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Grundnotat til Folketingets Europaudvalg om forslag il
kommissionsbeslutning om udstedelse af markedsferings-
tilladelse for laegemidlet til sjaldne sygdomme Soliris -
Eculizumab

Resumé

En vedtagelse af det foreliggende forslag vil indebaere, at der udstedes en
markedsfaringstilladelse til lzegemidlet Soliris. Laegemidlet anvendes il
behandling af paroksystisk nokturn haemoglobinuri (PNH).

En vedtagelse af forslaget kan indebaere behandlingsmaessige fordele, og i
den sammenhaeng udger forslaget en forbedring af sundhedsbeskyttelses-
niveauet i Danmark

1. Indledning

Kommissionens forslag (EU/1/07/393/001 (EMEA/H/C/791)) til den ovenfor
naevnte beslutning er fremsendt til medlemsstaterne den 1. juni 2007.
Endvidere foreligger der beslutning i henhold til artikel 127a i Europa-
Parlamentets og Radets direktiv 2001/83/EF, for sa vidt angar tilladelse til
markedsfering af laagemidlet Soliris.

Forslaget har som retsgrundlag artikel 10, stk. 2, i Radets forordning
726/2004 om fastleeggelse af faellesskabsprocedurer for godkendelse og
overvagning af human- og veterinaermedicinske laegemidler og om opret-
telse af et europeeisk laegemiddelagentur.

Forslaget behandles i skriftlig procedure, og Kommissionen har oplyst, at
medlemsstaternes stillingtagen til forslaget skal vaere formanden for for-
skriftskomitéen i heende senest den 15. juni 2007.

Efter forordning 726/2004 skal en central godkendelsesprocedure falges
ved ansggninger om udstedelse af markedsfaringstilladelse til leegemidler
udviklet pa grundlag af en reekke bioteknologiske fremgangsmader. Proce-
duren skal desuden anvendes ved godkendelse af Ilsegemidler til
mennesker med et indhold af nye aktive stoffer (der ikke tidligere har veeret
godkendt i et leegemiddel inden for EU), nar de pageeldende lszegemidler er
fremstillet til behandling af immunforsvarssygdomme, kraeft, visse
nervelidelser, sukkersyge og sjaeldne sygdomme samt ved godkendelse af
veterinzere laegemidler bestemt til at fremme dyrs vaekst eller produktivitet.

Virksomhederne kan endvidere frivilligt anmode om anvendelse af den cen-
trale procedure for andre laeagemidler med et nyt aktivt stof, laegemidler som
er behandlingsmaessigt, videnskabeligt eller teknisk nyskabende, samt
leegemidler hvor en tilladelse pa feellesskabsplan kan veere til gavn for
patienterne.



Ansggninger, der behandles efter den centrale procedure, indsendes til Det
Europaeiske Leegemiddelagentur. Laegemiddelagenturets udtalelse om an-
sggningen afgives af et af agenturets videnskabelige ekspertudvalg. Ved
ansggninger om godkendelse af lsegemidler til sjeeldne sygdomme afgives
forst udtalelse af COMP (Committee on Orphan Medicinal Products -
Udvalget for Leegemidler til Sjaeldne Sygdomme), der afger, om det pageel-
dende produkt kan fa status som et laegemiddel til sjeeldne sygdomme. Sa-
fremt COMP kan godkende denne status, afgives herefter udtalelse af
CHMP (Committee for Medicinal Products for Human Use — Udvalget for
Humanmedicinske Laegemidler). Hvert medlemsland har udpeget 1
medlem til henholdsvis COMP og CHMP.

Kommissionen treeffer afggrelse om godkendelse eller naegtelse af god-
kendelse af udstedelse af en markedsfaringstilladelse efter forvaltnings-
proceduren i Det Stadende Udvalg for Humanmedicinske Laegemidler. Kom-
missionen vedtager de foresldede foranstaltninger, der straks finder an-
vendelse. Opnas der ikke kvalificeret flertal i udvalget, forelaegger Kommis-
sionen sin beslutning for Radet. Kommissionen kan i sa fald udsaette an-
vendelsen af de foranstaltninger, den har vedtaget, i 1 maned. Radet kan
med kvalificeret flertal treeffe anden afgerelse inden for 1 maned. Har
Radet ikke inden for fristen pad 1 maned truffet en anden afgerelse,
gennemfgrer Kommissionen sin beslutning.

2. Forslagets formal og indhold

Vedtagelse af Kommissionens forslag til beslutning indebzerer, at der af
Kommissionen kan udstedes en markedsferingstilladelse til laegemidlet
Soliris, som giver adgang til at markedsfgre leegemidlet i samtlige 27
medlemslande.

Kort beskrivelse af lsegemidlet

Soliris er et rekombinant, humaniseret, monoklonalt 1gG2/4k-antistof, der
bindes til humant komplementprotein C5 og haammer den terminale kom-
plementaktivering, som er en vigtig faktor for udvikling af haemolytisk anze-
mi hos patienter med den sjaeldne genetisk betingede blodsygdom Parok-
systisk nokturn haemoglobinuri (PNH).

Laegemidlet indgives som en intravengs infusion ugentligt i 4 uger, hvor-
efter virkningen vedligeholdes med infusion hver 5. uge. Behandlingen
medfgrer mindre haamolyse og dermed mindre behov for blodtransfusion,
som indtil fremkomsten af Soliris var eneste behandlingsmulighed for
patienter med PNH.

De hyppigste bivirkninger er hovedpine, infusionsreaktioner samt gget risi-
ko for alvorlige infektioner, herunder meningokokinfektioner.

Til markedsfaringstilladelsen til Soliris er der fastsat en raekke betingelser
eller begreensninger som angivet i artikel 127a i Direktiv 2001/83/EF, som
medlemsstaterne er forpligtet til at implementere nationalt.

Soliris ma kun udleveres efter begraenset recept; i Danmark vil leegemidlet
kun blive udleveret pa sygehuse.



3. Neerhedsprincippet

Der er tale om en gennemfarelsesforanstaltning for en allerede vedtagen
retsakt. Overvejelser om naerhedsprincippet er derfor ikke relevante.

4. Udtalelser

Europa-Parlamentet skal ikke udtale sig om forslaget.

5. Forslagets konsekvenser for Danmark

Paroksystisk nokturn haemoglobinuri (PNH) er en meget sjaelden genetisk
betinget haemolytisk anzemi, som bevirker, at de rgde blodlegemer nedbry-
des i blodbanen pga. komplementpavirkning. Sygdommen viser sig oftest i
voksenalderen ved rgdfarvning af urinen (seerligt om morgenen). Der kan
desuden opsta sma blodpropper iseer i de blodkar, der forsyner mave-tarm
kanalen, hvilket bevirker karakteristiske kraftige mavesmerter. | nogle til-
feelde udvikles en aplastisk anaemi, som ma behandles med knoglemarvs-
transplantation. Behandlingen bestar i @vrigt af blodtransfusion og evt.
kortvarig behandling med binyrebarkhormon. Ubehandlet er levetiden for-
kortet. Det skgnnes, at ca. 10 danskere har sygdommen.

Soliris er det farste laegemiddel, som er udviklet til behandling af PNH og er
effektivt mht. at nedsaette haamolysen og behovet for blodtransfusioner.

Det er Laegemiddelstyrelsens vurdering, at det pagaeldende laegemiddel
lever op til de krav, der stilles til lsegemidlers effekt, sikkerhed og kvalitet.
Det er Leegemiddelstyrelsens opfattelse, at markedsfgringen af det pa-
geeldende laegemiddel kan indebeere behandlingsmaessige fordele, og i den
sammenhaeng udger forslaget en bedring af sundhedsbeskyttelsen.

Da man endnu ikke kender den pris, som Soliris vil blive solgt til, og da man
ikke har overblik over, hvor stor en del af patienterne med PNH, der vil
skulle tilbydes behandling med Soliris, kan man ikke praecist udtale sig om
forslagets gkonomiske konsekvenser for regionerne.

Forslaget vil ikke have statsfinansielle konsekvenser.

Pa baggrund af forslag til kommissionsbeslutning om udstedelse af mar-
kedsfgringstilladelse med betingelser for leegemidlet Soliris, omhandlet i
artikel 127a i Europa-Parlamentets og Radets direktiv 2001/83/EF, er det af
hensyn til en sikker og virkningsfuld anvendelse af leegemidlet en
betingelse for markedsferingstilladelsen, at indehaveren af markeds-
faringstilladelsen aftaler de naermere enkeltheder i distributionssystemet
med de kompetente nationale myndigheder og gennemfgrer et nationalt
program, der sikrer, at distribution kun kan finde sted efter forudgaende
verifikation af, at patienten faktisk har faet en meningokokvaccination med
skriftlig bekreeftelse heraf. Sundhedspersonale skal inden distribution vaere
blevet oplyst om de vigtigste sikkerhedsmaessige problemer. Fgr
markedsfgring skal indehaveren af markedsferingstilladelsen patage sig at



gennemfgre en patientkortordning i hver medlemsstat. Patientkortet skal
indeholde enkeltheder om tegn og symptomer pa infektion samt
anvisninger for patienten om straks at sg@ge leegehjeelp. Kortet skal
desuden indeholde information til sundhedspersonalet om, at patienten er i
behandling med Soliris.

Indehaveren af markedsferingstilladelsen skal i detaljer forelaegge et
forslag til en spergeskemaundersggelse blandt sundhedspersoner og
patienter. Ud over at vurdere tilfredsheden med de udleverede oplysninger
om Soliris skal den forslaede spgrgeskemaundersggelse udforske andre
metoder til vurdering af virkningen af programmet til risikominimering (f.eks.
rundspgrger vedrgrende kompliansen med vaccinationen). Ligeledes bgr
malsaetningen for uddeling af oplysende materiale gennemgas.

En vedtagelse af Kommissionens forslag vil ikke kraeve dansk lovgivning.

6. Horing

Ansggninger om markedsfaringstilladelser til laegemidler forelaegger Laege-
middelstyrelsen ikke for andre myndigheder eller organisationer, da disse
sager med ledsagende dokumentationsmateriale indeholder oplysninger
om forretningshemmeligheder af sensitiv karakter.

7. Regeringens forelgbige generelle holdning

Regeringen kan stgtte forslaget.

8. Generelle forventninger til andre landes holdninger

Forslaget har vaeret behandlet i ekspertudvalgene COMP og CHMP, som
med enstemmighed har kunnet anbefale markedsfgringen af det
pagaeldende laegemiddel.

Forslaget har ikke veeret dreftet i EU-regi efter behandlingen i CHMP,
hvorfor forhandlingssituationen er uafklaret.

Det forventes, at hovedparten af medlemsstaterne kan statte forslaget.

9. Tidligere forelaaggelse for Folketingets Europaudvalg

Forslaget har ikke tidligere veeret forelagt Folketingets Europaudvalg.



