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Kaere Tanja

Muskelsvindfonden takker for muligheden for at afgive hgringssvar til udkastet til bekendtggrelse
om pligtmeessige lagre og indberetningspligt for kritiske laegemidler samt udkastet til
bekendtggrelse om leegemidler omfattet af pligtmaessige lagre og indberetningspligt for kritiske
leegemidler.

| forbindelse med gennemgangen af udkastet blev vi opmaerksomme pa listen over kritiske
lzegemidler. Her bemaerkede vi, at laegemidlerne til sygdommen Spinal Muscular Atrophy
(SMA) ikke fremgar af listen.

Vivil derfor gerne hgre, hvad arbejdsgangen er for at fa bilag 1 udvidet, og hvilke kriterier
legemidlerne skal leve op til for at komme pa listen?

Til orientering:
SMA kan i dag behandles med tre forskellige laegemidler — alle godkendt af Medicinradet. Falles

for behandlingerne er, at de forsinker sygdomsprogressionen og dermed gger patienternes
overlevelse, funktionsniveau og livskvalitet. For denne patientgruppe er det helt afggrende, at
adgangen til disse lzegemidler er stabil og uafbrudt, da selv kortvarige behandlingsafbrydelser
kan medfgre irreversibelt funktionstab.

e Zolgensma (M09AX09): En genterapi, der gives til nyfgdte efter positiv screening via
halprgven. Behandlingen skal gives hurtigst muligt, da forsinkelse kan fgre til varigt tab af
funktionsevne. For bgrn med den svaereste form for SMA kan manglende adgang til
behandlingen vaere livstruende.

¢ Evrysdi (Risdiplam) (M09AX10): En daglig mikstur/tablet, som er Medicinradets fgrstevalg
til de fleste med SMA. For mange borgere med SMA har denne behandling vaeret
livseendrende, og afbrydelser kan hurtigt fgre til tab af allerede opnaet funktion.

e Spinraza (Nusinersen) (M09AXO07): En rygmarvsinjektion, der gives hver fjerde maned.
Denne behandling er saerligt vigtig for dem der ikke responderer optimalt pa Evrysdi.

For mennesker med SMA er det altsa kritisk, at disse laegemidler indgar i kategorien af kritiske
legemidler, sa der sikres tilstraekkelige lagre og stabile forsyningslinjer.

Pa forhand mange tak for hjaelpen og for det vigtige arbejde Laeegemiddelstyrelsen udfgrer for at
sikre patienternes adgang til livsngdvendig medicin.
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