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Grundnotat til Folketingets Europaudvalg om forslag til
kommissionsbeslutning om udstedelse af markedsferings-
tilladelse under sarlige omstaendigheder for laegemidiet til
sjeldne sygdomme Atriance — nelarabin

Resumé

En vedtagelse af det foreliggende forslag vil indebeere, at der
udstedes en markedsfgringstilladelse til lzegemidlet til sjeeldne
sygdomme Atriance — nelarabin.

Nelarabin skal bruges til behandling af patienter med T-celle
akut lymfoblasteer leukaemi (T-ALL) og T-celle lymfoblasteer lym-
fom (T-LBL), hvor sygdommen ikke har responderet pa, eller er
recidiveret efter behandling med mindst to regimer af kemotera-

pi.

En vedtagelse af forslaget vil indebeere behandlingsmaessige
fordele, og i den sammenhaeng udger forslaget en forbedring af
sundhedsbeskyttelsesniveauet i Danmark.

1. Indledning

Kommissionens forslag EU/1/07/403/001 (EMEA/H/C/752) til
den ovenfor neevnte beslutning er fremsendt til medlemsstater-
ne den 24. juli 2007.

Forslaget har som retsgrundlag artikel 10, stk. 2, i Radets for-
ordning 726/2004 om fastleeggelse af faellesskabsprocedurer for
godkendelse og overvagning af human- og veterinaermedicinske
lzegemidler og om oprettelse af et europaeisk laegemiddelagen-
tur.

Forslaget behandles i skriftlig procedure, og Kommissionen har
oplyst, at medlemsstaternes stillingtagen til forslaget skal veere
formanden for forskriftskomitéen i heende senest den 14. august
2007.

Efter forordning 726/2004 skal en central godkendelsesprocedu-
re fglges ved ansggninger om udstedelse af markedsfgringstil-
ladelse til lazgemidler udviklet pa grundlag af en raekke biotek-
nologiske fremgangsmader. Proceduren skal desuden anven-
des ved godkendelse af leegemidler til mennesker med et ind-
hold af nye aktive stoffer (der ikke tidligere har vaeret godkendt i
et leegemiddel inden for EU), nar de pageeldende lzegemidler er
fremstillet til behandling af immunforsvarssygdomme, kraeft, vis-
se nervelidelser, sukkersyge og sjeldne sygdomme samt ved



godkendelse af veterinzere laegemidler bestemt til at fremme
dyrs veekst eller produktivitet.

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

Ansggninger, der behandles efter den centrale procedure, ind-
sendes til Det Europeeiske Laegemiddelagentur. Laegemiddel-
agenturets udtalelse om ansggningen afgives af et af agenturets
videnskabelige ekspertudvalg. Ved ansaggninger om godkendel-
se af leegemidler til sjeeldne sygdomme afgives farst udtalelse af
COMP (Committee on Orphan Medicinal Products - Udvalget for
Laegemidler til Sjaeldne Sygdomme), der afger, om det pageel-
dende produkt kan fa status som et lzegemiddel til sjaeldne syg-
domme. Safremt 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 traeffer afgerelse om godkendelse eller naegtelse
af godkendelse af udstedelse af en markedsferingstilladelse ef-
ter forvaltningsproceduren i Det Staende Udvalg for Humanme-
dicinske Laegemidler. Kommissionen vedtager de foreslaede
foranstaltninger, der straks finder anvendelse. Opnas der ikke
kvalificeret flertal i udvalget, forelaegger Kommissionen sin be-
slutning 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 pa 1 maned truffet
en anden afggrelse, gennemfagrer Kommissionen sin beslutning.

2. Forslagets formal og indhold

Vedtagelse af Kommissionens forslag til beslutning indebeerer,
at der af Kommissionen kan udstedes en markedsfaringstilla-
delse til laegemidlet Atriance, som giver adgang til at markedsfe-
re lzegemidlet i samtlige 27 medlemslande.

Kort beskrivelse af laagemidlet

Atriance er et nyt laegemiddel til behandling af T-celle akut lym-
foblasteer leukeemi (T-ALL) og T-celle lymfoblasteer lymfom (T-
LBL), hvor sygdommen ikke har reageret pa eller er vendt tilba-
ge efter behandling med mindst to regimer af kemoterapi.



Leegemidlet er udviklet til at have en vis selektivitet over T-
lymfocytter og er kun undersggt i blodsygdomme, som udgar fra
T-celler.

Atriance indgives direkte i blodbanen i 5-dages kure under ind-
laeggelse. Behandlingen kan gentages hver 3. uge.

Som andre beslaegtede kreeftleegemidler bevirker Atriance en
betydelig og sveer knoglemarvshaemning. De vigtigste bivirknin-
ger er gget risiko for infektion og bladning. Atriance er giftigt
over for bade det centrale og det perifere nervesystem. Produkt-
informationen indeholder derfor en reekke oplysninger om dose-
ring, kontraindikationer og seerlige advarsler, der sigter pa at
minimere risikoen for beskadigelse af nervesystemet.

Atriance ma kun udleveres efter begraenset recept; i Danmark
vil lzegemidlet kun blive udleveret pa sygehuse.

3. Naerhedsprincippet

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

Bade T-celle akut lymfoblasteer leukaemi (ALL) og den beslaeg-
tede sygdom T-celle lymfoblasteer lymfom er meget sjeeldne
kraeftsygdomme. | Danmark optraeder der ca. 70 tilfeelde af ALL
arligt. Halvdelen af tilfeeldene vil opsta hos bern, oftest i alderen
2 til 6 ar. 15-20% af leukaemierne vil have T-celle faenotype.

Hos barn er prognosen forbedret betydeligt over de seneste 30
ar, saledes at ca. 80% vil helbredes med farste linje kemoterapi.
Prognosen er noget darligere hos voksne patienter. Tilbageven-
den af sygdommen er forbundet med en meget darlig prognose,
og i den situation er knoglemarvstransplantation eneste mulig-
hed for helbredelse. Forudsaetningen for, at denne procedure
kan benyttes, er, at sygdommen er i remission, dvs. at der ikke
kan pavises leukaemiceller i blod og knoglemarv. Atriance kan
fremkalde remission hos 20-25% af patienterne, som ellers ikke
ville have haft nogen anden behandlingsmulighed.



Godkendelsen af Atriance sker under seerlige omstaendigheder,
fordi de pageeldende sygdomme i det naevnte sygdomsstadium
(tilbagefald efter mindst to kemoterapiregimer) er yderst sjeeld-
ne. Oplysningerne til stgtte for indikationerne er baseret pa be-
greensede data fra ukontrollerede kliniske forsgg. Firmaet skal
derfor inden for en naermere fastsat tidsramme indsende resul-
tater fra en reekke igangvaerende og planlagte kliniske forsgg.

Det er Leegemiddelstyrelsens vurdering, at det pageeldende lze-
gemiddel lever op til de krav, der stilles til leegemidlers effekt,
sikkerhed og kvalitet. Det er Laegemiddelstyrelsens opfattelse,
at markedsfaringen af det pageeldende lzegemiddel kan indebae-
re behandlingsmaessige fordele, og i den sammenhaeng udggr
forslaget en bedring af sundhedsbeskyttelsen.

Da man endnu ikke kender den pris, som Atriance vil blive solgt
til, og da man ikke har overblik over, hvor stor en del af patien-
terne med de pagaeldende blodsygdomme der vil skulle tilbydes
behandling med Atriance, kan man ikke preecist udtale sig om
forslagets gkonomiske konsekvenser for regionerne.

Forslaget vil ikke have statsfinansielle konsekvenser.

En vedtagelse af Kommissionens forslag vil ikke kreeve dansk
lovgivning.

6. Haering

Ansggninger om markedsfgringstilladelser til laegemidler fore-
leegger Laegemiddelstyrelsen ikke for andre myndigheder eller
organisationer, da disse sager med ledsagende dokumentati-
onsmateriale indeholder oplysninger om forretningshemmelig-
heder af sensitiv karakter.

7. Regeringens forelgbige generelle holdning

Regeringen kan stgtte forslaget.

8. Generelle forventninger til andre landes holdninger

Forslaget har veeret behandlet i ekspertudvalget CHMP, som
med enstemmighed har kunnet anbefale markedsfgringen af det
pageeldende lzegemiddel.

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



Det forventes, at hovedparten af medlemsstaterne kan stgtte
forslaget.
9. Tidligere forelaeggelse for Folketingets Europaudvalg

Forslaget har ikke tidligere veeret forelagt Folketingets Europa-
udvalg.



