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Grundnotat til Folketingets Europaudvalg om forslag til kommissionsbe-
slutning om udstedelse af markedsferingstilladelse for leegemidlet til
sjeldne sygdomme Torisel — temsirolimus

Resumé

En vedtagelse af det foreliggende forslag vil indebzere, at der udstedes en mar-
kedsfgringstilladelse til laegemidlet til sjeeldne sygdomme Torisel — temsiroli-
mus.

Torisel skal bruges som fgrste valg til behandling af patienter med fremskreden
nyrecellecancer, som mindst har tre af seks naermere definerede prognostiske
risikofaktorer.

En vedtagelse af forslaget kan indebzere behandlingsmaessige fordele, og i den
sammenhang udgear forslaget en forbedring af sundhedsbeskyttelsesniveauet i
Danmark.

1. Indledning

Kommissionens forslag EU/1/07/424/001 (EMEA/H/C/799) til den ovenfor
naevnte beslutning er fremsendt til medlemsstaterne den 19. oktober 2007.

Forslaget har som retsgrundlag artikel 10, stk. 2, i Radets forordning 726/2004
om fastlaeggelse af feellesskabsprocedurer for godkendelse og overvagning af
human- og veterinsermedicinske laegemidler og om oprettelse af et europaeisk
lzegemiddelagentur.

Forslaget behandles i skriftlig procedure, og Kommissionen har oplyst, at med-
lemsstaternes stillingtagen til forslaget skal veere formanden for for-
skriftskomitéen i haende senest den 9. november 2007.

Efter forordning 726/2004 skal en central godkendelsesprocedure folges ved
ansggninger om udstedelse af markedsfgringstilladelse til laegemidler udviklet
pa grundlag af en reekke bioteknologiske fremgangsmader. Proceduren skal
desuden anvendes ved godkendelse af laegemidler til mennesker med et ind-
hold af nye aktive stoffer (der ikke tidligere har veeret godkendt i et laagemiddel
inden for EU), nér de pagaeldende leegemidler er fremstillet til behandling af
immunforsvarssygdomme, kreeft, visse nervelidelser, sukkersyge og sjeeldne
sygdomme samt ved godkendelse af veterinzere leegemidler bestemt til at
fremme dyrs veekst eller produktivitet.

Virksomhederne kan endvidere frivilligt anmode om anvendelse af den centrale
procedure for andre laegemidler med et nyt aktivt stof, laegemidler som er be-
handlingsmaessigt, videnskabeligt eller teknisk nyskabende, samt laegemidler
hvor en tilladelse pa faellesskabsplan kan vaere til gavn for patienterne.



Ansggninger, der behandles efter den centrale procedure, indsendes til Det Eu-
ropeeiske Laegemiddelagentur. Laegemiddelagenturets udtalelse om ans@g-
ningen afgives af et af agenturets videnskabelige ekspertudvalg. Ved an-
sggninger om godkendelse af lsegemidler til sjeeldne sygdomme afgives farst
udtalelse af COMP (Committee on Orphan Medicinal Products - Udvalget for
Laegemidler til Sjeeldne Sygdomme), der afger, om det pagaeldende produkt
kan fa status som et laegemiddel til sjeeldne sygdomme. Safremt COMP kan
godkende denne status, afgives herefter udtalelse af CHMP (Committee for
Medicinal Products for Human Use — Udvalget for Humanmedicinske Laegemid-
ler). Hvert medlemsland har udpeget 1 medlem til henholdsvis COMP og
CHMP.

Kommissionen traeffer afgerelse om godkendelse eller nezegtelse af god-
kendelse af udstedelse af en markedsfgringstilladelse efter forvaltnings-
proceduren i Det Staende 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 udseette an-
vendelsen af de foranstaltninger, den har vedtaget, i 1 maned. Radet kan med
kvalificeret flertal traeffe anden afggrelse inden for 1 maned. Har Radet ikke in-
den for fristen pa 1 maned truffet en anden afggrelse, gennemfarer Kommissio-
nen sin beslutning.

2. Forslagets formal og indhold

Vedtagelse af Kommissionens forslag til beslutning indebeerer, at der af Kom-
missionen kan udstedes en markedsfaringstilladelse til lsegemidlet Torisel, som
giver adgang til at markedsfgre lzegemidlet i samtlige 27 medlemslande.

Kort beskrivelse af lsegemidilet

Torisel er et nyt laegemiddel til behandling af fremskreden nyrecellekraeft. Det er
forste medlem af en ny lsegemiddelklasse, en sakaldt mMTOR (mammalian tar-
get of rapamycin) haemmer. mTOR kontrollerer celledelingen i ondartede celler.

Laegemidlet indgives intravengst 1 gang ugentligt. Virkningen er dokumenteret i
kontrollerede kliniske forsgg, der viser en forlaenget overlevelse til fordel for To-
risel sammenlignet med det tidligere godkendte laegemiddel alfa-interferon.

De mest alvorlige bivirkninger er allergiske reaktioner, forvaerring af sukkersyge,
eendringer i fedtstofskiftet, infektioner samt lunge- og nyrepavirkning. Laegemid-
let har en reekke interaktioner med andre lzegemidler, som fremgar af produktin-
formationen.

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



3. Naerhedsprincippet

Der er tale om en gennemfgrelsesforanstaltning for en allerede vedtagen rets-
akt. Overvejelser om naerhedsprincippet er derfor ikke relevante.

4. Udtalelser

Europa-Parlamentet skal ikke udtale sig om forslaget.

5. Forslagets konsekvenser for Danmark

Nyrecellekraeft er en relativt sjeelden kraeftform. | Danmark optraeder der ca. 700
nye tilfeelde arligt. Behandlingen bestar af kirurgisk fiernelse af den syge nyre,
hvis det er muligt. Denne behandling er kurativ hos ca. 40 pct. En mindre del af
patienterne har allerede udviklet metastaser pa diagnosetidspunktet, og nogle
patienter far tilbagefald efter kirurgi. Gruppen af patienter med fremskreden
kreeft har indtil for nylig haft en seerdeles darlig prognose med en median over-
levelse pa knap 1 ar, idet den medicinske behandling var relativt ineffektiv og
behaeftet med betydelige bivirkninger. Siden slutningen af 2006 er situationen
endret til det bedre med fremkomsten af lsegemidlerne Sutent og Nexavar, og
Torisel vil frembyde endnu en behandlingsmulighed.

Det er Laegemiddelstyrelsens vurdering, at det pagaeldende laegemiddel fuldt ud
lever op til de krav, der stilles til lzegemidlers effekt, sikkerhed og kvalitet. Det er
Laegemiddelstyrelsens opfattelse, at markedsferingen af det pageeldende lae-
gemiddel kan indebezere behandlingsmaessige fordele, og i den sammenhaeng
udger forslaget en bedring af sundhedsbeskyttelsen.

Da man endnu ikke kender den pris, som Torisel vil blive solgt til, og da man
ikke har overblik over, hvor stor en del af patienterne med nyrecellecancer der
vil skulle tilbydes behandling med Torisel, 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 kraeve dansk lovgivning.

6. Haering

Ansggninger om markedsfaringstilladelser til lsegemidler forelzegger Laege-
middelstyrelsen ikke for andre myndigheder eller organisationer, da disse sager
med ledsagende dokumentationsmateriale indeholder oplysninger om forret-
ningshemmeligheder af sensitiv karakter.



7. Regeringens forelgbige generelle holdning

Regeringen kan stgtte forslaget.

8. Generelle forventninger til andre landes holdninger

Forslaget har veaeret behandlet i ekspertudvalget CHMP, som med enstem-
mighed har kunnet anbefale markedsfgringen af det pagaeldende laegemiddel.

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

Det forventes, at hovedparten af medlemsstaterne kan stette forslaget.

9. Tidligere forelaeggelse for Folketingets Europaudvalg

Forslaget har ikke tidligere veeret forelagt Folketingets Europaudvalg.



