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Notat til Folketingets Europaudvalg om forslag til
kommissionsbeslutning om udstedelse af markeds-
foringstilladelse pa seerlige vilkar for lagemidlet
”Elaprase (Idursulfase)” til sjaeldne sygdomme

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
hzende senest den 20. december 2006.

Hunter Syndrom er en sjaelden arvelig sygdom bundet til X-kromosomet.
Der fgdes ca. et barn arligt i Danmark med sygdommen, som kun rammer
drenge. Hunter Syndrom er forarsaget af mangel pa eller nedsat virkning af
enzymet iduronatsulfatase, som medfgrer manglende nedbrydning af spe-
cielle sukkerarter kaldet glykosaminoglykaner. Disse stoffer ophober sig i
kroppen som aflejringer i vaev og organer. Symptomerne begynder i 1-4 ars
alderen og omfatter en raekke fysiske forandringer i kroppens proportioner
medfgrende symptomer fra leddene, men ogsa symptomer fra hjertet, lun-
gerne samt symptomer fra gjnene og mave/tarm. Sygdommen kan ikke
helbredes, men Elaprase (ldursulfase) erstatter det manglende enzym,
hvorved patienternes funktionstab reduceres og seerligt de lungemaessige
problemer forbedres. Pa grund af sygdommens sjaeldenhed er der kun gen-
nemfgrt to kliniske undersggelser med i alt 108 mandlige patienter, som er
fulgt i sammenlagt 52 uger. Der er derfor ikke vist en effekt pa overlevel-
sen.

Behandlingen gives som ugentlige infusioner af 3 timers varighed — antage-
ligt resten af livet. Infusionsrelaterede bivirkninger er hyppige, og alvorlige
behandlingskreevende allergiske reaktioner forekommer hyppigt. Produktin-
formationen indeholder ngje vejledning til den behandlende lsege om mulig
forebyggelse og behandling af de allergiske reaktioner.

Laegemidlet er alene forbeholdt anvendelse pa sygehus og ma kun udleve-
res efter recept.
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Elaprase (ldursulfase) er fremstillet ved hjeelp af rekombinant DNA tekno-
logi (gensplejsning) i menneskeceller. Genmodifikationen har alene veeret
anvendt til fremstillingen af laegemidlet.

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

Regeringen kan pa denne baggrund statte Kommissionens forslag.



