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Wprowadzenie

Komitet ds. Sierocych Produktdéw Leczniczych dziatajagcy w
ramach Europejskiej Agencji LekOw rozpatruje wnioski o
przyznanie statusu ,leku sierocego” — tzn. leku, ktéry zostat
sklasyfikowany jako produkt leczniczy opracowywany do celoéw
diagnozy, zapobiegania 1lub 1leczenia chordb rzadkich.
Zaklasyfikowanie leku do grupy sierocych produktéw leczniczych
wigze sie z wieloma zachetami do rozwoju prac nad tymi lekami.
Ponizszy artykut zawiera wiecej informacji na temat rzadkich
choréb i omawia koncepcje regulacyjne oraz ustawodawstwo
kierujgce dziat*alnos$cig Komitetu ds. Sierocych Produktoéw
Leczniczych.

Komitet ds. Sierocych Produktow
Leczniczych (ang. Committee for
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Orphan Medicinal Products, COMP)
dziatajacy w ramach Europejskiej
Agencji Lekow

Leki sieroce sg stosowane w leczeniu rzadkich chorob.

Choroby rzadkie definiuje sie jako schorzenia zagrazajace
zyciu lub przewlekte (dtugotrwate schorzenia, ktdre maja
znaczgcy wptyw na codzienne zycie). Na terenie UE mamy z nimi
do czynienia w mniej niz 5 przypadkach/10 000 osdéb — co
oznacza, ze okoto 30 mln mieszkancéw Unii Europejskiej cierpi
na chorobe rzadkg.

Objawy (oznaki) chordéb rzadkich moga pojawic¢ sie przy
urodzeniu lub w dziecinstwie (np. rdzeniowy zanik miesni (ang.
spinal muscular atrophy, SMA)), a inne w wieku dorostym (np.
ostra biataczka szpikowa (ang. acute myeloid leukaemia, AML)).
80% chordb rzadkich <charakteryzuje sie mechanizmem
neurodegeneracyjnym (w przypadku ktdorego struktura lub funkcja
tkanki ulega pogorszeniu) i/lub proliferacyjnym (w przypadku
ktéorego wystepuje szybka produkcja komdérek). Sg to schorzenia
zazwyczaj o podtozu genetycznym.

Wiedza medyczna i naukowa na temat choréb rzadkich jest wcigz
ograniczona. Nadal istnieje wiele chordéb rzadkich, ktére nie
zostaty jeszcze dostatecznie opisane.

W celu promocji badan i rozwoju metod leczenia choréb rzadkich

Unia Europejska wprowadzita rozporzadzenie (141/2000' WE)
zawierajgce zachety dla tych producentéw, ktérzy podejmg sie
opracowania lekdéw sierocych.

Nowe przepisy okazaty sie sukcesem. W ciggu pierwszych pieciu
lat od wdrozenia z*ozono 458 wnioskéw o nadanie statusu leku
sierocego.

Gtéwne obszary terapeutyczne, w ktdérych stosuje sie leki



sieroce, obejmuja:

= Nowotwory

= Zaburzenia metaboliczne (choroby, ktére wptywajg na
metabolizm, reakcje chemiczne w organizmie)

= Immunologie (zaburzenia uktadu immunologicznego)

= Zaburzenia sercowo-naczyniowe (zaburzenia serca)

= Choroby uk*adu oddechowego (zaburzenia ptuc i struktur
powigzanych)

Obowigzujace koncepcje regulacyjne oraz
ustawodawstwo

0d roku 2000 wnioski o pozwolenie na dopuszczenie do obrotu
lekéw sierocych na terenie UE musza by¢ sktadane na drodze
procedury scentralizowanej.

Wnioski o przyznanie statusu leku sierocego mozna ztozy¢
(bezptatnie) na kazdym etapie opracowywania leku. Jednakze
wniosek o przyznanie statusu leku sierocego nalezy ztozy¢
przed ztozeniem do Europejskiej Agencji Lekdéw wniosku o
pozwolenie na dopuszczenie do obrotu.

Aby otrzyma¢ status leku sierocego, lek musi spetnial szereg
kryteridw:

» Musi byc¢ przeznaczony do leczenia, zapobiegania lub
diagnozowania choroby zagrazajacej zyciu lub przewlekle
wyniszczajacej.

= Czestos¢ wystepowania schorzenia na terenie UE nie moze
przekracza¢ 5 przypadkow na 10000 osdob lub jest mato
prawdopodobne, by wprowadzenie do obrotu leku by*o
optacalne na tyle, by uzasadni¢ inwestycje niezbedne do
jego opracowania.

» Brak zadowalajgcej metody diagnozowania, zapobiegania
lub leczenia danego schorzenia. Jezeli taka metoda
istnieje, zastosowanie leku przyniesie znaczgce korzysci
osobom cierpigcym na te chorobe.



Procedura nadania statusu leku sierocego zazwyczaj wymaga
przestawienia wstepnych danych nieklinicznych i/lub
klinicznych (weryfikacji koncepcji). Prosba o przyznanie
statusu leku sierocego moze dotyczy¢ leku juz dopuszczonego do
obrotu, jesli wniosek o przyznanie statusu dotyczy nowego
wskazania terapeutycznego leku sierocego, ktdre aktualnie nie
posiada pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

Wnioski o przyznanie statusu leku sierocego sg sprawdzane
przez Komitet ds. Sierocych Produktdéw Leczniczych dziatajgcy w
ramach Europejskiej Agencji Lekdéw przy zaangazowaniu sieci
ekspertéw z obszaru UE. Komitet ds. Sierocych Produktow
Leczniczych (ang. Committee for Orphan Medicinal Products,
COMP) powstat w 2000 roku i byt to pierwszy komitet, w sktad
ktéorego wchodzili przedstawiciele pacjentow jako petnoprawni
cztonkowie komitetu. Przedstawiciele pacjentéw sa nominowani
przez Komisje Europejska. Szczegétowa lista cztonkéw Komitetu
ds. Sierocych Produktéw Leczniczych jest dostepna na stronie
internetowej Europejskiej Agencji Lekodw.

Po otrzymaniu statusu sierocego produktu leczniczego dla
okreslonego leku, firma korzysta w wielu przywilejéw, w tym:

 Pomoc w kwestiach regulacyjnych (doradztwo naukowe
wtasciwe dla lekéw sierocych) po obnizonej cenie.

»10-letni okres wy*gcznosci rynkowej po otrzymaniu
statusu produktu sierocego dla okreslonego leku — przez
10 lat po uzyskaniu Swiadectwa dopuszczenia do obrotu
podobne produkty lecznicze innych firm nie uzyskaja
pozwolenia dla tego samego wskazania terapeutycznego.

= Mozliwo$¢ obnizenia optaty zwigzanej z wystgpieniem o
pozwolenie na dopuszczenie do obrotu.

» Mozliwo$¢ ubiegania sie o dotacje z programéw UE i
panstw cztonkowskich oraz inicjatyw w zakresie badan i
rozwoju.

Kazdego roku sponsorzy majg obowigzek przedktadania do
Europejskiej Agencji Lekéw sprawozdania o stanie opracowania



produktu leczniczego.

Jezeli lek sierocy ma by¢ stosowany w leczeniu zaawansowanym,
wOwczas nalezy ztozy¢ wniosek o zaklasyfikowanie leku jako
produktu leczniczego terapii zaawansowanych do rozpatrzenia
przez Komitet ds. Terapili Zaawansowanych (ang. Committee for
Advanced Therapies, CAT).

Po zakonAczeniu procesu opracowywania leku wnioski o
dopuszczenie do obrotu sa weryfikowane przez Komitet ds.
Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi (ang. Committee on
Medicinal Products for Human Use, CHMP). Po wydaniu przez
Komitet ds. Produktdéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi
pozytywnej opinii o przyznaniu danemu produktowi leczniczemu
statusu leku sierocego dokumentacja jest zwracana do Komitetu
ds. Sierocych Produktéw Leczniczych. Umozliwia to Komitetowi
ds. Sierocych Produktéw Leczniczych sprawdzenie, czy kryteria
leku sierocego sg nadal spetnianie i czy produkt leczniczy
utrzymuje status leku sierocego.

Petng liste uznanych na terenie UE lekOw sierocych mozna

znalezé w rejestrze wspélnotowym.?

Europejska Agencja Lekow zacheca do sktadania réwnolegtych
wnioskéw o nadanie statusu leku sierocego do organéw
regulacyjnych spoza UE oraz przyjeta szczegdlne zasady
dotyczagce organdow regulacyjnych w Stanach Zjednoczonych i
Japonii. Do tego celu zostat opracowany jeden wniosek.

Inne zasoby

» Komisja Europejska (2015). Orphan medicinal products.
Pobrano 3 wrzesnia 2015 r. ze strony
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= European Medicines Agency (2013). EMA/272219/2013 Sixth
annual report on the interaction with patients’ and
consumers’ organisations (2012). Pobrano 3 wrzesnia 2015
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Zataczniki

- Arkusz informacyjny: Podsumowanie koncepcji
prawnych i przepisOw prawa oraz rola organizacji
pacjenckich
Size: 99,702 bytes, Format: .docx
Niniejsza broszura zawiera przeglad réznych koncepcji
prawnych i przepiséw prawa dotyczgcych specjalnych
produktéw leczniczych, a takze informacje na temat roli
organizacji pacjenckich w tych procesach regulacyjnych.
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