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STATUSRAPPORT OVER GENNEMFORELSEN AF EUROPA-PARLAMENTETS OG
-RADETS FORORDNING OM LAGEMIDLER TIL SJALDNE SYGDOMME

. I april 2000 tradte lovgivningen' om laegemidler til sjaldne sygdomme i kraft i Den Europaeiske
Union. Den var ventet med laengsel af patienter, der i mange ar har lidt af sjeeldne sygdomme.

. "Laegemidler til sjeldne sygdomme" er til behandling af sygdomme, der forekommer sa
sjeeldent, at sponsorerne ikke er villige til at udvikle dem pa normale markedsbetingelser. Disse
leegemidler er til behandling af patienter med livstruende eller meget alvorlige sygdomme, for
hvilke der i1 dag enten ikke findes en behandling eller kun utilfredsstillende
behandlingsmuligheder. Mange af disse sygdomme rammer bern og nyfodte.

. EMEA spiller en vigtig ny rolle i fremstedet for at udvikle leegemidler til sjeeldne sygdomme.
Der er nedsat et udvalg og oprettet nye procedurer, som skal udpege "leegemidler til sjeldne
sygdomme". Sponsorerne tilskyndes til at markedsfere leegemidler til sjeldne sygdomme inden
for kortest mulig tid. S&danne incitamenter omfatter muligheden for at anmode EMEA om
protokolbistand (videnskabelig radgivning) og gebyrnedsattelse for alle typer centraliserede
aktiviteter, herunder gebyrer til protokolbistand, ansegning om markedsferingstilladelse,
@ndringer i tilladelsen og arlige gebyrer.

. Udvalget for Legemidler til Sjeldne Sygdomme (COMP), nedsat i EMEA 1 april 2000, er det
forste institutionelle udvalg i Den Europaiske Union, hvor reprasentanter for patientforeninger
er ordinare medlemmer, og hvor en af disse er nastformand.

. Sponsorerne har kunnet ansgge EMEA om udpegelse af leegemidler til sjeeldne sygdomme siden
maj 2000, og reaktionen har til dato varet betydelig:
Meddelt Indgivne Tilbage- Positive Negative COMP- Udpeget af
hensigt om | ansogninger trukne COMP- udtalelser Kommissionen
at indgive ansogninger udtalelser
ansogning
47 169 43 101 12 98

Detaljer vedr. de legemidler, der er blevet udpeget som leegemidler til sjeeldne sygdomme, er
blevet indfert i feellesskabsregisteret for legemidler til sjeldne sygdomme, offentliggjort pé
Europa-Kommissionens websted (http://pharmacos.eudra.org/F2/register/index.htm).

. Blandt de ansegninger om legemidler til sjeldne sygdomme, som EMEA har modtaget eller
forventer at modtage, er der midler mod:

- Genetiske sygdomme, hvor enzymmangel feorer til stofskifteforstyrrelser og i sidste
instans til en for tidlig ded

- Sygdomme, hvor transplantation i dag er eneste mulighed
- Patienter med intraktable tarmlidelser og svert forringet lungefunktion (cystisk fibrose)

- Sjeeldne kraftformer, f.eks. kreeft 1 hjernen, specielt hos bern og yngre voksne. Kreft,
hvor der ingen behandlingsmulighed findes, nar alle nuvarende behandlinger er
mislykkedes, f.eks. visse former for blodkraeft (leukaemi)

! Forordning (EF) nr. 141/2000 af 16. december 1999 og Kommissionens forordning (EF) nr. 847/2000 af 27. april 2000.

2 Af de fem negative udtalelser, der er blevet vedtaget til dato, er en ankesag verserende, to ansegninger er efterfolgende
blevet trukket tilbage, en har resulteret i en endelig negativ udtalelse og en i en endelig positiv udtalelse efter at de er blevet
anket.
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- Neurologiske sygdomme, der medforer lammelse og gradvist ded
- Midler, som medvirker til knoglemarvstransplantation med godt resultat.

En raekke af disse leegemidler udvikles ved hjelp af bioteknologi eller genterapi, de fleste af
smi og mellemstore europeiske virksomheder.

I 2001 blev det forste legemiddel til sjeldne sygdomme markedsfort efter Europa
Kommissionen  havede  udstedt  markedsferingstilladelsen.  Til dato er 4
markedsferingstilladelser blevet udstedt til produkter til sjeldne sygdomme:

Produkt navn Dato of Sjelden sygdom Estimeret antal’ af EU
markedsferingstilladelsen borgere, der er lider af
denne sygdom
Fabrazyme august 2001 Fabrys sygdom 500-1000
Replagal august 2001 Fabrys sygdom 500-1000
Glivec november 2001 Kronisk myeloid 33 000
leukaemi
Trisenox marts 2002 Akut promyelocytisk 30 000
leukaemia

Yderligere 15 ansggninger om markedsforingstilladelser og 1 yderligere @ndring af et allerede
godkendt laegemiddel til sjeeldne sygdomme er blevet indsendt til EMEA og er under vurdering.

De fzllesskabsmidler, der 1 2001 er blevet stillet til radighed til at dekke gebyrfritagelse for
leegemidler til sjeldne sygdomme, androg € 1 297 500.

De fzllesskabsmidler, der i 2002 er blevet stillet til radighed til at deekke gebyrfritagelse for
leegemidler til sjeldne sygdomme, androg € 3 300 000. Endvidere er € 1 900 000 af agenturets
grundbidrag sat til side til deekning af mede- og personaleomkostninger. Det store antal positive
afgerelser om udpegelse i 2001 vil medfore, at antallet af ansggninger om markedsforing af
leegemidler til sjeeldne sygdomme vil vaere hgjere end ventet i 2002. Til dato er 50 % af dette &rs
midler til gebyrfritagelse allerede blevet fordelt p& de indkomne ansegninger om
protokolbistand og markedsferingstilladelser ~samt opretholdelse af eksisterende
markedsforingstilladelser.

For 2003 har EMEA anmodet om et serligt bidrag pad € 6 200 000 til finansiering af
gebyrnedsattelsen for legemidler til sjeldne sygdomme i forbindelse med ansldede 20
anseggninger om markedsferingstilladelser og 20 anmodninger om protokolbistand. Der er blevet
ansegt om yderligere € 2 300 000 i tilleg til agenturets grundbidrag til dekning af mede- og
personaleomkostninger i1 forbindelse med proceduren for udpegelse af legemidler som
leegemidler til sjeldne sygdomme samt protokolbistand.

3 Antallet af patienter, der lider af denne sygdom, er estimeret og vurderet if forbindelse med udpegningen. Estimatet er

baseret pa tilgeengelig information og udregning indsendt af sponsor pa ansegningstidspunktet og kan derfor afvige fra det

sande antal patienter, der lider af sygdommen.
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L. OVERSIGT OVER EMEA'S BUDGETBEHOY 2002-2003

Ar 2002 2003
Antal udpegelser af l&egemidler til 85 90
sjeldne sygdomme
Antal ansggninger om markedsfering 38 50
af + protokolbistand til leegemidler til
sjeldne sygdomme
Antal @ndringer + arligt gebyr for 12 44
opretholdelse af
markedsforingstilladelser
Seerligt bidrag til delvis € 3300000 € 6200 000
gebyrfritagelse (ansléet)
Bidrag'fra EU's grundtilskud til € 1900 000 €2 300 000
EMEA's made- og o

. (anslaet)
personaleomkostninger

--SLUT--
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