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A. Potreba za djelovanjem

O ¢emu je rije¢? Zasto je to problem na razini EU-a?

Evaluacija zakonodavstva o lijekovima za djecu i lijekovima za rijetke bolesti pokazala je da
su dvije predmetne uredbe djelotvorno pridonijele razvoju lijekova u proteklih 20 godina. No
od njihova donoSenja doslo je do znatnog razvoja i otkriCa u znanosti te globalizacije
farmaceutskog sektora. Te su promjene usmjerile pozornost na nezadovoljene medicinske
potrebe, pristup pacijenata i proracunske ucinke lijekova te iziskuju preispitivanje intervencije
politike u podrucju rijetkih bolesti i lijekova za djecu.

Evaluacijom tih dviju uredbi objavljenih 2020. utvrdeni su sljedeci problemi:

1. medicinske potrebe djece i1 pacijenata koji boluju od rijetkih bolesti nisu u dovoljnoj
mjeri zadovoljene;

2. cijene lijekova izazov su za zdravstvene sustave (cjenovna pristupacnost);

pacijenti u EU-u nemaju jednak pristup lijekovima;

W

sustav je nedovoljno prilagoden inovacijama 1 stvara nepotrebno opterecenje.

1. Za 95 % od vise od 6 000 priznatih rijetkih bolesti jo§ ne postoji mogucnost lijecenja.
Razvoj lijekova za djecu i dalje ovisi o razvoju lijekova za odrasle. Razlicite terapijske potrebe
odraslih i djece znace ogranicen broj dostupnih moguénosti lijecenja.

2. Odluke o odredivanju cijena i naknadi troskova te rashodi za lijekove u nacionalnoj su
nadleZnosti, odnosno izvan podrucja primjene zakonodavstva EU-a o lijekovima. Prosje¢na
cijena novih lijekova iskazana na popisu cijena raste, posebno za lijekove za rijetke bolesti.
Visoke cijene utjeCu na cjenovnu pristupacnost i odrzivost zdravstvenih sustava. Poticajima
predvidenima zakonodavstvom odgada se ulazak na trziste jeftinijih verzija lijekova (genericki
1 bioslicni lijekovi), koji bi inae mogli poboljsati cjenovnu pristupacnost lijekova za
zdravstvene sustave.

3. U vecini drzava Clanica pacijentima je trenutacno na raspolaganju samo otprilike polovina
lijekova za rijetke bolesti dostupnih na trZiStu, a op¢i pristup znatno se razlikuje medu
drzavama cClanicama. Situacija je stoga nepovoljnija nego u slucaju standardnih lijekova.
Pristup lijekovima za djecu Cesto je povezan sa stavljanjem na trzZiSte odgovarajuceg proizvoda
za odrasle.

4. Zahvaljuju¢i znanstvenom napretku, kao S$to su lijekovi za naprednu terapiju 1
personalizirani pristupi lijeCenju, ve¢ su poboljsani ciljani nac¢ini lijeCenja pacijenata koji
boluju od rijetkih bolesti. Ti novi proizvodi doveli su u pitanje postojeéi sustav za
dodjeljivanje statusa lijekova za rijetke bolesti, koji sadrzava kriterije za dodjeljivanje tog
statusa. Nadalje, Uredba o lijekovima za pedijatrijsku upotrebu oslanja se na odredene
postupke (prihvacanje plana pedijatrijskog istraZzivanja u ranoj fazi razvoja), koji su se katkad
pokazali optere¢uju¢ima i neucinkovitima.

Sto bi trebalo posti¢i?

Op¢i je cilj ove inicijative zajam¢iti visoku razinu zaStite zdravlja za sve gradane EU-a te
osigurati da djeca i pacijenti koji boluju od rijetkih bolesti imaju pristup cjenovno
pristupanim 1 visokokvalitetnim lijekovima 1 sigurnim 1 ucinkovitim terapijama kako bi
zadovoljili svoje medicinske potrebe.

Koja je dodana vrijednost djelovanja na razini EU-a (supsidijarnost)?

Ocekuje se da ¢e inicijativa znatno povecati ucinkovitost zahvaljuju¢i poboljSanju sustava
poticaja, nagrada i obveza u vezi s istraZivanjem 1 razvojem lijekova za rijetke bolesti i
lijekova za djecu te pridonijeti njihovoj cjenovnoj pristupacnosti i dostupnosti za sve pacijente




u EU-u. Revizijom bi se ujedno moglo poboljsati funkcioniranje trzista u smislu trziSnog
natjecanja zahvaljujudi preispitivanju drugih mjera za olakSavanje ulaska na trziste generickih
1 biosli¢nih lijekova. Time bi se poboljsali pristup pacijenata i cjenovna pristupacnost lijekova.
Budu¢i da je trziste lijekova za rijetke bolesti i lijekova za djecu malo ¢ak i u ve¢im drzavama
¢lanicama EU-a, uspjeSan bi mogao biti samo uskladeni pristup na razini EU-a. Predlozena
intervencija bit ¢e u skladu s drugim europskim i nacionalnim mjerama.

B. RjeSenja

Koje su opcije za ostvarenje ciljeva? Postoji li najpoZeljnija opcija? Ako ne, za§to?

Uredba o lijekovima za rijetke bolesti. Sve opcije dopunjene su skupom zajednickih elemenata
kojima se osigurava brze uvodenje generickih lijekova, mjerama za zadrzavanje lijekova za
rijetke bolesti na trziStu, mjerama za stvaranje potrebne fleksibilnosti kako bi se uzeo u obzir
tehnoloski i znanstveni napredak te pojednostavnjenjem postupaka.

Opcija A: zadrZava se iskljucivo pravo stavljanja u promet u trajanju od 10 godina i uvodi
vauCer za proizvode kojima se odgovara na veliku nezadovoljenu medicinsku potrebu
pacijenata. Vaucer omogucuje jednogodiSnje produljenje razdoblja regulatorne zastite i moze
se prodati drugom poduzecu ili upotrijebiti za proizvod iz portfelja tog poduzeca. Opcija B:
ukida se trenuta¢no desetogodisnje razdoblje isklju¢ivog prava stavljanja u promet. Opcija C:
predvida se promjenjivo trajanje isklju¢ivog prava stavljanja u promet od 10, 9 ili 5 godina
ovisno o vrsti lijeka za rijetke bolesti (odgovor na veliku nezadovoljenu medicinsku potrebu,
nova djelatna tvar, provjerena uporaba). Ako se lijek kojim se odgovara na veliku
nezadovoljenu medicinsku potrebu ili lijek koji sadrzava novu djelatnu tvar stavlja na
raspolaganje u svim relevantnim drzavama clanicama, isklju¢ivo pravo stavljanja u promet za
te proizvode produljuje se za godinu dana.

Najpozeljnija je opcija C.

Uredba o lijekovima za pedijatrijsku upotrebu. Sve opcije dopunjene su skupom zajednickih
elemenata kojima se podupire razvoj proizvoda kojima se odgovara na nezadovoljene
medicinske potrebe djece, kao i racionalizacija i, prema potrebi, pojednostavnjenje postupaka

kojima se utvrduje koje klinicke studije treba provoditi kod djece. Cilj je bolje se prilagoditi
inovacijama u znanosti i ubrzati postupke kako bi proizvodi bili brze dostupni djeci.

Opcija A: zadrzava se Sestomjesecno produljenje prava intelektualnog vlasniStva (svjedodzba
o dodatnoj zastiti) za sve lijekove za koje se ispituje primjena kod djece. Za lijekove kojima se
odgovara na nezadovoljene medicinske potrebe djece predvida se dodatna nagrada, 1 to ili u
za jednogodi$nje produljenje razdoblja regulatorne zaStite, koji se moze prodati drugom
poduzecu ili upotrijebiti za proizvod iz portfelja tog poduzeca. Opcija B: ukida se
Sestomjesecno produljenje svjedodzbe o dodatnoj zastiti. Opcija C: zadrzava se Sestomjesecno
produljenje svjedodzbe o dodatnoj zastiti.

Najpozeljnija je opcija C.

Koja su stajaliSta razlicitih dionika? Tko podrzZava koju opciju?

Uredba o lijekovima za rijetke bolesti. Svi se dionici slazu da i dalje treba podupirati razvoj
lijekova za rijetke bolesti posebnim poticajima jer bi inaCe moglo ponovno do¢i do trziSnog
neuspjeha. Javna tijela 1 organizacije pacijenata zalazu se za razlikovanje trenutacnog glavnog
poticaja, kako je navedeno u opciji C. Farmaceutska industrija mogla bi poduprijeti prilagodbu
poticaja, ali ne i njihovo opc¢e skrac¢ivanje. Industrija predlaze da se, u odnosu na trenuta¢nu
situaciju, uvedu dodatni poticaji ili novi poticaj kao §to je prenosivi vaucer za zastitu podataka.




Industrija je istaknula i da postojeca uredba treba ostati stabilna te da je potrebno osigurati
predvidljivost u obliku aktualnih kriterija za dodjeljivanje statusa lijeka za rijetke bolesti jer se
odluke o ulaganjima donose mnogo prije nego Sto se mogu primijeniti poticaji za uspjesSan
razvoj.

Uredba o lijekovima za pedijatrijsku upotrebu. Svi dionici opcéenito podupiru potrebu za
zadrzavanjem postojee obveze ispitivanja svih novih lijekova za primjenu kod djece.
Farmaceutska industrija i akademska zajednica u nacelu pozdravljaju poboljSanja postupaka.
Nijedna skupina dionika ne podupire skradivanje produljenja svjedodzbe o dodatnoj zastiti.
Industrija daje prednost zadrzavanju postojeceg sustava, no ujedno poziva na uvodenje
dodatnih nagrada za potporu posebnim aktivnostima u podru¢ju nezadovoljenih medicinskih
potreba kod djece. Javna tijela prepoznaju potrebu za boljim utvrdivanjem nezadovoljenih
medicinskih potreba djece. Smatraju da je postojeéi sustav obveza i nagrada relativno dobro
funkcionirao, ali zabrinjava ih uvodenje novih nagrada 1 njihov ucinak na odrzivost
nacionalnih zdravstvenih sustava.

C. Udinci najpozZeljnije opcije

Koje su prednosti najpoZeljnije opcije (ako postoji, ina¢e prednosti glavnih opcija)?

Uredba o lijekovima za rijetke bolesti. Najpozeljnijom opcijom C poboljsat ¢e se kvaliteta
Zivota pacijenata koji boluju od rijetkih bolesti i kvaliteta zivota njihovih obitelji jer e
pacijenti u prosjeku imati jedan do dva nova lijeka godiSnje, posebno u podrucjima u kojima
trenutacno nisu dostupne mogucénosti lijeCenja. Poduzeéa koja proizvode izvorne lijekove
ostvarit ¢e koristi zahvaljujuci produljenom isklju¢ivom pravu stavljanja u promet za lijekove
kojima se odgovara na veliku nezadovoljenu medicinsku potrebu. Poduzeca koja proizvode
genericke lijekove imat ¢e koristi od ranijeg i predvidljivijeg ulaska na trziste. Usto bi se
trebala povecati predvidljivost za proizvodace generickih lijekova jer ¢e svoj proizvod moci
staviti u promet na dan isteka iskljucivog prava stavljanja u promet. Pacijenti ¢e imati bolji
pristup zahvaljujuéi ranijem ulasku generickih lijekova na trZiste, ¢cime ¢e se ujedno smanjiti
troSkovi za zdravstvene sustave drzava Clanica. Mjere pojednostavnjenja omogucile bi ustedu
administrativnih troSkova u iznosu od 3,3 milijuna EUR godisnje. Poticajima koji su posebno
osmiSljeni za lijekove kojima se odgovara na veliku nezadovoljenu medicinsku potrebu
promicat ¢e se inovacije te bi se zahvaljuju¢i njima ulaganja u istraZivanje trebala preusmjeriti
na podrucja u kojima su najpotrebnija. Tako bi se potaknula konkurentnost.

Uredba o lijekovima za pedijatrijsku upotrebu. NajpoZeljnijom opcijom C povecat ¢e se broj
lijekova za djecu i time poboljSati kvaliteta Zivota djece 1 njihovih obitelji. Ta ¢e opcija
potaknuti razvoj proizvoda kojima se odgovara na nezadovoljene medicinske potrebe djece
zahvaljujucéi jasnim kriterijima za utvrdivanje takvih proizvoda. Njome se uvodi i zahtjev da se
proizvodi razvijeni samo za odrasle moraju ispitati i kod djece ako postoje znanstveni dokazi
da bi ti proizvodi mogli biti ulinkoviti protiv bolesti kod djece. Zahvaljujuci
pojednostavnjenju i prilagodbi postupaka sustav ¢e biti bolje prilagoden inovacijama te ¢e se
ubrzati zavrSetak plana pedijatrijskog istraZzivanja i odobravanje lijekova. Ispitivanje primjene
lijeka kod djece mo¢i ¢e se odgoditi na najvise pet godina (trenutacno nema ogranicenja), pa
¢e lijekovi biti dostupni djeci brze nego danas.

Koji su troskovi najpoZeljnije opcije (ako postoji, inac¢e troskovi glavnih opcija)?

Brzi ulazak generickih lijekova na trziSte dovest ¢e do odredenih gubitaka za poduzeca koja
proizvode izvorne lijekove. Medutim, sustav ¢e opcenito biti uravnotezeniji i omoguciti bolji
pristup cjenovno pristupacnijim lijekovima, a poticaji ¢e se usmjeravati tamo gdje su




.....

Koji su uéinci na mala i srednja poduzeca (MSP-ovi)?

Postupovna poboljsanja (kao Sto su pojednostavnjenje i veca potpora Europske agencije za
lijekove) 1 smanjenje administrativnog opterecenja bit ¢e posebno vazni za MSP-ove s
obzirom na mali razmjer njihova poslovanja. Osim toga, MSP-ovi ¢e i dalje imati pravo na
smanjenja naknada za postupke Agencije. Budu¢i da MSP-ovi u podrudju rijetkih bolesti cesto
uvode inovativne koncepte (status lijeka za rijetke bolesti), trebali bi ostvariti koristi od
prilagodenog trajanja iskljucivog prava stavljanja u promet jer bi se nagradivali proizvodi
kojima se odgovara na veliku nezadovoljenu medicinsku potrebu.

Hoce li to bitno utjecati na drZzavne proracune i uprave?

Ne ocekuju se znatni troskovi za nacionalne zdravstvene sustave. Buduéi da se razvija vise
proizvoda, ocekuju se dodatni troSkovi za nacionalne zdravstvene sustave povezani s
naknadom troskova, no oni ¢e se nadoknaditi uStedama zahvaljujuéi brzem ulasku generickih
lijekova na trziste.

Ho¢e li biti drugih bitnih uc¢inaka?

Ocekuje se da ¢e ova inicijativa imati pozitivan u¢inak na javno zdravlje i drustvo u cjelini.
Ona bi trebala omoguditi nova terapijska rjeSenja za pacijente zahvaljuju¢i ve¢em broju
proizvoda za rijetke bolesti i proizvoda za djecu, osobito u podruc¢jima u kojima ne postoje
mogucénosti lijecenja. U okviru farmaceutske strategije za Europu revizija zakonodavstva o
lijekovima za rijetke bolesti i lijekovima za pedijatrijsku upotrebu te opéeg zakonodavstva o
lijekovima imat ¢e kumulativni pozitivan u¢inak na pristup lijekovima i njthovu cjenovnu
pristupacnost za sve pacijente, kao 1 na odrzivost zdravstvenih sustava.

Proporcionalnost?

Nijedna opcija za reviziju Uredbe o lijekovima za rijetke bolesti ili Uredbe o lijekovima za
pedijatrijsku upotrebu ne prelazi ono S$to je potrebno za ostvarivanje ciljeva. Inicijativa je
ogranicena na aspekte koje drzave c¢lanice ne mogu same zadovoljavajuce ostvariti, ve¢ ih
bolje moze ostvariti EU. Najpozeljnije su opcije proporcionalne s obzirom na ocekivane koristi
za pacijente, zdravstvene sustave i1 industriju 1 jer se temelje na stupovima uredenog sustava 1
zadrzavaju ih te uvode ciljane prilagodbe.

D. Daljnje mjere

Kad ée se predloZene mjere preispitati?

Razvoj novih lijekova za rijetke bolesti moze biti dugotrajan proces, a zavrSetak plana
klini¢kog razvoja za lijekove za djecu moze trajati i 10 — 15 godina. To znaci da poticaji 1
nagrade proizvode ucinak mnogo godina nakon datuma izdavanja odobrenja za stavljanje u
promet. Korist za pacijente takoder treba ocijeniti u razdoblju od najmanje 5 do 10 godina
nakon odobravanja lijeka. Komisija namjerava redovito preispitivati inicijativu. Medutim,
smislena evaluacija rezultata revidiranog zakonodavstva bit ¢e moguca barem 15 godina nakon
njegova stupanja na snagu.
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