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A. A fellépés sziikségessége

Mi a probléma lényege, és miért jelent problémat unids szinten?

A gyermekgyogyészati alkalmazasra szant gyogyszerekrdl ¢és a ritka Dbetegségek
gyogyszereir0l szold jogszabalyok értékelése szerint a két rendelet az elmult 20 évben
hatékonyan eldmozditotta a gyodgyszerek fejlesztését. Elfogadasuk oOta azonban szamos
fejlesztés és felfedezés tortént a tudomany teriiletén, €s globalizalodott a gyogyszeripari
agazat. Ezek a valtozasok, amelyek kozéppontjdban a kielégitetlen egészségiigyi sziikségletek,
a betegek hozzaférése €s a gyogyszerek koltségvetési hatasai allnak, sziikségessé teszik a ritka
betegségek ¢és a gyermekgyogyaszati alkalmazasra szant gyogyszerek teriiletére iranyuld
szakpolitikai beavatkozas feliilvizsgalatat.

A két rendelet 2020-ban kozzétett értékelése soran a kdvetkezd problémakat tartak fel:

1. a gyermekek ¢és a ritka betegségben szenvedd betegek egészségiigyi sziikségleteit nem
elégitik ki megfelelden;

2. a gyogyszerek ara problémat jelent az egészségligyi rendszerek szadmara
(megfizethetdség);

3. abetegek nem jutnak hozzé az egész Unidban egyenlden a gydgyszerekhez;
a rendszer nem ad elég teret az innovacionak, ¢s felesleges terheket teremt.

1. A tobb mint 6 000 elismert ritka betegség 95 %-ara még mindig nem létezik kezelési
lehetdség. A gyermekgyogyaszati alkalmazasra szadnt gyogyszerek fejlesztése még mindig a
felnott gyodgyszerek fejlesztésén alapul. Mivel a felndttek terdpias sziikségletei eltérnek a
gyermekek sziikségleteitdl, a rendelkezésre allo kezelések szama korlatozott.

2. Az arképzéssel és a tarsadalombiztositdsi tamogatdsba vétellel kapcsolatos dontések,
valamint a gyoégyszerkiaddsok nemzeti hatdskorbe tartoznak, és kiviil esnek az unios
gyogyszerészeti jogszabalyok hatdlyan. Az 10j gyogyszerek atlagos listadra novekszik,
kiilonosen a ritka betegségek kezelésére gyogyszerek esetében. A magas arak hatassal vannak
a megfizethetdségre és az egészségiigyl rendszerek fenntarthatosdgara. A jogszabaly altal
biztositott 0sztonzok késleltetik a termékek olcsobb (generikus €s biohasonld) valtozatainak
piacra lépését, amelyek egyébként javithatnadk a megfizethetdséget az egészségligyi rendszerek
szamara.

3. Jelenleg a tagallamok tobbségében a ritka betegségek gydgyszereinek csupan mintegy a fele
elérhetd a betegek szadmara, €s az altalanos hozzaférés tagallamonként jelentOs eltéréseket
mutat. Ez rosszabb, mint a hagyomanyos gyogyszerek esetében. A gyermekgyogyaszati
alkalmazasra szant gyogyszerekhez vald hozzaférés gyakran az azoknak megfeleld,
felndtteknek szant gyogyszerek bevezetésének fiiggvénye.

4. A tudomanyos eldrelépések, példaul a fejlett terapias gyogyszerek és a személyre szabott
orvoslasra iranyuld6 megkozelitések eredményeképp mar javultak a ritka betegségekben
szenvedd betegek szamara rendelkezésre allo célzott kezelések. Ezek az 0j termékek probara
teszik a ritka betegségek gyogyszereként torténd mindsités jelenlegi rendszerét, amely
meghatdrozza azokat a kritériumokat, amelyeknek egy terméknek meg kell felelnie a ritka
betegségek gyogyszere mindsités megszerzéséhez. Ezenfelil a gyermekgyogyaszati
alkalmazéasra szant gyogyszerekrdl sz6l6 rendelet olyan eljardsokra hagyatkozik
(gyermekgyogyaszati vizsgalati tervrol valé megallapodas a fejlesztés korai szakaszaban),
amelyek olykor nehézkesnek és eredménytelennek bizonyulnak.

Mit kellene elérni?

E kezdeményezés altalanos célja az egészségvédelem magas szintjének biztositasa valamennyi
uniods polgar szdmdra, valamint annak biztositdsa, hogy a gyermekek és a ritka betegségekben




szenvedOk hozzajussanak megfizethetd, j6 mindségli gydgyszerekhez, valamint biztonsagos €s
hatasos terapidkhoz egészségiigyi sziikségleteik kielégitése érdekében.

Milyen tobbletértéket képvisel az unios szintii fellépés (szubszidiaritas)?

A kezdeményezés varhatoan jelentds hatékonysagnovekedést eredményez azaltal, hogy javitja
a ritka betegségek gyogyszereire €s a gyermekgyogyaszati alkalmazasra szant gyogyszerekre
iranyuld kutatashoz és fejlesztéshez kapcsolodd Osztonzdk, jutalmak és kotelezettségek
rendszerét, valamint hozzdjarul ahhoz, hogy ezek a gyodgyszerek megfizethetobbé ¢és
hozzéaférhetébbé valjanak minden beteg szamara, szerte az EU-ban. Emellett ez a
feliilvizsgalat javithatja a piac versenyképes mikodését a generikus €s biohasonlo gyogyszerek
piacra lépését megkonnyitd egyéb intézkedések feliilvizsgalata révén. Ez javitand a betegek
hozzaférését ¢és a megfizethetoséget. Mivel a ritka betegségek gyogyszereinek ¢€s a
gyermekgyogyaszati alkalmazasra szant gyodgyszereknek a piaca még a nagyobb unids
tagallamokban is kicsi, vélhetéen csak unios szintli harmonizalt megkozelitéssel érhetd el
siker. A javasolt beavatkozds kovetkezetesen illeszkedik mdas eurdpai ¢és nemzeti
intézkedésekhez.

B. Megoldisok

Milyen alternativak kinalkoznak a célok elérésére? Van-e elényben részesitett alternativa?
Amennyiben nincs, miért nincs?

A ritka betegségek gyogyszereirol szolo rendelet. Mindegyik lehetdség kiegésziil olyan kdzos
elemekkel, amelyek biztositjdk a generikus gyogyszerek gyorsabb bevezetését, a ritka
betegségek gyogyszereinek a piacon tartdsira irdnyuld intézkedéseket, a technoldgiai és
tudomanyos fejlemények tdmogatasahoz sziikséges rugalmassagot megteremto intézkedéseket,
valamint az eljardsok egyszeriisitését.

A. lehetdség: fenntartja a 10 éves piaci kizarélagossagot, és utalvanyt vezet be azokra a
termékekre, amelyek a betegek nagymértékben kielégitetlen egészségiigyi sziikségleteinek
kezelésére szolgalnak. Ez az utalvany lehetdvé teszi a szabalyozasi védelmi idészak 1 évvel
torténd meghosszabbitasat, és eladhaté egy masik vallalatnak, vagy felhasznalhato az adott
10 éves piaci kizarolagossagot. C. lehetdség: valtozo idotartamu, 10, 9, illetve S5 évre sz6lo
piaci kizarolagossagot iranyoz el a ritka betegségek kezelésére alkalmazott gyodgyszerek
tipusa alapjan (nagymértékben kielégitetlen egészségiigyi sziikséglet kezelése; 1 hatdanyag;
illetve jol bevalt hasznalaton alapuldé alkalmazas). Ha egy olyan gydgyszert, amely
nagymértékben kielégitetlen egészségiigyi sziikséglet kezelésére szolgal, vagy amely Uj
hatéanyagot tartalmaz, az Gsszes érintett tagallamban elérhetdvé tesznek, az ilyen termék
esetében a piaci kizardlagossag egy évvel meghosszabbodik.

Az eldnyben részesitett lehetdség a C. lehetdség.

A gyermekgyogyaszati alkalmazasra szant gyogyszerekrol szolo rendelet. Mindegyik lehetéség
kiegésziil olyan kozos elemekkel, amelyek tamogatjak a gyermekek kielégitetlen egészségligyi
szlikségletei kezelésére szolgalo termékek kifejlesztését, valamint azoknak az eljarasoknak az
észszerlisitését €s — sziikség szerinti — egyszerlsitését, amelyek sordn megallapodas sziiletik
arrol, hogy mely klinikai kutatdsokat kell elvégezni gyermekeken. Ennek célja az, hogy
nagyobb teret adjanak a tudomanyos innovacionak, valamint hogy felgyorsitsdk az eljarasokat
annak érdekében, hogy a termékek gyorsabban hozzaférhetdvé valjanak a gyermekek szamara.

A. lehetdség: a szellemitulajdon-jog 6 honappal térténd meghosszabbitasa (kiegészitd oltalmi
tandsitvany) megmarad minden olyan gydgyszer esetében, amelynek vizsgdljdk a




gyermekeknél torténd alkalmazéasat. Gyermekek kielégitetlen sziikségleteinek kezelésére
szolgalo gydgyszerek esetében tovabbi jutalom jar vagy a kiegészité oltalmi tanusitvany
tovabbi 6 honappal torténd meghosszabbitasa formajaban, vagy pedig a szabalyozasi védelmi
iddszak 1 évvel torténd meghosszabbitasat lehetdvé tévo utalvany formajaban, amely eladhatd
vonatkozdsdban. B. lehetdség: a kiegészitd oltalmi tanusitvdiny 6 honappal torténd
meghosszabbitasa megsziinik. C. lehetdség: a kiegészitd oltalmi tanusitvany 6 honappal
torténd meghosszabbitasa megmarad.

Az eldnyben részesitett lehetdség a C. lehetoség.

Mi az egyes érdekelt felek allaspontja? Ki melyik alternativat timogatja?

A ritka betegségek gyogyszereirol szolo rendelet. Valamennyi érdekelt fél egyetért abban,
hogy konkrét 0sztonzokkel tovabbra is tdmogatni kell a ritka betegségek gyogyszereinek
fejlesztését, mivel ellenkezd esetben a piaci hidnyossdgok megismétlédhetnek. A hatosagok és
a betegképviseleti szervezetek a jelenlegi {6 0sztonzd C. lehetdségben foglalt differencialasat
leroviditését nem. Az ipardg a jelenlegi helyzethez képest tovabbi 0sztonzok bevezetését,
illetve egy olyan 1ij 0sztonzd bevezetését javasolta, mint az atruhazhatd kizarolagossagi
utalvany. Az 4gazat azt is kiemelte, hogy a jelenlegi rendeletnek stabilnak kell maradnia, és
biztositani kell a kiszamithatosdgot a ritka betegségek gyogyszereként torténd mindsités
jelenlegi kritériumai formajaban, mivel a beruhdzéasi dontéseket joval azel6tt hozzak meg,
hogy a sikeres fejlesztéshez nyljtott 6sztonzok megszerezhetdk lennének.

A gyermekgybgydszati alkalmazdsra szant gyogyszerekrdl szolé rendelet. Altalaban véve az
Osszes érdekelt fél tdmogatja azt, hogy tovabbra is fenn kell tartani azt a mar meglévo
kotelezettséget, hogy meg kell vizsgalni minden 0j gyogyszert a gyermekeknél vald
alkalmazas tekintetében. A gydgyszeripar €s a tudomanyos korok altalaban véve helyeslik az
eljarasokban eszkozolt javitasokat. A kiegészitd oltalmi tanusitvany Kkiterjesztésének
leroviditését egyetlen érdekképviseleti csoport sem tamogatja. Az dgazat a meglévd rendszer
fenntartasa mellett van, ugyanakkor azonban siirgette tovabbi jutalmak bevezetését a
gyermekek kielégitetlen egészségiigyi sziikségletei terén végzett konkrét fejlesztések
tdmogatasa érdekében. A hatdsagok elismerik, hogy sziikség van a kielégitetlen
gyermekgyogyaszati  sziikségletek jobb meghatarozdsara, tovabba elismerik, hogy a
kotelezettségek €s jutalmak meglévd rendszere mindeddig viszonylag jol mitkodott, viszont
aggodalmukat fejezték ki az 0j jutalmak bevezetésével és azoknak a késdbbiekben a nemzeti
egészségiigyi rendszerek fenntarthatosagara gyakorolt hatasaval kapcsolatban.

C. Az elényben részesitett alternativa hatasai

Melyek az elényben részesitett alternativa (ha nincs ilyen, akkor a f6bb alternativik) elényei?

A ritka betegségek gyogyszereirdl szolo rendelet. Az eldnyben részesitett C. lehetdség javitani
fogja az ilyen betegségekben szenveddk ¢€s csaladjaik életmindségét, mivel évente atlagosan
tovabbi 1-2 1) gyogyszer valik majd elérhetové a betegek szdmadra, kiilondsen azokon a
teriileteken, ahol jelenleg nem 4&ll rendelkezésre kezelés. Az innovativ gyogyszergyartok
hasznat veszik a jelentds kielégitetlen egészségiigyi sziikségletek kezelésére szolgald
gyogyszerek tekintetében biztositott kiterjesztett piaci kizarolagossagnak. A generikus
gyogyszergyartok pedig hasznat veszik a hamarabbi és kiszamithatobb piacra 1épésnek.
Emellett a generikus gyogyszergyartok szamara fokozodik a kiszdmithatosag, mivel
termékeiket forgalomba hozhatjak a piaci kizarolagossag lejartanak a napjan. Javulni fog a
betegek gyogyszerekhez vald hozzaférése a generikus gydgyszerek hamarabbi piacra 1épése
miatt, ami a tagallamok egészségiigyi rendszereinek koltségeit is csokkenteni fogja. Az




egyszerusitési intézkedések évente 3,3 milli6 EUR megtakaritast eredményeznének az
adminisztrativ  koltségek terén. A kifejezetten a jelentds kielégitetlen egészségiligyi
sziikségletek kezelésére szolgald gyodgyszerekhez nyujtott 0Osztonzok eldmozditjak az
innovaciot, és a kutatasi beruhdzéasokat azokra a teriiletekre iranyitjak at, ahol azokra a
legnagyobb sziikség van, fokozva ezaltal a versenyképességet is.

A gyermekgyogyaszati alkalmazdsra szant gyogyszerekrol szolo rendelet. Az eldnyben
részesitett C. lehet0ség novelni fogja a gyermekgyodgyaszati alkalmazasra szant gyogyszerek
szdmat, javitva ezaltal a gyermekek ¢€s csaladjaik életmindségét. Ez a lehetdség az ilyen
termékek azonositasara szolgdlo egyértelml kritériumok révén elOsegiti majd a gyermekek
kielégitetlen sziikségleteinek kezelésére szolgald termékek kifejlesztését. Bevezeti tovabba azt
a kovetelményt, hogy a kizarolag felnéttek szamara kifejlesztett termékeket gyermekek
vonatkozdsdban is meg kell vizsgdlni, amennyiben tudomdanyos bizonyitékok alapjan
hatasosak lehetnek gyermekeknél el6fordulod betegségek ellen. Az eljarasok egyszerusitésével
¢s kiigazitdsdval a rendszer az innovacidra nyitottabba valik, és lehetdéség nyilik a
gyermekgyogyaszati vizsgalati terv gyorsabb végrehajtdsara és a gyogyszerek gyorsabb
engedélyezésére. Valamely gyogyszer gyermekeknél torténd alkalmazasanak a vizsgalatat
legfeljebb csupan 5 évvel lehet majd elhalasztani (jelenleg nincs korlat), igy a termékek a
jelenleginél hamarabb eljutnak a gyermekekhez.

Milyen koltségekkel jar az elonyben részesitett alternativa (ha nincs ilyen, akkor milyen
koltségekkel jarnak a fébb alternativak)?

A generikus gyogyszerek gyorsabb piacra 1épése valamilyen mértékii veszteséget fog okozni
az innovatlv  gyogyszergyartok szdmédra. Osszességében azonban a  rendszer
kiegyensulyozottabb lesz, jobb hozzaférést biztosit a megfizethetobb gyogyszerekhez,
mikdzben az Osztonzoket oda iranyitja, ahol azokra a legnagyobb sziikség van, és igy
elémozditja az innovaciot.

Milyen hatast gyakorol a fellépés a Kis- és kozépvallalkozasokra (kkv-kra)?

Az eljardsok fejlesztése (példaul egyszeriisités €s az Eurdpai Gyogyszeriigynokseég altal
nyUjtott fokozott tAmogatas), valamint az adminisztrativ terhek csokkentése kiilondsen fontos
lesz a kkv-k szamara, tekintettel a vallalkozasok kis méretére. Ezen talmenden a kkv-k
tovabbra is dijcsokkentésben részesiilnek az Ugyndkség eljarasaiért fizetendd dijak
tekintetében. Tekintettel arra, hogy a ritka betegségek teriiletén tevékenykedd kkv-k gyakran
inditanak el innovativ koncepciokat (ritka betegségek gyogyszereként torténd mindsitéseket),
hasznukra valik majd a piaci kizarolagossag idotartaméanak a jelentds kielégitetlen
egészségiigyi sziikségletek kezelésére szolgald termékeket jutalmazd moduléciodja.

Jelentos lesz-e a tagallamok koltségvetésére és kozigazgatasara gyakorolt hatas?

Vérhatoan nem harulnak jelentds koltségek a nemzeti egészségligyi rendszerekre. Amint egyre
tobb termék kifejlesztésére keriil sor, a nemzeti egészségiigyi rendszereknek varhatéan
tobbletkoltségekkel kell szamolniuk a tarsadalombiztositdsi tdmogatasba vételhez
kapcsolodoan, de ezt ellensulyozzdk majd a generikus gyogyszerek gyorsabb piacra 1épésébdl
szarmazo6 megtakaritasok.

Lesznek-e egyéb jelentos hatasok?

Ez a kezdeményezés varhatdéan pozitiv hatdssal jar a kozegészségligyre és a tarsadalom
egészére nézve. Biztositani fogja, hogy a ritka betegségek kezelésére €és a gyermekgyodgyaszati
alkalmazéasra szant termékek szaméanak novekedésével Uj terdpids megoldasok valjanak
elérhetdvé a betegek szamadra, kiillonosen azokon a teriileteken, ahol jelenleg nem all
rendelkezésre kezelés. Az unids gyogyszerstratégia keretében a ritka betegségek gyogyszereire




¢s a gyermekgydgyaszati alkalmazasra szant gydgyszerekre vonatkoz6 jogszabalyok, valamint
az altalanos gyodgyszerészeti jogszabalyok feliilvizsgalata halmozottan kedvez6 hatassal lesz a
gyogyszerekhez valo hozzaférésre és azok megfizethetdségére minden beteg szamara, tovabba
az egészségligyi rendszerek fenntarthatosagara.

Aranyossag?

A ritka betegségek gyogyszereirdl ¢és a gyermekgyodgyaszati alkalmazédsra szant
gyogyszerekrol sz0l6 rendeletek feliilvizsgalatara eldiranyzott lehetdségek egyike sem 1épi tal
a celkitlizések eléréséhez sziikséges mértéket. A kezdeményezés azokra a szempontokra
korlatozodik, amelyeket a tagallamok dnmaguk nem tudnak kielégitden megvaldsitani, az EU
viszont igen. Az elényben részesitett lehetdségek aranyosak, tekintettel arra, hogy egy mar
l1étezé rendszer pilléreire épiilnek és megtartjdk azokat, tovabba kiigazitasokat javasolnak,
valamint tekintettel a betegek, az egészségiigyi rendszerek és az agazat szamara varhato
elénydkre.

D. Tovabbi lépések

Mikor Keriil sor szakpolitikai feliilvizsgalatra?

A ritka Dbetegségek 1) gyogyszereinek kifejlesztése hossza  folyamat lehet, a
gyermekgyogyaszati alkalmazésra szant gyogyszerek klinikai fejlesztési tervének végrehajtasa
pedig akar 10-15 évig is eltarthat. Az 6sztonzOk és jutalmak hatasa ezért hosszl évekkel a
forgalombahozatali engedély idépontja utan jelentkezik. A betegek szamadra jelentett elénydket
is legalabb 5-10 éves iddszakon at kell mérni a gyogyszer engedélyezését kovetden. A
Bizottsag szandékaban all rendszeres idokozonként feliilvizsgilni a kezdeményezést. A
feliilvizsgalt jogszabaly eredményeinek érdemi értékelésére azonban csak legalabb 15 évvel
annak hatalybalépése utan lesz lehetdség.
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