverandør og at legen søker om fritak

• Compassionate use
• Forutsetter at et firma søker om compassionate use

program







Er myndighetens krav et hinder for nye 
legemidler?

Myndighetene blir kritisert for
• Å være for risiko-tolerante og akseptere for mye usikkerhet
• Å være unødvendig risiko-avers, og forlange for mye data, 
eller utsette beslutning og uvillige til å gi rom for usikkerhet

«Risikoen ved å ikke ta noen risiko!»





Legger myndighetene til rette for 
«ulønnsomme» legemidler?
• Lovverk for sjeldne sykdommer – Orphan – COMP

• rammer <5 av 10 000
• ingen effektiv behandling

• sannsynlig klinisk betydningsfullt gjennombrudd

• Gratis hjelp gjennom hele utviklingsperioden
• Ekstra patentbeskyttelse

• Pr. dato 135 orphan legemidler med MT i EU



Legger myndighetene til rette for innovasjon?

Nye tiltak for å gi raskere tilgang til nye legemidler i EU

• Adaptive pathway
• Godkjenning med betingelse
• Involvere «de som skal betale» tidlig i godkjenningsprosessen

• PRIME prosedyre
• Tidlig og kontinuerlig rådgiving fra myndighetene
• Akselerert behandling
• Levere oppdatert data etter hvert

• Adaptive kliniske studier



Visjon og strategi

• Involvere pasienter

• Proaktiv åpenhet



Hvilken rolle kan pasientene spille?

“Nothing about them without them”

Pasienters innsikt og synspunkter inn i planlegging av kliniske studier

Pasienter deltar og legger premisser for vurdering av nytte/risiko



Konklusjon
• Mange alvorlige sykdommer mangler fortsatt behandlingstilbud!

• På legemiddelområdet er Norge en del av EU
• Beslutning om pris og refusjon gjøres nasjonalt

• Det utvikles godkjenningsordninger for raskere tilgang til nye medisiner
• OBS! Risiko og den etiske debatten knyttet til kostnader

• Det er også mulig å få tilgang til bruk før godkjenning

• Pasienter får stadig viktigere rolle i planlegging og godkjenning

• Myndighetene viser mye større åpenhet nå enn før



…takk for oppmerksomheten

Med håp for fremtiden!



www.legemiddelverket.no
www.ema.europa.eu

ask-us@legemiddelverket.no

Spørsmål ?

http://www.legemiddelverket.no/
http://www.ema.europa.eu/
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