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A. Potieba opatieni

V ¢em spociva problém a proc se jedna o problém na tirovni EU?

Hodnoceni pravnich piedpisti tykajicich se lécivych pfipravkti pro déti a pro vzacna
onemocnéni ukdzalo, ze ob¢ nafizeni béhem poslednich 20 let G¢inné podporovala vyvoj
1é¢ivych ptipravki. Béhem doby, kterd uplynula od jejich pfijeti, vSak doslo ke zna¢nému
vyvoji a mnoha objeviim ve véd¢ a ke globalizaci farmaceutického odvétvi. Tyto zmény, které
nas piimély zaméfit se na neuspokojené 1é¢ebné potieby, pristup pacientli a rozpoctové dopady
1éCivych pripravki, vyzaduji pfezkum politickych zasahli v oblasti vzacnych onemocnéni a
1é¢ivych ptipravkl pro déti.

Hodnoceni obou nafizeni zveiejnéné v roce 2020 odhalilo tyto problémy:

1. léCebné potieby déti a pacientl se vzadcnymi onemocnénimi nejsou dostatecné
uspokojeny;

2. cena lécivych piipravkl predstavuje problém pro zdravotnické systémy (cenova
dostupnost);

3. pacienti nemaji rovny ptistup k lé€ivym piipravkiim v cel¢ EU;
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systém neni dostatecné uzplisoben inovacim a vytvari zbyte¢nou zatéz.

1) Existuje vice nezZ 6 000 uznanych vzacnych onemocnéni a pro 95 % z nich dosud neni
zadnd moznost 1é¢by. Vyvoj 1éCivych piipravki pro déti se stale tidi vyvojem léCivych
pfipravkll pro dospélé. Pokud se 1écebné potieby dospélych lisi od potieb déti, je pocet
dostupnych 1écebnych postupti omezeny.

2) Rozhodnuti o stanoveni cen a uhradach a vydaje na 1éciva spadaji do pravomoci ¢lenskych
statll, tj. mimo oblast plisobnosti farmaceutickych pravnich ptedpisit EU. Primérna katalogova
cena novych léCivych ptipravkid se zvySuje, zejména u léCivych pripravkil pro vzacna
onemocnéni. Vysoké ceny maji dopad na cenovou dostupnost a udrzitelnost zdravotnickych
systémi. Pobidky poskytované pravnimi piedpisy oddaluji vstup levnéjSich verzi ptipravki
(generickych a biologicky podobnych) na trh, coz by jinak mohlo zlepsit cenovou dostupnost
pro zdravotnické systémy.

3) Pouze asi polovina lécivych piipravkil pro vzacnd onemocnéni na trhu je v soucasné dobé
dostupna pacientim ve vét§ing Clenskych statti a celkovy pfistup se v jednotlivych ¢lenskych
statech zna¢né lisi. To je horsi situace nez u standardnich 1é€ivych ptipravkl. Pristup déti k
1éCivym piipravkiam je Casto spojen s uvedenim odpovidajiciho ptipravku pro dosp€lé na trh.
4) Védecké pokroky, jako jsou 1écivé ptipravky pro moderni terapii a pfistupy personalizované
mediciny, jiZz zlepsily cilenou lécbu pacientli trpicich vzdcnymi onemocnénimi. Tyto nové
piipravky zpochybnily stavajici systém stanoveni 1é€ivého ptipravku pro vzacnd onemocnéni,
ktery specifikuje kritéria, jez musi pfipravek spliiovat, aby mohl byt stanoven jako 1écivy
ptipravek pro vzacna onemocnéni. Nafizeni o 1é¢ivych piipravcich pro pediatrické pouziti se
navic opiré o urcité postupy (dohoda o planu pediatrického vyzkumu v rané fazi vyvoje), které
se n€kdy ukazaly jako zatéZujici a netcinné.

Ceho by mélo byt dosaZeno?

Obecnym cilem této iniciativy je zajistit vysokou Uroven ochrany zdravi pro vSechny obcany
EU a zarucit, aby déti a pacienti se vzdcnymi onemocnénimi méli ptistup k cenové dostupnym
a vysoce kvalitnim lécivym piipravkim a k bezpe€nym a u¢innym terapiim k feSeni jejich
1é¢ebnych potieb.

Jakou pridanou hodnotu budou mit tato opatieni na tirovni EU (subsidiarita)?

Ocekava se, Ze iniciativa piinese vyznamné zefektivnéni tim, Ze zlep$i systém pobidek, odmén




a povinnosti souvisejicich s vyzkumem a vyvojem lé¢ivych piipravkl pro vzacna onemocnéni
a l1écivych ptipravkil pro déti a pomize zajistit, aby byly cenové dostupnéjsi a ptistupnéjsi pro
vSechny pacienty v celé EU. Kromé¢ toho by tato revize mohla posilit konkurencni fungovani
trhu prostfednictvim piezkumu dalSich opatfeni k usnadnéni vstupu generickych a biologicky
podobnych IéCivych piipravkl na trh. To by zlepSilo pfistup ze strany pacientii a cenovou
dostupnost ptipravkl. Vzhledem k tomu, Ze trh s [éCivymi ptipravky pro vzacna onemocnéni a
pro déti je maly i ve vétSich Clenskych staitech EU, uspéch bude mit pravdépodobné pouze
harmonizovany pfistup na urovni EU. Navrhovana intervence bude v souladu s ostatnimi
evropskymi a vnitrostatnimi opatienimi.

B. ReSeni

Prostiednictvim kterych moznosti 1ze cilu dosahnout? Je néktera moznost upirednostiiovana?
Pokud ne, proc¢?

Narizeni o lécivych pripravcich pro vzdacna onemocnéni. VSechny moznosti jsou doplnény o
soubor spoleénych prvkl zajistujicich rychlejsi zavadéni generickych 1éCivych piipravk,
opatieni k udrzeni 1é¢ivych ptipravki pro vzacna onemocnéni na trhu, opatieni vytvarejicich
nezbytnou flexibilitu pro zohlednéni technologického a védeckého pokroku a zjednoduseni
postupti.

Moznost A: zachovava desetileté vyhradni postaveni na trhu a dopliuje poukazy na ptipravky,
které tesi vysokou neuspokojenou potiebu pacientd. Tento poukaz umoziuje prodlouzeni
obdobi regulac¢ni ochrany o jeden rok a muze byt prodan jiné spolecnosti nebo pouzit na
ptipravek v portfoliu této spolecnosti. MoZnost B: rusi stavajici desetileté obdobi vyhradniho
postaveni na trhu. MozZnost C: stanovi proménlivou dobu trvani vyhradniho postaveni na trhu
v délce 10, 9 nebo 5 let v zévislosti na typu 1é¢ivého ptipravku pro vzacna onemocnéni (feseni
vysoké neuspokojené potieby, nova ucinna latka, dobfe zavedené pouziti). Pokud je 1éCivy
ptipravek, ktery fesi vysokou neuspokojenou potifebu nebo obsahuje novou ucinnou latku,
zptistupnén ve vSech pfislusnych ¢Elenskych statech, je vyhradni postaveni na trhu pro tyto
pfipravky prodlouZeno o jeden rok.

Uptednostiiovanou moznosti je moznost C.

Narizeni o lécivych pripravcich pro pediatrické pouziti. VSechny moznosti jsou doplnény o
soubor spole¢nych prvki, které podporuji vyvoj ptipravka k feSeni neuspokojenych lécebnych
potieb déti a racionalizuji a v ptipadé potteby zjednoduSuji postupy pro dohodu o tom, které
klinické studie musi byt u déti provedeny. Zamérem je 1épe se prizplsobit inovacim ve véde a
urychlit postupy, aby byly pfipravky pro déti dostupné rychleji.

MoZnost A: Sestim&si¢ni prodlouZeni platnosti prava duSevniho vlastnictvi (dodatkové
ochranné osvédceni) bude zachovdno pro vSechny lécivé piipravky, u nichz se zkouma
moznost pouZiti u déti. V ptipad¢ 1écivych ptipravkil, které fesi neuspokojené potieby déti,
dodate¢na odména ve formé bud’ dalSiho prodlouzeni platnosti dodatkového ochranného
osv&dceni o Sest mésicl, nebo poukaz na prodlouzeni doby regulacni ochrany o jeden rok,
ktery lze prodat jiné spoleCnosti nebo pouzit na piipravek v portfoliu této spolecnosti.
Moznost B: prodlouzeni platnosti dodatkového ochranného osvédceni o Sest mésicli bude
zruSeno. MoZnost C: prodlouZeni platnosti dodatkového ochranného osvédceni o Sest mésict
zlstane zachovano.

Uptednostiiovanou moznosti je moznost C.

Jaké jsou nazory jednotlivych ziiéastnénych stran? Kdo podporuje kterou moznost?

Narizeni o lécivych pripravcich pro vzdacna onemocnéni. VSechny zaCastnéné strany souhlasi s




tim, Ze je tfeba 1 nadadle podporovat vyvoj léCivych ptipravkli pro vzacnad onemocnéni
zvlastnimi pobidkami, nebot’ jinak by mohlo dojit k opétovnému selhédni trhu. Vefejné organy
a organizace pacientl se rozhodly pro diferenciaci stavajicich hlavnich pobidek, jak je
uvedeno v moznosti C. Farmaceutické odvétvi by mohlo podpofit Gpravu pobidek, nikoli v§ak
jejich celkové zkraceni. Odvétvi navrhlo zavést dodatecné pobidky ve srovnani se soucasnou
situaci nebo pobidky nové, jako je ptevoditelny poukaz na exkluzivitu. Odvétvi rovnéz
zduraznilo, ze je tieba, aby stdvajici nafizeni zistalo stabilni a aby byla zajiSténa
predvidatelnost v podob¢ stavajicich kritérii pro stanoveni 1é¢ivého piipravku pro vzacna
onemocnéni, jelikoz investi¢ni rozhodnuti jsou pfijimana dlouho piedtim, nez bude mozné
ziskat pobidky na ispé$ny vyvoj.

Narizeni o lécivych pripravcich pro pediatrické pouziti. VSechny zGcCastnéné strany obecné
podporuji potiebu zachovat stdvajici povinnost zkoumat u vSech novych 1écivych ptipravki
moznost jejich pouziti u déti. Farmaceutické odvétvi a akademicka obec obecné vitaji zlepseni
postuptl. Prodlouzeni platnosti dodatkového ochranného osvédceni o krat$i dobu nepodporuje
zadna skupina zacastnénych stran. Odvétvi uptednostiiuje zachovani stavajiciho systému, ale
rovnéz vyzvalo k zavedeni dodateénych odmén na podporu specifického vyvoje v oblastech
neuspokojenych 1é¢ebnych potieb déti. Vefejné orgdny uznévaji potiebu lépe identifikovat
neuspokojené 1écebné potteby u déti a uznavaji, ze stavajici systém povinnosti a odmén
funguje pomérné dobfte, ale byly znepokojeny zavedenim novych odmén a jejich naslednym
dopadem na udrzitelnost vnitrostatnich zdravotnickych systému.

C. Dopady upiednostiiované moznosti

Jaké jsou vyhody upiednostiiované moznosti (je-li néjaka doporucena, jinak uved’te vyhody
hlavnich mozZnosti)?

Narizeni o lécivych pripravcich pro vzacna onemocnéni. Upfednostiiovand moznost C zlepsi
kvalitu zivota pacientl trpicich témito onemocnénimi a jejich rodin, jelikoz pacienti budou mit
v priméru k dispozici dalsi 1-2 nové 1éCivé piipravky rocné, zejména v oblastech, kde v
souCasné dobé neni dostupna zadna lécba. Spole€nosti vyvijejici originalni 1é¢ivé pripravky
budou profitovat diky prodlouZeni vyhradniho postaveni na trhu, pokud jde o 1é¢ivé ptipravky,
které tesi vysokou neuspokojenou lé€ebnou potiebu. Spole¢nosti vyvijejici generické 1écivé
zvysit predvidatelnost pro vyrobce generickych 1é¢ivych ptipravki, jelikoz budou moci uvést
sviyj ptipravek na trh v den, kdy vyprs§i vyhradni postaveni na trhu. Pacienti budou mit lepsi
pristup diky dfivéjsimu vstupu generickych 1éCivych ptipravkd na trh, coz rovnéz snizi
naklady zdravotnickych systéml Clenskych statl. ZjednoduSujici opatieni by uSetfila 3,3
milionu EUR ro¢né€ na administrativnich nakladech. Konkrétni pobidky pro 1é€ivé ptipravky,
které fesi vysokou neuspokojenou lé€ebnou potiebu, podpoti inovace a mély by piesmérovat
investice urené na vyzkum do téch oblasti, kde je jich nejvice zapotiebi, a tim posili
konkurenceschopnost.

Narizeni o lécivych pripravcich pro pediatrické pouZiti. Uptednostiovana moznost C zvysi
pocet 1éCivych ptipravkil pro déti, coz zlepsi kvalitu zivota déti i jejich rodin. Tato moznost
podpofti vyvoj pfipravka, které fesi neuspokojené potieby déti, prostiednictvim jasnych kritérii
pro identifikaci téchto pfipravki. Zavadi rovnéz pozadavek, aby u ptipravki vyvinutych pouze
pro dospélé byly zkouméany i moznosti jejich pouziti u déti, pokud by na zdklad¢ védeckych
dikazi mohly byt U¢inné proti onemocnéni u déti. Diky procedurdlnim zjednodusenim a
upravam bude systém vstficnéjsi k inovacim a povede k rychlejSimu dokonceni planu
pediatrického vyzkumu a registrace 1éCivych piipravki. Zkoumani pouziti urcitého 1é¢ivého
pfipravku u déti bude mozné odlozit pouze o maximalné pét let (v sou¢asné dob¢ neexistuje




zadny limit), a proto se pripravky dostanou k détem rychleji nez dnes.

Jaké jsou naklady na upiednostiiovanou moznost (je-li néjaka doporucena, jinak uved’te naklady
na hlavni moZnosti)?

Rychlejsi vstup generickych 1éc¢ivych piipravkii na trh povede k urfitym ztratdam pro
spolecnosti vyvijejici originalni 1éCivé ptipravky. Celkové vSak bude systém vyvazengjsi,
zajisti lepsi pfistup k cenové dostupnéjSim léc¢ivym piipravkim a zarovenn bude smérovat
pobidky tam, kde jsou nejvice zapotiebi, a podpoii tak inovace.

Jaké budou dopady na malé a stredni podniky?

Proceduralni zlepSeni (napf. zjednoduSeni a zvySena podpora ze strany Evropské agentury pro
1éCivé pripravky) a snizeni administrativni zatéze budou obzvlasté dulezité¢ pro malé a stredni
podniky vzhledem k malému rozsahu jejich podnikéni. Kromé toho budou mit malé a stfedni
podniky i nadéle prospéch ze snizeni poplatkil za postupy agentury. Vzhledem k tomu, Ze malé
a stiedni podniky v oblasti vzacnych onemocnéni ¢asto zacinaji zavadét inovativni koncepce
(stanoveni 1écivych ptipravki pro vzacnd onemocnéni), mély by mit prospéch z tpravy doby
platnosti vyhradniho postaveni na trhu, kterd odménuje ptipravky, jez fesi vysokou
neuspokojenou lé€ebnou potiebu.

Ocekavaji se vyznamné dopady na vnitrostatni rozpocty a spravni organy?

Neocekavaji se zadné vyznamné naklady pro vnitrostatni zdravotnické systémy. Vzhledem k
tomu, ze se vyviji vice pfipravki, ocekdva se, Ze vnitrostatnim zdravotnickym systémim
vzniknou dodatecné naklady spojené s uhradami, coz vSak bude vyvéazeno tUsporami
plynoucimi z rychlej$iho vstupu generickych 1é¢ivych ptipravki na trh.

Ocekavayji se jiné vyznamné dopady?

Ocekava se, ze tato iniciativa bude mit pozitivni dopad na vefejné zdravi a spole¢nost jako
celek. Méla by zajistit, aby pacienti méli prostfednictvim zvySeného poctu ptipravkil pro
vzacna onemocnéni a pro déti k dispozici nova terapeutickd feSeni, zejména v oblastech, kde
1é¢ba dosud neexistuje. V ramci Farmaceutické strategie pro Evropu bude mit revize pravnich
predpist tykajicich se léCivych piipravkl pro vzacna onemocnéni a pro pediatrické pouZiti a
obecnych farmaceutickych pravnich ptedpisi kumulativni pozitivni dopad na pristup k
lécivym piipravkim a jejich cenovou dostupnost pro vSechny pacienty a na udrzitelnost
zdravotnickych systému.

Proporcionalita

Zadna z moznosti revize nafizeni o 1é¢ivych pfipravcich pro vzicnd onemocnéni nebo pro
pediatrické pouziti nepiekracuje rdmec toho, co je nezbytné pro dosaZzeni cill. Iniciativa je
omezena na aspekty, jichZ nemohou ¢lenské staty dosahnout uspokojivé samy a jimiz se mize
1épe zabyvat EU. Upfednostnované moznosti jsou piiméiené vzhledem k tomu, ze vychazeji z
pilifi zavedeného systému a udrzuji je a navrhuji cilené Upravy, a vzhledem k oc¢ekavanym
pfinosiim pro pacienty, zdravotnické systémy a farmaceutické odvétvi.

D. Navazna opatieni

Kdy bude tato politika pfezkouméana?

Vyvoj novych lécivych piipravkli pro vzacna onemocnéni muizZe byt dlouhy proces a
dokonceni plénu klinického vyvoje léCivych piipravkid pro déti mize trvat az 10-15 let.
Pobidky a odmény proto plni sviij ucinek fadu let po datu registrace. Pfinos pro pacienty je
rovnéz tieba métit po dobu nejméné 5-10 let od registrace 1éCivého piipravku. Komise ma v
umyslu iniciativu pravidelné¢ prezkoumévat. Smysluplné hodnoceni vysledkl revidovanych




pravnich predpist v§ak bude mozné provést nejdiive 15 let po jejich vstupu v platnost.
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