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Notat til Folketingets Europaudvalg om forslag til
kommissionsbeslutning om udstedelse af markeds-
foringstilladelse for leegemidilet til sjaeldne sygdomme
’Siklos - hydroxycarbamid”

Ovennzevnte forslag er beskrevet i vedlagte grundnotat.

Forslaget behandles i skriftlig procedure, og Kommissionen har oplyst, at
medlemsstaternes stillingtagen skal veere formanden for forskriftskomitéen i
haende senest den 22. juni 2007.

Siklos er det farste laegemiddel, som er udviklet til behandling af segicelle-
sygdom og er effektivt mht. at nedseaette hyppigheden af seglcellekriser og
"acute chest syndrome”. Den arvelige seglcellesygdom findes ikke blandt
etniske danskere. Seglcellesygdom er udbredt i Afrika, Mellemgsten, Syd-
gstasien og blandt den afroamerikanske befolkning.

Den aktive substans i Siklos er langt fra ny, idet hydroxycarbamid har vaeret
anvendt i 40 ar til behandling af patienter med visse kroniske leukaemier
samt andre blodsygdomme. Laegemidlets generelle sikkerhedsprofil er der-
for velbelyst; dog er erfaringen i en paediatrisk population mere begraenset.

Siklos reducerer hyppigheden af seglcellekriser med 66-80 pct. og hyppig-
heden af "acute chest syndrome” med 25-33 pct. Begge tilstande er livstru-
ende.

Den hyppigste bivirkning er knoglemarvspavirkning med faldende antal
hvide blodlegemer.

Siklos ma kun udleveres efter begreenset recept; i Danmark vil lsegemidlet
kun blive udleveret pa sygehuse.

Til markedsfgringstilladelsen til Siklos 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. Af hensyn til en
sikker og virkningsfuld anvendelse af lsegemidlet er det en betingelse for
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markedsfgringstilladelsen, at indehaveren af markedsferingstilladelsen af-
taler de neermere enkeltheder i distributionssystemet med de kompetente
nationale myndigheder og gennemfarer et nationalt program, som fremgéar
af et bilag til forslaget. De vigtigste elementer er en behandlingsvejledning
til l,egen og en informationspakke til patienten.

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

Regeringen kan pa denne baggrund statte Kommissionens forslag.



