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KOMISSION YKSIKOIDEN VALMISTELUASIAKIRJA

TIIVISTELMA VAIKUTUSTENARVIOINNISTA

Tiivistelma vaikutustenarvioinnista

Oheisasiakirja

ehdotukseen Euroopan parlamentin ja neuvoston direktiiviksi
ihmisille tarkoitettuja ldsikkeiti koskevista unionin sidnnoisti seki direktiivin
2001/83/EY ja direktiivin 2009/35/EY kumoamisesta

ehdotukseen Euroopan parlamentin ja neuvoston asetukseksi
ihmisille tarkoitettuja liikkeitd koskevista unionin lupa- ja valvontamenettelyisti ja
Euroopan liddkevirastoa koskevista sidnndoisti, asetuksen (EY) N:o 1394/2007 ja
asetuksen (EU) N:o 536/2014 muuttamisesta seka asetuksen (EY) N:o0 726/2004,
asetuksen (EY) N:0 141/2000 ja asetuksen (EY) N:0 1901/2006 kumoamisesta
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A. Toimenpiteen tarve

Miki on ongelma ja miksi se on ongelma EU:n tasolla?

Lastenlddkkeitd ja harvinaisiin sairauksiin tarkoitettuja lddkkeitd koskevan lainsddddnnon
arviointi on osoittanut, ettd asianomaiset kaksi asetusta ovat edistdneet tehokkaasti lddkkeiden
kehittamistd viimeisten 20 vuoden aikana. Asetusten antamisen jélkeen tieteessd on kuitenkin
tapahtunut monenlaista kehitystd, on tehty keksint6jd ja lddkeala on globaalistunut. Ndma
muutokset, joiden my6td huomio on kiinnittynyt tayttdméttomiin l4éketieteellisiin tarpeisiin,
saatavuuteen potilaiden kannalta ja lddkkeiden talousarviovaikutuksiin, edellyttdvét harvinaisia
sairauksia ja lastenlddkkeitd koskevien politiikkatoimien uudelleentarkastelua.

Vuonna 2020 julkaistussa kyseisten asetusten arvioinnissa mairitettiin seuraavat ongelmat:

1. lasten ja harvinaisia sairauksia sairastavien potilaiden lddketieteellisid tarpeita ei tdytetad
riittavalla tavalla;

2. ladkkeiden hinta on haaste terveydenhuoltojérjestelmille (kohtuuhintaisuus);

potilaiden mahdollisuudet saada ladkkeitd ovat epétasa-arvoiset eri puolilla EU:ta;

W

. jarjestelmé ei mukaudu riittdvin hyvin innovointiin ja luo tarpeetonta rasitetta.

1) Yli 6 000:sta harvinaissairaudeksi luokitellusta taudista 95 prosenttiin ei ole edelleenkddn
hoitoa. Lastenlddkkeiden kehittiminen pohjautuu edelleen aikuisille tarkoitettujen ladkkeiden
kehittdmiseen. Kun lasten hoitotarpeet poikkeavat aikuisten tarpeista, lapsille on saatavilla
hoitoja rajallisesti.

2) Hinnoittelu- ja korvattavuuspédétokset sekd lddkemenot kuuluvat jésenvaltioiden
toimivaltaan, joten ne eivdt sisdlly EU:n lddkelainsddddanndn soveltamisalaan. Uusien
ladkkeiden, erityisesti harvinaislddkkeiden, keskiméérdiset listahinnat ovat nousussa.
Ladkkeiden korkeat hinnat nostavat terveydenhuoltojérjestelmien kustannuksia ja heikentivit
niiden kestdvyyttd. Lainsddddnndn tarjoamat kannustimet viivdstyttivit halvempien
valmisteiden (rinnakkaisvalmisteiden ja biosimilaarien) markkinoille tuloa, vaikka ne voisivat
kohtuullistaa terveydenhuoltojérjestelmien kustannuksia.

3) Vain noin puolet markkinoilla olevista harvinaislddkkeistd on tdlld hetkelld potilaiden
saatavilla useimmissa jdsenvaltioissa, ja saatavuus vaihtelee huomattavasti jdsenvaltiosta
toiseen. Tilanne on huonompi kuin tavanomaisten ladkkeiden kohdalla. Ladkkeiden saatavuus
lapsille on usein sidoksissa vastaavan aikuisille tarkoitetun valmisteen markkinoille
saattamiseen.

4) Tieteelliset edistysaskeleet, kuten pitkille kehitetyssd terapiassa kiytettdvat l1ddkkeet ja
yksilollistetyt 1ddkehoidot, ovat jo parantaneet harvinaisista sairauksista kérsivien potilaiden
kohdennettua hoitoa. Ndméd uudet valmisteet ovat kyseenalaistaneet harvinaislddkkeiden
nykyisen médérittelyjarjestelmén, jonka mukaan valmisteen on taytettiva tietyt kriteerit, jotta se
voidaan médritelld harvinaislddkkeeksi. Sen lisdksi lastenlddkeasetus perustuu tiettyihin
menettelyihin (lastenlddkettd koskevan tutkimusohjelman hyvéksyttdminen kehitystyon
varhaisessa vaiheessa), jotka ovat joiltakin osin osoittautuneet raskaiksi ja tehottomiksi.

Miti toimenpiteelld on tarkoitus saada aikaan?

Aloitteen yleisend tavoitteena on varmistaa kaikkien EU:n kansalaisten terveyden suojelun
korkea taso ja varmistaa, ettd lapsilla ja harvinaisia sairauksia sairastavilla on kdytettdvissddn
kohtuuhintaisia ja laadukkaita lddkkeitd sekd turvallisia ja tehokkaita hoitoja heidén
ladketieteellisiin tarpeisiinsa vastaamiseksi.

Miti lisAarvoa saadaan toimenpiteen toteuttamisesta EU:n tasolla (toissijaisuusperiaate)?

Aloitteen odotetaan tuovan merkittdvid tehokkuusetuja, koska silld parannettaisiin




harvinaislddkkeiden ja lastenlddkkeiden tutkimukseen ja kehittimiseen liittyvdd kannustin-,
palkkio- ja velvoitejarjestelmdad. Myos kyseisten lddkkeiden hinnoista saataisiin
kohtuullisempia ja niiden saatavuus kaikille potilaille koko EU:ssa paranisi. Lisdksi tilld
tarkistuksella voitaisiin parantaa kilpailun toimimista markkinoilla tarkistamalla muita
toimenpiteitd, joilla helpotetaan rinnakkaisvalmisteiden ja biosimilaarien markkinoille tuloa.
Tdmd parantaisi saatavuutta potilaiden kannalta ja  kohtuuhintaisuutta. Koska
harvinaislddkkeiden ja lastenlddkkeiden markkinat ovat pienet jopa suuremmissa EU:n
jasenvaltioissa, vain EU:n tasolla yhdenmukaistettu menettelytapa voi toimia. Ehdotettu
toimenpide on linjassa muiden EU:n ja kansallisten toimenpiteiden kanssa.

B. Ratkaisut

Milla vaihtoehdoilla tavoitteet saavutettaisiin? Onko jokin vaihtoehto arvioitu parhaaksi? Jos ei,
miksi?

Harvinaislddkeasetus. Kaikkia vaihtoehtoja tdydentavét yhteiset osatekijét, joilla varmistetaan
rinnakkaisvalmisteiden nopeampi saaminen markkinoille, toimenpiteet harvinaislddkkeiden
pitdimiseksi markkinoilla, tarvittavan joustavuuden lisddminen teknologisen ja tieteellisen
kehityksen huomioon ottamiseksi sekd menettelyjen yksinkertaistaminen.

Vaihtoehdossa A siilytetdin 10 vuoden kaupallinen yksinoikeus ja otetaan kayttoon
yksinoikeusseteli valmisteille, joilla vastataan potilaiden merkittivddn tayttdiméttoméain
tarpeeseen. Yksinoikeussetelilld voidaan jatkaa sdéntelysuoja-aikaa 1 vuodella, ja se voidaan
myydéd toiselle yritykselle tai kiayttdd kyseisen yrityksen tuotevalikoimaan kuuluvaan
valmisteeseen. Vaihtoehdossa B Iluovutaan nykyisesti 10 vuoden kaupallisesta
yksinoikeudesta. Vaihtoehdossa C sidddetddn kaupallisesta yksinoikeudesta, jonka kesto
vaihtelee riippuen harvinaisladkkeen tyypistd: 10 vuotta merkittivddn tadyttimattomain
tarpeeseen vastaavalle lddkkeelle; 9 wvuotta uudelle vaikuttavalle aineelle; 5 vuotta
vakiintuneeseen kayttoon perustuvalle hakemukselle). Jos lddke, jolla vastataan merkittdvain
tayttimattomadn tarpeeseen tai joka sisdltdd uutta vaikuttavaa ainetta, asetetaan saataville
kaikissa asianomaisissa jdsenvaltioissa, kaupallista yksinoikeutta jatketaan 1 wvuodella
kyseisten valmisteiden osalta.

Parhaaksi arvioitiin vaihtoehto C.

Lastenlddkeasetus. Kaikkia vaihtoehtoja tdydentdvit yhteiset osatekijdt, joilla tuetaan lasten
tdyttamattomiin  ladketieteellisiin tarpeisiin  vastaavien valmisteiden kehittdmistd sekd
virtaviivaistetaan ja tarvittaessa yksinkertaistetaan menettelyjd, joiden avulla sovitaan siitd,
mitd kliinisid tutkimuksia lapsilla on tehtdva. Tarkoituksena on ottaa paremmin huomioon
tieteen innovaatiot ja nopeuttaa menettelyjd, jotta valmisteet olisivat nopeammin saatavilla
lapsia varten.

Vaihtoehdossa A siilytetddn teollis- ja tekijdnoikeuksia (lisdsuojatodistusta) koskeva 6
kuukauden jatkoaika kaikille sellaisille ladkkeille, joiden kéyttod lapsilla tutkitaan. Ladkkeille,
joilla vastataan lasten tdyttdmittomiin tarpeisiin, tarjotaan lisdpalkkio, joka on joko
lisdsuojatodistuksen voimassaolon jatkaminen 6 kuukaudella tai yksinoikeusseteli, joka jatkaa
sadntelysuojan voimassaoloaikaa 1 vuodella ja joka voidaan myyda toiselle yritykselle tai
kayttdd kyseisen yrityksen tuotevalikoimaan kuuluvaan valmisteeseen. Vaihtoehdossa B
luovutaan lisdsuojatodistuksen 6 kuukauden jatkoajasta. Vaihtoehdossa C sdilytetddn
lisdsuojatodistuksen 6 kuukauden jatkoaika.

Parhaaksi arvioitiin vaihtoehto C.

Mitki ovat sidosryhmien nikemykset? Mitké toimijat kannattavat mitikin vaihtoehtoa?




Harvinaislddkeasetus. Kaikki sidosryhmét ovat yhtd mieltd siitd, ettd harvinaisiin sairauksiin
tarkoitettujen lddkkeiden kehittdmistd on tuettava edelleen erityisin kannustimin, silld muutoin
markkinoiden toimimattomuus voisi toistua. Viranomaiset ja potilasjirjestot pitdvét parhaana
nykyisen pidasiallisen kannustimen eriyttdmistd, kuten vaihtoehdossa C esitetdén.
Ladketeollisuus voisi tukea kannustimien mukauttamista, mutta ei niiden keston yleistd
lyhentdmisti. Teollisuus ehdotti lisdkannustimien kiyttoonottoa nykytilanteeseen verrattuna
tai uuden kannustimen, kuten siirrettdvissd olevan yksinoikeussetelin, kayttoonottoa.
Teollisuus on my0s korostanut, ettd nykyisen asetuksen on pysyttidvd vakaana ja ettd tarvitaan
ennustettavuutta nykyisten harvinaisladkkeeksi maarittdimistd koskevien kriteerien osalta, silld
investointipddtokset tehddin kauan ennen kuin onnistuneeseen kehittimiseen perustuvat
kannustimet ovat saatavissa.

Lastenlddkeasetus. Kaikki sidosryhmidt hyvéksyvit yleisesti tarpeen sdilyttdd nykyinen
velvoite, jonka mukaan kaikkien lddkkeiden osalta on tutkittava myos niiden kéyttod lapsilla.
Ladketeollisuus ja tiedeyhteisd suhtautuvat yleisesti ottaen mydnteisesti menettelyjen
parannuksiin. Mikddn sidosryhmid ei kannata lisdsuojatodistuksen jatkoajan voimassaolon
lyhentdmistd. Teollisuus kannattaa nykyisen jirjestelméin sdilyttimistd, mutta on myos
kehottanut ottamaan kéyttoon lisdpalkkioita, joilla tuetaan erityistd kehitystyotd aloilla, joilla
lasten ladketieteelliset tarpeet jadvit tiyttdméttd. Viranomaiset tunnustavat tarpeen tunnistaa
paremmin lasten hoitoon liittyvit tdyttdmattomat tarpeet sekd sen, ettd nykyinen velvoite- ja
palkkiojdrjestelmd on toiminut suhteellisen hyvin. Ne ovat kuitenkin huolissaan uusien
palkkioiden kiayttoonotosta ja niiden vaikutuksesta kansallisten terveydenhuoltojirjestelmien
kestidvyyteen.

C. Parhaaksi arvioidun vaihtoehdon vaikutukset

Mitké ovat parhaaksi arvioidun vaihtoehdon hyodyt (jos parhaaksi arvioitua vaihtoehtoa ei ole,
piévaihtoehtojen hyodyt)?

Harvinaislddkeasetus. Parhaaksi arvioidulla vaihtoehdolla C parannetaan asianomaisista
sairauksista kérsivien potilaiden ja heidén perheidensé eldménlaatua, silld potilaiden hyodyksi
saadaan keskiméérin 1-2 uutta ladkettd vuodessa erityisesti aloilla, joilla ei tilld hetkelld ole
saatavilla  hoitoa.  Alkuperdislddkkeiden valmistajayritykset hyotyvdt laajennetusta
kaupallisesta yksinoikeudesta lddkkeisiin, joilla vastataan merkittdvdin tdyttdmattomaan
ladketieteelliseen  tarpeeseen. Rinnakkaisvalmisteita valmistavat yritykset hyotyvit
aikaisemmasta ja ennakoitavammasta péddsystd markkinoille. Ennustettavuus lisddntyy
rinnakkaisvalmisteiden tuottajien kannalta, koska ne voivat saattaa valmisteensa markkinoille
jo kaupallisen yksinoikeuden péattymispdivand. Potilaat saavat kdyttoonsd enemmaén ladkkeité
rinnakkaisvalmisteiden aiennetun markkinoille pddsyn ansiosta, mikd védhentdd myo0s
jasenvaltioiden terveydenhuoltojirjestelmien kustannuksia. Yksinkertaistamistoimenpiteilld
sddstettdisiin 3,3 miljoonaa euroa vuodessa hallintokustannuksissa. Kannustimilla erityisesti
sellaisten  lddkkeiden kehittdimiseen, jotka vastaavat merkittdviin tdyttdméttomiin
ladketieteellisiin  tarpeisiin, edistetddn innovointia, ja niiden odotetaan suuntaavan
tutkimusinvestointeja aloille, joilla niitd eniten tarvitaan, mikd parantaa kilpailukykya.

Lastenlddkeasetus. Parhaaksi arvioidulla vaihtoehdolla C lisitdan lastenlddkkeiden maaraa,
mikd parantaa lasten ja heiddn perheidensd eldménlaatua. Télla vaihtoehdolla edistetddn
sellaisten valmisteiden kehittdmistd, joilla vastataan lasten tdyttdmattomiin tarpeisiin,
vahvistamalla selkedt kriteerit tdllaisten valmisteiden tunnistamista varten. Siind séddetidin
myds vaatimuksesta, jonka mukaan ainoastaan aikuisille kehitettyjd valmisteita on tutkittava
myo0s lapsilla, jos ne tieteellisen ndyton perusteella voivat olla tehokkaita jotakin lasten
sairautta vastaan. Menettelyjen yksinkertaistaminen ja mukautukset tekevét jirjestelméstd




innovointia paremmin tukevan ja nopeuttavat lastenlddkettd koskevan tutkimusohjelman
toteuttamista ja lddkkeiden myyntilupien myontdmistd. Lédkkeen kayttod lapsilla koskevaa
tutkimusta voidaan lykétd enintddn 5 vuodella (tilld hetkelld aikarajaa ei ole), joten ladkkeitd
saadaan lasten kdyttoon nykyistd nopeammin.

Mitké ovat parhaaksi arvioidun vaihtoehdon kustannukset (jos parhaaksi arvioitua vaihtoehtoa
ei ole, piivaihtoehtojen hyodyt)?

Rinnakkaisvalmisteiden —nopeampi markkinoille tulo aiheuttaa joitakin tappioita
alkuperdisladkkeiden valmistajille. Jarjestelma on kuitenkin kaiken kaikkiaan tasapainoisempi,
silld se parantaa kohtuuhintaisten l4d&kkeiden saatavuutta ja ohjaa kannustimia sinne, missd
niitd eniten tarvitaan, ja edistéé siten innovointia.

Mitki ovat vaikutukset pieniin ja keskisuuriin yrityksiin (pk-yrityksiin)?

Menettelyjen parantaminen (kuten yksinkertaistaminen ja Euroopan lddkeviraston antaman
tuen lisddminen) ja hallinnollisen rasitteen keventdminen ovat erityisen tirkeitd pk-yrityksille,
kun otetaan huomioon niiden liiketoiminnan pienuus. Liséksi pk-yritykset hyotyvit edelleen
ladkeviraston menettelyjen maksualennuksista. Kun otetaan huomioon, ettd harvinaisten
sairauksien alalla toimivat pk-yritykset ovat usein innovatiivisten ratkaisujen
(harvinaislddkkeeksi maédritellyt lddkkeet) alullepanijoita, niiden olisi voitava hyotyd
kaupallisen  yksinoikeuden keston mukauttamisesta, jolla palkitaan merkittdviin
tayttimattomiin ladketieteellisiin tarpeisiin vastaavista valmisteista.

Kohdistuuko jisenvaltioiden budjettiin ja julkishallintoon merkittivia vaikutuksia?

Kansallisille terveydenhuoltojirjestelmille ei odoteta aiheutuvan merkittdvid kustannuksia.
Kun wuusia valmisteita kehitetddn, kansallisille terveydenhuoltojédrjestelmille odotetaan
atheutuvan  korvauksiin  liittyvid  lisdkustannuksia, mutta  titd  tasapainottavat
rinnakkaisvalmisteiden nopeammasta markkinoille tulosta saatavat saastot.

Onko toimenpiteelli muita merkittiviii vaikutuksia?

Talla aloitteella odotetaan olevan myonteinen vaikutus kansanterveyteen ja koko
yhteiskuntaan. Sen odotetaan varmistavan, ettd potilaiden saataville tulee uusia hoitoratkaisuja,
kun harvinaisiin sairauksiin ja lapsia varten kehitetddn enemmaén ladkkeitd erityisesti aloilla,
joilla ei ole olemassa hoitoja. Euroopan ladkestrategian puitteissa toteutettavalla
harvinaisladkkeitd ja lastenlddkkeitd koskevan lainsddddnnon ja yleisen lddkelainsdddannon
tarkistamisella on kumulatiivinen myonteinen vaikutus lddkkeiden saatavuuteen ja
kohtuuhintaisuuteen  kaikkien potilaiden kannalta ja terveydenhuoltojirjestelmien
kestidvyyteen.

Suhteellisuusperiaate

Yhdessédkadn harvinaislddkeasetuksen tai lastenlddkeasetuksen tarkistusvaihtoehdossa ei ylitetd
sitd, mikd on tarpeen tavoitteiden saavuttamiseksi. Aloite rajoittuu niithin nikokohtiin, joita
jasenvaltiot eivdt voi saavuttaa tyydyttdvisti itse ja jotka EU voi saavuttaa paremmin.
Parhaaksi arvioidut vaihtoehdot ovat oikeasuhteisia, kun otetaan huomioon, ettd ne perustuvat
vakiintuneen jérjestelmin pilareihin ja ylldpitdvit niitd ja ettd niissd ehdotetaan kohdennettuja
mukautuksia ja koska niistad odotetaan koituvan hyotyja potilaille,
terveydenhuoltojirjestelmille ja teollisuudelle.

D. Seuranta

Milloin asiaa tarkastellaan uudelleen?




Uusien harvinaisladkkeiden kehittiminen voi olla pitkd prosessi, ja lapsille tarkoitettujen
ladkkeiden kliinisen kehityssuunnitelman toteuttaminen saattaa kestdd jopa 10-15 vuotta.
Kannustimet ja palkkiot vaikuttavat nédin ollen vasta useita vuosia myyntiluvan mydntamisen
jilkeen. Myos potilaille koituvaa hyotyd on tarpeen mitata vdhintddn 5—-10 vuoden ajan sen
jilkeen, kun lddkkeelle on myoOnnetty myyntilupa. Komissio aikoo tarkastella aloitetta
uudelleen sdadnndllisin viliajoin. Tarkistetun lainsdddannon tulosten merkityksellinen arviointi
on kuitenkin mahdollista vasta vdhintdén 15 vuoden kuluttua sen voimaantulosta.
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