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Notat til Folketingets Europaudvalg om forslag til
kommissionsbeslutning om udstedelse af markeds-
foringstilladelse pa sarlige vilkar for lagemidlet til
sjeldne sygdomme ”Diacomit”

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 14. december 2006.

Diacomit anvendes sammen med clobazam og valproat som adjuverende
behandling af kramper hos bgrn med Dravets syndrom, hvis kramper ikke
behandles tilstraekkeligt med clobazam og valproat. Dravets syndrom er en
af de alvorligste former for epilepsi. Det begynder i barnets farste levear
med specielle, eventuelt universelle, krampetilfeelde efterfulgt af andre ty-
per kramper samt manglende evne til at koordinere muskelbevaegelser,
muskeltraekninger og andre bevaegelsesabnormiteter. Kramperne kan ikke
fuldt ud deempes. Sygdommen er overordentlig vanskelig at behandle, og
der er en darlig prognose for patienten. | andet levear udvikler alle patienter
sveer mental retardering.

Preeparatets virkningsmekanisme er ikke fuldt ud kendt, men kan muligvis
forklares ved en direkte krampehaemmende effekt forbundet med et signal-
stof (GABA) i hjernen, og derudover ved en forsteerkning af den effekt, som
andre antiepilepsimidler udgver. Diacomit findes som kapsler og som pul-
ver til oplgsning i vand.

Almindelige bivirkninger er appetitloshed, vaegttab, sgvnlgshed, dgsighed,
pavirket leverfunktion og et lavt antal hvide blodlegemer. Der skal udvises
forsigtighed, hvis barnet far visse andre typer laegemidler og/eller har nyre-
eller leverproblemer. Derudover skal forsigtighedsregler overholdes i for-
bindelse med indtagelse af visse levnedsmidler. Diacomit ma kun udleve-
res til sygehuse.
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Det er Laegemiddelstyrelsens vurdering, at det pageeldende laegemiddel
lever op til de krav, der stilles til laegemidlers effekt, sikkerhed og kvalitet.
Det er Laegemiddelstyrelsens opfattelse, at markedsfaringen af det pageel-
dende lzegemiddel kan indebzere behandlingsmaessige fordele, og i den
sammenhaeng udger forslaget en bedring af sundhedsbeskyttelsen.

Diacomits markedsfgringstilladelse udstedes pa seerlige vilkar. Markedsfg-
ringstilladelsesindehaveren skal indsende resultater for en yderligere un-
dersggelse af laegemidlets effekt og sikkerhed, herunder de maksimailt sik-
re doser, til barn mellem 6 maneder og 15 ar (2009), og for et biotilgeenge-
ligheds/biozekvivalensstudie hos 24 raske voksne fors@gs-personer til be-
lysning af kapsler over for pulver (2007).

Der er udarbejdet en risikostyringsplan, efter hvilken der skal forega en
seerlig teet overvagning af mave-tarm problemer ved kombination af Diaco-
mit med valproat. En seaerlig teet overvagning af problemer i nervesystemet
med hyppigt anvendte antiepilepsimidler som clobazam skal ligeledes finde
sted. Derudover skal der etableres en undersggelse af patientsikkerheden
ved anvendelsen af leegemidlet i EU, herunder specielt med opmaerksom-
hed pa: psykomotorisk udvikling, darlig trivsel, mangel pa hvide blodlege-
mer og pavirkning af leverfunktionen.

Regeringen kan pa denne baggrund statte Kommissionens forslag.



