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Streszczenie sprawozdania z oceny skutkow

Towarzyszgcy dokumentom:

Whiosek dotyczacy dyrektywy Parlamentu Europejskiego i Rady w sprawie unijnego
kodeksu odnoszacego si¢ do produktow leczniczych stosowanych u ludzi oraz
uchylajacej dyrektywe 2001/83/WE i dyrektywe 2009/35/WE

Whiosek dotyczacy rozporzadzenia Parlamentu Europejskiego i Rady ustanawiajacego
unijne procedury wydawania pozwolen dla produktéw leczniczych stosowanych u ludzi i
nadzoru nad nimi oraz ustanawiajacego zasady regulujgce dzialalnos¢ Europejskiej
Agencji Lekow, zmieniajacego rozporzadzenie (WE) nr 1394/2007 i rozporzadzenie (UE)
nr 536/2014 oraz uchylajacego rozporzadzenie (WE) nr 726/2004, rozporzadzenie (WE)
nr 141/2000 i rozporzadzenie (WE) nr 1901/2006
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A. Zasadnos¢ dzialan

Na czym polega problem i dlaczego jest to problem na szczeblu UE?

Ocena prawodawstwa dotyczgcego lekow stosowanych w pediatrii iw leczeniu chorob
rzadkich wykazata, ze W ciggu ostatnich 20 lat oba rozporzadzenia skutecznie wspieraly
opracowywanie lekow. Od czasu ich przyjecia odnotowano jednak daleko idace postepy
i odkrycia w nauce, a sektor farmaceutyczny stat si¢ sektorem globalnym. Zmiany te zwrécity
uwage na niezaspokojone potrzeby zdrowotne, dostep pacjentow i wptyw lekéw na budzet
i uzasadniaja przeglad interwencji politycznej W obszarze choréb rzadkich i lekéw
stosowanych w pediatrii.

W ocenie obu rozporzadzen, opublikowanej w 2020 r., stwierdzono nastepujace problemy:

1. potrzeby medyczne dzieci ipacjentoéw cierpigcych na choroby rzadkie nie sa
zaspokojone w wystarczajagcym stopniu;

2. cena produktéw leczniczych stanowi wyzwanie dla systeméw opieki zdrowotnej
(przystepno$¢ cenowa);

3. pacjenci w UE majg nieréwny dostep do lekow;

4. system nie pozwala w wystarczajacym stopniu na uwzglednienie innowacji i powoduje
niepotrzebne obcigzenia.

1) Z ponad 6 000 uznanych choréb rzadkich w przypadku 95 % nadal nie istnieja zadne
metody leczenia. Opracowywanie lek6w stosowanych w pediatrii jest wcigz ksztaltowane
przez opracowywanie lekéw dla dorostych. W przypadku gdy potrzeby terapeutyczne
dorostych odbiegaja od potrzeb dzieci, liczba dostepnych metod leczenia jest ograniczona.

2) Decyzje wsprawie ustalania cen irefundacji oraz wydatki zwigzane z sektorem
farmaceutycznym nalezg do kompetencji krajowych, wykraczajacych poza zakres unijnego
prawodawstwa farmaceutycznego. Srednia cena katalogowa nowych lekéw roénie, zwlaszcza
w przypadku lekéw sierocych. Wysokie ceny wptywaja na przystepno$¢ cenowq i Stabilno$é
systemOw opieki zdrowotnej. Zachety przewidziane przez prawodawstwo opdzniajg wejscie
na rynek tanszych wersji produktow (generycznych i biopodobnych), ktére w przeciwnym
przypadku poprawilyby przystepno$¢ cenowg dla systemdéw opieki zdrowotnej.

3) Obecnie jedynie okoto potowa sierocych produktéw leczniczych na rynku jest dostgpna dla
pacjentow w wigkszosci panstw cztonkowskich, a dostgp ogdlny rézni si¢ znacznie migdzy
panstwami cztonkowskimi. Sytuacja jest wtym wzgledzie gorsza niz w przypadku lekow
standardowych. Dostep do lekéw stosowanych w pediatrii  jest czesto zwigzany
z wprowadzeniem odpowiadajacego im produktu dla dorostych.

4) Postepy W nauce, migdzy innymi podejscia oparte na produktach leczniczych terapii
zaawansowanej i medycynie personalizowanej zapewnily juz poprawg¢ W zakresie
ukierunkowanego leczenia pacjentdw cierpiagcych na choroby rzadkie. Wspominane nowe
produkty stanowig wyzwanie dla obecnego systemu oznaczania produktéw sierocych,
w ramach ktérego okreslono kryteria, jakie produkt musi spetnia¢, aby zostat oznaczony jako
sierocy. Ponadto rozporzadzenie w sprawie produktow leczniczych stosowanych w pediatrii
opiera si¢ na pewnych procedurach (zatwierdzenie planu badan klinicznych z udziatem
populacji pediatrycznej na wczesnym etapie opracowywania), ktoére okazaly si¢ niekiedy
ucigzliwe i nieskuteczne.

Co nalezy osiagna¢?

Ogolnym celem niniejszej inicjatywy jest zapewnienie wysokiego poziomu ochrony zdrowia
wszystkich obywateli UE oraz zagwarantowanie, by dzieci i pacjenci cierpigcy na choroby
rzadkie mieli dostep do przystepnych cenowo, wysokiej jakosci lekéw oraz bezpiecznych




i skutecznych terapii zaspokajajacych ich potrzeby zdrowotne.

Na czym polega warto$¢ dodana podjecia dzialan na poziomie UE (zasada pomocniczosci)?

Oczekuje sie, ze inicjatywa przyniesie znaczgce korzysci dzigki usprawnieniu systemu zachet,
premii i obowigzkéw zwigzanych z badaniami irozwojem lekdéw sierocych i lekdw
stosowanych w pediatrii, a takze przyczynieniu si¢ do ich wigkszej przystepnosci cenowej oraz
dostepnosci dla wszystkich pacjentow w catej UE. Ponadto niniejsza rewizja moglaby
wzmocni¢ konkurencyjne funkcjonowanie rynku dzigki przegladowi innych srodkow z mysla
0 utatwieniu wejscia na rynek lekow generycznych i biopodobnych. Zapewnitoby to poprawe
dostepu pacjentéw do lekow i ich przystepnosci cenowej. Bioragc pod uwagg, ze rynek lekow
stosowanych w leczeniu chorob rzadkich iw pediatrii jest niewielki nawet w wigkszych
panstwach cztonkowskich UE, realne szanse powodzenia ma wylacznie zharmonizowane
podejscie na poziomie UE. Proponowana interwencja bedzie spojna z innymi $rodkami
europejskimi i krajowymi.

B. Rozwiazania

Jakie sg rézne warianty dzialan stuzacych osiagnieciu celow? Czy wskazano preferowany
wariant? Jezeli nie, dlaczego?

Rozporzqdzenie W sprawie sierocych produktow leczniczych. Wszystkie warianty uzupehnia
zestaw wspolnych elementow zapewniajacych szybsze wprowadzanie lekow generycznych,
srodki shuzace utrzymaniu lekéw sierocych na rynku, srodki tworzace niezbedng elastyczno$¢
umozliwiajaca dostosowanie do postgpu technologicznego inaukowego oraz uproszczenie
procedur.

Wariant A:przewiduje utrzymanie 10 lat wyltaczno$ci rynkowej oraz dodanie bonu
w odniesieniu do produktow ukierunkowanych na duze niezaspokojone potrzeby pacjentow.
Bon umozliwia przedtuzenie 0 jeden rok okresu obowigzywania ochrony prawnej imoze
zostaé sprzedany innemu przedsigbiorstwu lub wykorzystany w odniesieniu do produktu
w ofercie tego przedsicbiorstwa. Wariant B:zaklada zniesienie obecnego dziesigcioletniego
okresu wylgcznosci rynkowej. Wariant C:przewiduje zmienny okres obowigzywania
wylacznosci rynkowej trwajacy 10, 9 lub 5 lat w zaleznosci od rodzaju leku sierocego
(odpowiednio ukierunkowanego na duze niezaspokojone potrzeby, zawierajacego nowa
substancj¢ czynng, majacego ugruntowanie zastosowanie). Jezeli lek ukierunkowany na duze
niezaspokojone potrzeby zdrowotne lub zawierajacy nowa substancje czynng udostgpniany
jest we wszystkich stosownych panstwach cztonkowskich, wytacznos$¢ rynkowa w odniesieniu
do tych produktow przedtuza si¢ 0 1 rok.

Preferowanym wariantem jest wariant C.

Rozporzqdzenie w sprawie produktow leczniczych stosowanych w pediatrii. Wszystkie
warianty uzupeinia zestaw wspolnych elementow, ktore wspieraja opracowywanie produktow
ukierunkowanych na niezaspokojone potrzeby zdrowotne dzieci, usprawniaja 1 —
w stosownych przypadkach — upraszczajag procedury w celu uzgodnienia, jakie badania
biomedyczne trzeba przeprowadzi¢ wsrod dzieci. Celem jest lepsze uwzglednienie innowacji
w sektorze naukowym i przyspieszenie procedur, aby szybciej udostepnia¢ produkty potrzebne
dzieciom.

Wariant A: szeSciomiesieczne przedluzenie prawa wlasnosci intelektualnej (dodatkowe
$wiadectwo ochronne) zostanie utrzymane w odniesieniu do wszystkich lekow, w przypadku
ktorych bada si¢ stosowanie u dzieci. W odniesieniu do lekow ukierunkowanych na
niezaspokojone  potrzeby udzieci, dodatkowa premia w formie dodatkowego




sze$ciomiesi¢gcznego przedtuzenia dodatkowego $wiadectwa ochronnego albo bonu na
przedluzenie 0 jeden rok okresu obowigzywania ochrony prawnej, ktory moze zostac
sprzedany innemu przedsiebiorstwu lub wykorzystany w odniesieniu do produktu w ofercie
tego przedsigbiorstwa. Wariant B: szeSciomiesigczne przedluzenie okresu waznoS$ci
dodatkowego $wiadectwa ochronnego zostanie zniesione. Wariant C: sze$ciomiesi¢czne
przedtuzenie okresu waznos$ci dodatkowego swiadectwa ochronnego zostanie utrzymane.

Preferowanym wariantem jest wariant C.

Jakie sg opinie poszczegolnych zainteresowanych stron? Jak ksztaltuje sie poparcie dla
poszczego6lnych wariantéw?

Rozporzqdzenie W sprawie sierocych produktéw leczniczych. Wszystkie zainteresowane strony
zgadzaja si¢ co do potrzeby dalszego wspierania opracowywania lekow stosowanych
w leczeniu choréb rzadkich w drodze szczegolnych zachet, poniewaz W przeciwnym
przypadku mogloby dojs¢ do niedoskonatosci rynku. Organy publiczne i organizacje
pacjentow opowiadajg si¢ za zroznicowaniem obecnej gtéwnej zachety, co odzwierciedlono
w wariancie C. Przemyst farmaceutyczny mogltby poprze¢ zréznicowanie zachet, ale nie ich
skrocenie. Przemyst zaproponowatl wprowadzenie dodatkowych zachet w poréwnaniu
z obecng sytuacjg lub nowatorskiej zachgty, np. bonu na transferowalng wytacznos¢ danych.
Podkreslit réwniez, ze nalezy utrzymaé stabilno$¢ obecnego rozporzadzenia oraz
przewidywalnos$¢, jaka zapewniaja obecne kryteria oznaczania jako produktow sierocych,
gdyz decyzje inwestycyjne podejmowane sg na dlugo przed mozliwym uzyskaniem zachet na
rzecz skutecznego opracowania.

Rozporzgdzenie w sprawie produktéw leczniczych stosowanych w pediatrii. Potrzebe
zachowania istniejgcego obowigzku badania wszystkich nowych lekow stosowanych
W pediatrii popieraja zasadniczo wszystkie zainteresowane strony. Przemyst farmaceutyczny
i srodowiska akademickie ogodlnie przyjmuja usprawnienia procedur z zadowoleniem. Zadna
zgrup zainteresowanych stron nie popiera skrocenia okresu przedtuzenia dodatkowego
swiadectwa ochronnego. Przemyst popiera utrzymanie istniejagcego systemu, ale wzywa
rowniez do wprowadzenia dodatkowych premii w celu wsparcia szczegdlnych osiagnieé
w obszarze niezaspokojonych potrzeb zdrowotnych u dzieci. Organy publiczne uznajg
koniecznos¢ lepszego identyfikowania niezaspokojonych potrzeb zdrowotnych u dzieci oraz sa
zdania, Ze istniejgcy system obowigzkow I premii sprawdzit si¢ stosunkowo dobrze. Wyrazity
natomiast obawy dotyczace wprowadzenia nowatorskich premii i ich pozniejszego wptywu na
stabilnos$¢ krajowych systemow opieki zdrowotnej.

C. Skutki wdrozenia preferowanego wariantu

Jakie korzySci przyniesie wdrozenie preferowanego wariantu lub — jesli go nie wskazano —
gléwnych wariantéw?

Rozporzqdzenie w sprawie sierocych produktow leczniczych. Preferowany wariant C zapewni
poprawe jako$ci zycia pacjentOw cierpigcych na dane choroby oraz ich rodzin, poniewaz
pacjenci beda $rednio korzysta¢ z dodatkowych 1-2 nowych lekdw rocznie, w szczegolno$ci
w obszarach, w ktdrych leczenie nie jest obecnie dostepne. Przedsiebiorstwa zajmujace si¢
wytwarzaniem lekow oryginalnych zyskaja dzigki przedtuzonej wylacznosci rynkowej
w odniesieniu do lekéw ukierunkowanych na duze niezaspokojone potrzeby zdrowotne.
Przedsiebiorstwa produkujace leki generyczne skorzystaja z wczesniejszego | bardziej
przewidywalnego wejScia na rynek. Ponadto powinna wzrosng¢ przewidywalnos¢ dla
producentéw lekdw generycznych, jako ze beda mogli wprowadzi¢ swoj produkt na rynek
w dniu wygasniecia wylgcznosci rynkowej. Dostep pacjentow ulegnie zwickszeniu dzigki
wczesniejszemu wejsciu na rynek lekow generycznych, co ograniczy réwniez koszty dla




systemow opieki zdrowotnej panstw cztonkowskich. Srodki upraszczajace moga zapewnié
oszczednosci kosztow administracyjnych w wysokosci 3,3 min EUR rocznie. Zachety
dotyczace konkretnie lekow ukierunkowanych na duze niezaspokojone potrzeby zdrowotne
beda dziala¢ na rzecz innowacji i1 powinny doprowadzi¢ do przekierowania inwestycji
w badania do obszaréw, w ktdrych sg najbardziej potrzebne, w zwigzku z czym pobudzg tez
konkurencyjnos¢.

Rozporzgdzenie W sprawie produktow leczniczych stosowanych w pediatrii. W ramach
preferowanego wariantu C zwigkszy sie liczba lekow stosowanych w pediatrii, co poprawi
jako$¢ zycia zaréwno dzieci, jak iich rodzin. Wariant ten bedzie sprzyja¢ opracowywaniu
produktow ukierunkowanych na niezaspokojone potrzeby u dzieci dzigki jasnym kryteriom
identyfikacji takich produktéw. Zaktada on réwniez wprowadzenie wymogu, zgodnie
z ktérym produkty opracowywane wylgcznie do stosowania U dorostych musza zostaé
przebadane rowniez wsrod dzieci, jezeli z dowodow naukowych wynika, ze moglyby by¢
skuteczne w leczeniu chordb u dzieci. Uproszczenia i dostosowania proceduralne sprawia, ze
system stanie si¢ bardziej przyjazny dla innowacji, oraz doprowadza do sprawniejszej
realizacji planu badan klinicznych z udzialem populacji pediatrycznej oraz udzielania
pozwolen w odniesieniu do lekow. Badania dotyczace stosowania lekéw u dzieci bedzie
mozna odlozy¢ maksymalnie na pi¢¢ lat (obecnie granica nie istnieje), W zwiazku z czym
produkty beda dociera¢ do dzieci szybciej niz obecnie.

Jakie sa koszty wdrozenia preferowanego wariantu lub — jesli go nie wskazano — gléwnych
wariantow?

Szybsze wejscie na rynek lekéw generycznych spowoduje pewne straty dla przedsigbiorstw
wytwarzajacych leki oryginalne. W ujeciu ogdélnym system bedzie jednak lepiej
zrbwnowazony, co zapewni tatwiejszy dostep do bardziej przystepnych cenowo lekow, przy
jednoczesnym przekierowaniu zachet do obszarow, w ktorych sg one najbardziej potrzebne,
a zatem propagowaniu innowacji.

Jakie sa skutki dla malych i §rednich przedsiebiorstw (MSP)?

Zmiany proceduralne (mi¢dzy innymi uproszczenie i wigksze wsparcie ze strony Europejskiej
Agencji Lekow) oraz zmniejszenie obcigzenia administracyjnego bedg szczegdlnie wazne dla
MSP ze wzgledu na ich niewielkie rozmiary. Ponadto MSP beda nadal korzystaé¢ z obnizek
optat w ramach procedur Agencji. Biorac pod uwage, ze W obszarze chordb rzadkich MSP
czgsto rozpoczynaja prace nad innowacyjnymi koncepcjami (produkty oznaczone jako
produkty sieroce), powinny one odnie$¢ korzy$¢ ze zroznicowania okresu obowigzywania
wylacznosci  rynkowej, co bedzie zarazem korzystne zpunktu widzenia produktow
ukierunkowanych na duze niezaspokojone potrzeby zdrowotne.

Czy przewiduje si¢ znaczace skutki dla budzetow i administracji krajowych?

Nie oczekuje si¢ zadnych znaczacych kosztow dla krajowych systemow opieki zdrowotne;.
Oczekuje si¢, ze W miarg opracowywania wiekszej liczby produktow krajowe systemy opieki
zdrowotnej poniosg dodatkowe koszty zwigzane z refundacja, ale nad tymi kosztami beda
przewaza¢ oszczgdnosci wynikajace z Szybszego wejscia na rynek lekéw generycznych.

Czy wystapia inne znaczace skutki?

Oczekuje sig, ze niniejsza inicjatywa bedzie miata pozytywny wptyw na zdrowie publiczne
I cale spoteczenstwo. Powinna ona zapewni¢ dostgpnos¢ dla pacjentow nowych rozwigzan
terapeutycznych w postaci wigkszej liczby produktow stosowanych w leczeniu choréb
rzadkich i w pediatrii, w szczegdlnosci w obszarach, w ktorych nie istnieje Zzadna metoda




leczenia. W ramach strategii farmaceutycznej dla Europy rewizja przepisow dotyczacych
lekdw sierocych i stosowanych w pediatrii oraz og6lnego prawodawstwa farmaceutycznego
wywrze lgczny pozytywny wplyw na dostgp do lekow iich przystepnosé cenowg dla
wszystkich pacjentéw oraz na stabilno$¢ systemow opieki zdrowotne;.

Proporcjonalno$¢é

Zaden z wariantow dotyczacych zmiany rozporzadzenia w sprawie sierocych produktow
leczniczych lub rozporzadzenia w sprawie produktow leczniczych stosowanych w pediatrii nie
wykracza poza to, co jest konieczne do osiggniecia celow. Inicjatywa ogranicza si¢ do
aspektow, ktorych panstwa cztonkowskie nie s3a wStanie samodzielnie zrealizowaé
w zadowalajagcym stopniu, a ktdre mogg zosta¢ skuteczniej zrealizowane na szczeblu UE.
Preferowane warianty sg proporcjonalne, biorgc pod uwage, ze opieraja si¢ na filarach
istniejagcego  systemu i przewidujg ich utrzymanie oraz zakladaja ukierunkowane
dostosowania, oraz ze wzglgdu na oczekiwane korzysci dla pacjentow, systemoOw opieki
zdrowotnej i przemystu.

D. Dzialania nastepcze

Kiedy nastapi przeglad przyjetej polityki?

Opracowywanie nowych lekdw sierocych moze by¢ dlugim procesem, a zakonczenie planu
rozwoju w warunkach klinicznych w przypadku lekéw stosowanych w pediatrii moze trwaé
nawet 10-15 lat. W zwigzku z tym wptyw zachet i premii uwidacznia si¢ wiele lat po terminie
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu. Korzy$¢ dla pacjentdow réwniez nalezy mierzy¢
w okresie co najmniej 5-10 lat po uzyskaniu przez lek pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.
Komisja zamierza przeprowadza¢ okresowy przeglad inicjatywy. Merytoryczna ocena
wynikow zmienionych przepiséw bedzie jednak mozliwa dopiero po co najmniej 15 latach od
ich wejscia w zycie.




