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Til orientering for Folketingets Europaudvalg vedlzgges Indenrigs- og Sund-
hedsministeriets notat samt grundnotat om forslag til kommissionsbeslutning
om udstedelse af markedsforingstilladelse for Legemidler ”Aldurazyme-
Laronidase”.

Medlemsstaternes stillingtagen skal vare formanden for forskriftskomitéen i
hznde senest den 29. maj 2003.

/K%j A



Indenrigs- og Sundhedsministeriet MODTAGET | UDENRIGSMENISTERIH/EU-SEKRETARIATET

Kontor:
J.nr.:
Sagsbeh.:
Fil-navn:

Sum. nr:

4.s kt.
2003-1307-13
tkj

DEN 13)5-03

NOTAT OG GRUNDNOTAT
Aldurazyme.DOC

0353

Notat til Folketingets Europaudvalg om forslag til
kommissionsbeslutning om udstedelse af
markedsfaringstilladelse for la2gemidlet
"Aldurazyme-Laronidase".

Ovennavnte 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 29. maj 2003.

Aldurazyme skal anvendes til behandling af de ikke-neurologiske manife-
stationer af Mucopolysaccharidose |.

Mucopolysaccharidose | er en sjeelden arvelig stofskiftesygdom (praevalens
2-3 tilfeelde per 1 million individer). Sygdommen medforer fysisk og psykisk
udviklingshzemning og viser sig i muskel- og knogleforandringer, sympto-
mer fra nervesystemet, hjerte-, lunge-, mave-, syns og hgreproblemer og
mental retardering.

Leegemidlet indgives som infusion en gang om ugen. Behandlingen skal
overvages af en leege med erfaring i behandiing af mukopolysaccharidosis |
eller andre arvelige metaboliske sygdomme og indgivelse af laegemidlet
skal udfores i kliniske omgivelser med genoplivningsudstyr.

Bivirkningerne i de kliniske forsag var milde til moderate i sveerhedsgrad.
Aldurazyme ma kun udleveres efter recept.

Det er Leegemiddelstyrelsens vurdering, at det pageeldende laegemiddel
fuldt ud lever op til de krav, der stilles til leegemidlers effekt, sikkerhed og

kvalitet. Det er Laegemiddelstyrelsens opfattelse, at markedsferingen af det
pageeldende lazzgemiddel vil indebaere behandlingsmaessige fordele.

Regeringen kan pa den baggrund stette Kommissionens forslag.



Grundnotat til Folketingets Europaudvalg om forslag til
kommissionsbeslutning om udstedelse af markedsfo-
ringstilladelse for laagemidlet "Aldurazyme- Laronida-
Se”

1. Indledning

Kommissionens forslag (EU/1/03/253/001-003 (EMEA/H/C/477)) til den
ovenfor naevnte beslutning er fremsendt til mediemsstaterne den 29. april
2003.

Forslaget har som retsgrundlag artikel 10, stk. 2, i Radets forordning
2309/93 om fastlaeggelse af feellesskabsprocedurer for godkendelse og
overvagning af human- og veterineermedicinske leegemidler og om opret-
telse af et europaeisk agentur for laegemiddelvurdering.

Forslaget behandles i skriftlig procedure, og Kommissionen har oplyst, at
medlemsstaternes stillingtagen til forsiaget skal vaere formanden for for-
skriftskomitéen i haende senest den 29. maj 2003.

Efter forordning 2309/93 skal en ansggning om udstedelse af markedsfg-
ringstilladelse til lsegemidler, der fremstilles efter bioteknologiske metoder
samt til produktions- og vaekstfremmende veterinzere laagemidier folge en
central godkendelsesprocedure. Virksomhederne kan endvidere anmode
om anvendelse af den centrale procedure for andre innovative lazegemidlers
vedkommende.

Ansegninger, der behandles efter den centrale procedure, indsendes til Det
Europzeiske Agentur for laegemiddelvurdering. Agenturets 2 ekspertudvaig
CPMP (Committee for Proprietary Medicinal Products) og CVMP (Commit-
tee for Veterinary Medicinal Products), hvortil hvert medlemsland har udpe-
get 2 medlemmer, afgiver udtalelse om ansggninger om henholdsvis hu-
mane laegemidier og veterinaere laegemidler. P4 grundlag af det relevante
udvalgs udtalelse traeffer Kommissionen beslutning om godkendelse elier
nzegtelse af godkendelse af udstedelse af en markedsferingstilladelse.

Kommissionens beslutning traeffes efter forvaltningsproceduren i Det Sta-
ende Udvalg for Humanmedicinske Laegemidler. Hvis der er kvalificeret
flertal for forslaget, vedtager Kommissionen forslaget. Opnas der ikke kvali-
ficeret flertal, forelaegger Kommissionen forslaget for Radet, der trasffer



afgarelse med kvalificeret flertal. Radet kan forkaste forslaget ved simpelt
flertal.

Har Radet ikke inden for en frist pa 3 maneder truffet nogen afgoerelse, ved-
tager Kommissionen forslaget.

2. Forslagets formal og indhold

Vedtagelse af kommissionens forsiag til beslutning indebeerer, at der af
Kommissionen kan udstedes en markedsforingstilladelse til lsegemidiet til
sjeeldne sygdomme "Aldurazyme- Laronidase”, som giver adgang til at mar-
kedsfgre lzegemidlet i samtlige 15 medlemslande.

Kort beskrivelse af laegemidlet
Aldurazyme skal anvendes til behandling af de ikke-neurologiske manife-

stationer af Mucopolysaccharidose 1.

Mucopolysaccharidose | er en sjaelden arvelig stofskiftesygdom (praevalens
2-3 tilfeelde per 1 million individer), kendetegnet af manglen af enzymet -
L-iduronidase som medvirker til nedbrydningen af glykosaminoglykaner
(mukopolysaccharider). Herved ophobes disse stoffer i forskellige celler og
veev.

Sygdommen har et meget bredt spektrum. Den medfgrer fysisk og psykisk
udviklingsheemning og viser sig i muskel- og knogieforandringer, sympto-
mer fra nervesystemet, hjerte-, lunge-, mave-, syns- og hgreproblemer og
mental retardering. Der findes dog ogsa patienter med mildere udpraegning
af sygdommen og uden mental retardering.

Hidtil fandtes der ingen behandling udover symptomatisk behandling. | me-
get sveere tilfeelde, og isaer ved en alder under 2 ar, har man anvendt knog-

lemarvstransplantation.

Det aktive stof i Aldurazyme er Laronidase, som er bioteknologisk fremstil-
let a-L-iduronidase.

Aldurazyme indgives som infusion én gang om ugen. Behandlingen skal
overvages af en lsege med erfaring i behandling af mukopolysaccharidosis |
eller andre arvelige metaboliske sygdomme og indgivelse af laagemidlet
skal udferes i kliniske omgivelser med genoplivningsudstyr.



Bivirkningerne i de kliniske forseg var milde til moderate i sveerhedsgrad.
De hyppigst rapporterede bivirkninger i de kliniske forseg var reaktioner pa
injektionsstedet (32 %), redmen (13 %) og hududslast (9 %), ledproblemer
(11%) og ledsmerter (9%), hovedpine (7 %), mavesmerter (7%) og ryg-
smerter (7%).

Aldurazyme ma kun udleveres pa recept.
3. Naerheds- og proportionalitetsprincippet

Der er tale om en gennemigrelsesforanstaitning for en allerede vedtagen
retsakt.

4. Udtalelser
Europaparlamentet skal ikke udtale sig om forslaget.
5. Forslagets konsekvenser for Danmark

Behandling af mukopolysaccharidosis | er en specialistopgave. Det skon-
nes, at der findes 15-20 tilfaelde i Danmark.

De sveere tilfzelde dor i barndommen. Udover symptomatisk behandling og
evt. knoglemarvstransplantation iseer ved en alder under 2 ar i meget svee-
re tilfselde, fandtes der hidtil ingen behandling.

| den sammenhaeng udger forslaget en bedring af sundhedsbeskyttelsen.

Det er Leegemiddelstyrelsens vurdering, at det pagaeldende laegemiddel
fuldt ud lever op til de krav, der stilles til llegemidlers effekt, sikkerhed og
kvalitet. Det er Laegemiddelstyreisens opfattelse, at markedsferingen af det
pageeldende lzegemiddel kan indebzere behandlingsmzessige fordele.

Forslaget vil ikke have statsfinansielle konsekvenser.

Da man endnu ikke kender den pris, som Aldurazyme vil blive solgt til, kan
man ikke praecist udtale sig om forslagets gkonomiske konsekvenser for
amtskommunerne.

En vedtagelse af Kommissionens forslag vil ikke kraeve lovgivning, men
indebzerer pligt for administrationen til at anerkende den pagaeldende be-
slutning som bindende for Danmark.



6. Horing

Ansggninger om markedsfgringstilladelser til l,egemidler foreligger Leege-
middelstyrelsen ikke for andre myndigheder eller organisationer, da disse
sager med ledsagende dokumentationsmateriale indeholder oplysninger
om forretningshemmeligheder af sensitiv karakter.

7. Tidligere forelaeggelse for Folketingets Europaudvalg

Forslaget har ikke tidligere veeret forelagt Folketingets Europaudvalg.



