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A. Zasadnosé dzialan

Na czym polega problem i dlaczego jest to problem na szczeblu UE?

Ocena prawodawstwa dotyczacego lekow stosowanych w pediatrii 1w leczeniu choréb
rzadkich wykazata, ze w ciggu ostatnich 20 lat oba rozporzadzenia skutecznie wspieraly
opracowywanie lekow. Od czasu ich przyjecia odnotowano jednak daleko idace postepy
i odkrycia w nauce, a sektor farmaceutyczny stal si¢ sektorem globalnym. Zmiany te zwrdcity
uwage na niezaspokojone potrzeby zdrowotne, dostep pacjentéw i wplyw lekow na budzet
iuzasadniaja przeglad interwencji politycznej w obszarze chorob rzadkich ilekow
stosowanych w pediatrii.

W ocenie obu rozporzadzen, opublikowanej w 2020 r., stwierdzono nastepujace problemy:

1. potrzeby medyczne dzieci ipacjentow cierpigcych na choroby rzadkie nie sg
zaspokojone w wystarczajagcym stopniu;

2. cena produktow leczniczych stanowi wyzwanie dla systemow opieki zdrowotnej
(przystepnos¢ cenowa);

3. pacjenci w UE maja nierowny dostep do lekow;

4. system nie pozwala w wystarczajacym stopniu na uwzglednienie innowacji i powoduje
niepotrzebne obcigzenia.

1) Z ponad 6 000 uznanych choréb rzadkich w przypadku 95 % nadal nie istnieja zadne
metody leczenia. Opracowywanie lekow stosowanych w pediatrii jest wcigz ksztattowane
przez opracowywanie lekow dla dorostych. W przypadku gdy potrzeby terapeutyczne
dorostych odbiegaja od potrzeb dzieci, liczba dostepnych metod leczenia jest ograniczona.

2) Decyzje w sprawie ustalania cen irefundacji oraz wydatki zwigzane z sektorem
farmaceutycznym nalezg do kompetencji krajowych, wykraczajacych poza zakres unijnego
prawodawstwa farmaceutycznego. Srednia cena katalogowa nowych lekéw rosnie, zwtaszcza
w przypadku lekoéw sierocych. Wysokie ceny wptywaja na przystepnos¢ cenowa i stabilno$¢
systemow opieki zdrowotnej. Zachety przewidziane przez prawodawstwo opdzniaja wejscie
na rynek tanszych wersji produktow (generycznych i biopodobnych), ktéore w przeciwnym
przypadku poprawityby przystepnos¢ cenowa dla systemow opieki zdrowotne;.

3) Obecnie jedynie okoto potowa sierocych produktéw leczniczych na rynku jest dostgpna dla
pacjentow w wiekszosci panstw cztonkowskich, a dostgp og6lny rozni si¢ znacznie miedzy
panstwami cztonkowskimi. Sytuacja jest w tym wzgledzie gorsza niz w przypadku lekow
standardowych. Dostep do lekéw stosowanych w pediatrii  jest czgsto zwigzany
z wprowadzeniem odpowiadajacego im produktu dla dorostych.

4) Postepy w nauce, miedzy innymi podejscia oparte na produktach leczniczych terapii
zaawansowane] 1 medycynie personalizowanej zapewnily juz poprawe w zakresie
ukierunkowanego leczenia pacjentéw cierpigcych na choroby rzadkie. Wspominane nowe
produkty stanowia wyzwanie dla obecnego systemu oznaczania produktow sierocych,
w ramach ktorego okreslono kryteria, jakie produkt musi spetnia¢, aby zostal oznaczony jako
sierocy. Ponadto rozporzadzenie w sprawie produktow leczniczych stosowanych w pediatrii
opiera si¢ na pewnych procedurach (zatwierdzenie planu badan klinicznych z udziatem
populacji pediatrycznej na wczesnym etapie opracowywania), ktore okazaty si¢ niekiedy
ucigzliwe 1 nieskuteczne.

Co nalezy osiagnaé?

Og6lnym celem niniejszej inicjatywy jest zapewnienie wysokiego poziomu ochrony zdrowia
wszystkich obywateli UE oraz zagwarantowanie, by dzieci i pacjenci cierpigcy na choroby
rzadkie mieli dostep do przystgpnych cenowo, wysokiej jakosci lekow oraz bezpiecznych
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1 skutecznych terapii zaspokajajacych ich potrzeby zdrowotne.

Na czym polega wartos¢ dodana podjecia dzialan na poziomie UE (zasada pomocniczosci)?

Oczekuje sie, ze inicjatywa przyniesie znaczgce korzysci dzieki usprawnieniu systemu zachet,
premii iobowigzkow zwigzanych z badaniami irozwojem lekow sierocych ilekow
stosowanych w pediatrii, a takze przyczynieniu si¢ do ich wigkszej przystepnosci cenowej oraz
dostepnosci dla wszystkich pacjentow w calej UE. Ponadto niniejsza rewizja moglaby
wzmocni¢ konkurencyjne funkcjonowanie rynku dzigki przegladowi innych srodkéw z mysla
o utatwieniu wejsécia na rynek lekow generycznych i biopodobnych. Zapewnitoby to poprawe
dostepu pacjentdw do lekow 1 ich przystepnosci cenowej. Biorac pod uwage, ze rynek lekow
stosowanych w leczeniu choréb rzadkich iw pediatrii jest niewielki nawet w wigkszych
panstwach cztonkowskich UE, realne szanse powodzenia ma wylacznie zharmonizowane
podejécie na poziomie UE. Proponowana interwencja bedzie spdjna z innymi $rodkami
europejskimi 1 krajowymi.

B. Rozwiagzania

Jakie sg rézne warianty dzialan stuzacych osiagnieciu celow? Czy wskazano preferowany
wariant? Jezeli nie, dlaczego?

Rozporzgdzenie w sprawie sierocych produktow leczniczych. Wszystkie warianty uzupetnia
zestaw wspolnych elementow zapewniajacych szybsze wprowadzanie lekow generycznych,
srodki shuzace utrzymaniu lekéw sierocych na rynku, $rodki tworzace niezbedng elastyczno$¢
umozliwiajaca dostosowanie do postepu technologicznego i naukowego oraz uproszczenie
procedur.

Wariant A:przewiduje utrzymanie 10 lat wylaczno$ci rynkowej oraz dodanie bonu
w odniesieniu do produktéw ukierunkowanych na duze niezaspokojone potrzeby pacjentow.
Bon umozliwia przedtuzenie o jeden rok okresu obowigzywania ochrony prawnej i moze
zosta¢ sprzedany innemu przedsicbiorstwu lub wykorzystany w odniesieniu do produktu
w ofercie tego przedsigbiorstwa. Wariant B:zaklada zniesienie obecnego dziesigcioletniego
okresu wylacznosci rynkowej. Wariant C:przewiduje zmienny okres obowigzywania
wylacznosci rynkowej trwajacy 10, 9 lub 5 lat w zaleznosci od rodzaju leku sierocego
(odpowiednio ukierunkowanego na duze niezaspokojone potrzeby, zawierajacego nowa
substancj¢ czynna, majacego ugruntowanie zastosowanie). Jezeli lek ukierunkowany na duze
niezaspokojone potrzeby zdrowotne lub zawierajacy nowa substancje czynng udostepniany
jest we wszystkich stosownych panstwach cztonkowskich, wytaczno$¢ rynkowa w odniesieniu
do tych produktow przediuza si¢ o 1 rok.

Preferowanym wariantem jest wariant C.

Rozporzgdzenie w sprawie produktow leczniczych stosowanych w pediatrii. Wszystkie
warianty uzupetnia zestaw wspolnych elementow, ktdre wspieraja opracowywanie produktow
ukierunkowanych na niezaspokojone potrzeby zdrowotne dzieci, usprawniajg 1 —
w stosownych przypadkach — upraszczaja procedury w celu uzgodnienia, jakie badania
biomedyczne trzeba przeprowadzi¢ wsrod dzieci. Celem jest lepsze uwzglednienie innowacji
w sektorze naukowym 1 przyspieszenie procedur, aby szybciej udostgpnia¢ produkty potrzebne
dzieciom.

Wariant A: sze$ciomiesi¢czne przedluzenie prawa wlasnosci intelektualnej (dodatkowe
Swiadectwo ochronne) zostanie utrzymane w odniesieniu do wszystkich lekow, w przypadku
ktorych bada si¢ stosowanie udzieci. W odniesieniu do lekow ukierunkowanych na
niezaspokojone  potrzeby udzieci, dodatkowa premia w formie  dodatkowego
sze$ciomiesigcznego przedtuzenia dodatkowego $wiadectwa ochronnego albo bonu na
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przedhuzenie o jeden rok okresu obowigzywania ochrony prawnej, ktory moze zostaé
sprzedany innemu przedsigbiorstwu lub wykorzystany w odniesieniu do produktu w ofercie
tego przedsicbiorstwa. Wariant B: sze$ciomiesi¢gczne przedtuzenie okresu wazno$ci
dodatkowego $wiadectwa ochronnego zostanie zniesione. Wariant C: sze$ciomiesi¢czne
przedhuzenie okresu wazno$ci dodatkowego swiadectwa ochronnego zostanie utrzymane.

Preferowanym wariantem jest wariant C.

Jakie sg opinie poszczegélnych zainteresowanych stron? Jak ksztaltuje sie poparcie dla
poszczegolnych wariantéw?

Rozporzgdzenie w sprawie sierocych produktow leczniczych. Wszystkie zainteresowane strony
zgadzaja si¢ co do potrzeby dalszego wspierania opracowywania lekow stosowanych
w leczeniu chordb rzadkich w drodze szczegdlnych zachet, poniewaz w przeciwnym
przypadku mogtoby dojs¢ do niedoskonatosci rynku. Organy publiczne i organizacje
pacjentOw opowiadajg si¢ za zroznicowaniem obecnej gtownej zachety, co odzwierciedlono
w wariancie C. Przemyst farmaceutyczny mogltby poprze¢ zréznicowanie zachet, ale nie ich
skrocenie. Przemyst zaproponowal wprowadzenie dodatkowych zachet w pordéwnaniu
z obecng sytuacja lub nowatorskiej zachety, np. bonu na transferowalng wytacznos¢ danych.
Podkreslit réwniez, ze nalezy utrzymaé stabilno§¢ obecnego rozporzadzenia oraz
przewidywalno$¢, jaka zapewniaja obecne kryteria oznaczania jako produktow sierocych,
gdyz decyzje inwestycyjne podejmowane sg na dtugo przed mozliwym uzyskaniem zache¢t na
rzecz skutecznego opracowania.

Rozporzgdzenie w sprawie produktow leczniczych stosowanych w pediatrii. Potrzebe
zachowania istniejagcego obowigzku badania wszystkich nowych lekéw stosowanych
w pediatrii popieraja zasadniczo wszystkie zainteresowane strony. Przemyst farmaceutyczny
i srodowiska akademickie ogdlnie przyjmuja usprawnienia procedur z zadowoleniem. Zadna
z grup zainteresowanych stron nie popiera skrdcenia okresu przedtuzenia dodatkowego
Swiadectwa ochronnego. Przemyst popiera utrzymanie istniejacego systemu, ale wzywa
réwniez do wprowadzenia dodatkowych premii w celu wsparcia szczegolnych osiagnigé
w obszarze niezaspokojonych potrzeb zdrowotnych u dzieci. Organy publiczne uznajg
koniecznos$¢ lepszego identyfikowania niezaspokojonych potrzeb zdrowotnych u dzieci oraz sa
zdania, zZe istniejacy system obowigzkow 1 premii sprawdzit si¢ stosunkowo dobrze. Wyrazity
natomiast obawy dotyczace wprowadzenia nowatorskich premii i ich poézniejszego wptywu na
stabilnos$¢ krajowych systemow opieki zdrowotnej.

C. Skutki wdrozenia preferowanego wariantu

Jakie korzySci przyniesie wdrozenie preferowanego wariantu lub — jesli go nie wskazano —
gléwnych wariantow?

Rozporzgdzenie w sprawie sierocych produktow leczniczych. Preferowany wariant C zapewni
poprawe jako$ci zycia pacjentow cierpigcych na dane choroby oraz ich rodzin, poniewaz
pacjenci beda srednio korzysta¢ z dodatkowych 1-2 nowych lekéw rocznie, w szczegodlnosci
w obszarach, w ktorych leczenie nie jest obecnie dostepne. Przedsigbiorstwa zajmujace si¢
wytwarzaniem lekéw oryginalnych zyskaja dzigki przedluzonej wylacznosci rynkowej
w odniesieniu do lekéw ukierunkowanych na duze niezaspokojone potrzeby zdrowotne.
Przedsigbiorstwa produkujace leki generyczne skorzystaja z wczesniejszego 1 bardziej
przewidywalnego wejScia na rynek. Ponadto powinna wzrosng¢ przewidywalnos¢ dla
producentéw lekéw generycznych, jako ze beda mogli wprowadzi¢ swdj produkt na rynek
w dniu wygasnigcia wytgcznosci rynkowej. Dostep pacjentow ulegnie zwigkszeniu dzieki
wczesniejszemu wejsciu na rynek lekow generycznych, co ograniczy réwniez koszty dla
systemow opieki zdrowotnej panstw cztonkowskich. Srodki upraszczajace moga zapewnié
oszczedno$ci kosztow administracyjnych w wysokosci 3,3 mln EUR rocznie. Zachety
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dotyczace konkretnie lekéw ukierunkowanych na duze niezaspokojone potrzeby zdrowotne
beda dziata¢ na rzecz innowacji ipowinny doprowadzi¢ do przekierowania inwestycji
w badania do obszaréw, w ktérych sg najbardziej potrzebne, w zwigzku z czym pobudza tez
konkurencyjnos¢.

Rozporzgdzenie w sprawie produktow leczniczych stosowanych w pediatrii. W ramach
preferowanego wariantu C zwigkszy si¢ liczba lekow stosowanych w pediatrii, co poprawi
jako$¢ zycia zaréwno dzieci, jak iich rodzin. Wariant ten bedzie sprzyja¢ opracowywaniu
produktéw ukierunkowanych na niezaspokojone potrzeby u dzieci dzigki jasnym kryteriom
identyfikacji takich produktéw. Zaklada on roéwniez wprowadzenie wymogu, zgodnie
z ktorym produkty opracowywane wylacznie do stosowania u dorostych musza zostaé
przebadane réwniez wsrod dzieci, jezeli z dowoddéw naukowych wynika, ze moglyby by¢
skuteczne w leczeniu chorob u dzieci. Uproszczenia i dostosowania proceduralne sprawia, ze
system stanie si¢ bardziej przyjazny dla innowacji, oraz doprowadza do sprawniejszej
realizacji planu badan klinicznych z udzialem populacji pediatrycznej oraz udzielania
pozwolen w odniesieniu do lekéw. Badania dotyczace stosowania lekow u dzieci bedzie
mozna odtozy¢ maksymalnie na pi¢¢ lat (obecnie granica nie istnieje), w zwigzku z czym
produkty beda dociera¢ do dzieci szybciej niz obecnie.

Jakie sq koszty wdrozenia preferowanego wariantu lub — jesli go nie wskazano — gléwnych
wariantow?

Szybsze wejscie na rynek lekow generycznych spowoduje pewne straty dla przedsigbiorstw
wytwarzajacych leki oryginalne. W ujeciu  ogdélnym system bedzie jednak lepiej
zrbwnowazony, co zapewni latwiejszy dostep do bardziej przystepnych cenowo lekow, przy
jednoczesnym przekierowaniu zach¢t do obszaréw, w ktorych sa one najbardziej potrzebne,
a zatem propagowaniu innowacji.

Jakie sa skutki dla malych i §rednich przedsiebiorstw (MSP)?

Zmiany proceduralne (miedzy innymi uproszczenie 1 wigksze wsparcie ze strony Europejskiej
Agencji Lekow) oraz zmniejszenie obcigzenia administracyjnego beda szczegolnie wazne dla
MSP ze wzgledu na ich niewielkie rozmiary. Ponadto MSP beda nadal korzystaé z obnizek
optat w ramach procedur Agencji. Biorac pod uwage, ze w obszarze chordb rzadkich MSP
czesto rozpoczynaja prace nad innowacyjnymi koncepcjami (produkty oznaczone jako
produkty sieroce), powinny one odnie$s¢ korzyS$¢ ze zrdznicowania okresu obowigzywania
wylacznosci rynkowej, co bedzie zarazem korzystne z punktu widzenia produktow
ukierunkowanych na duze niezaspokojone potrzeby zdrowotne.

Czy przewiduje sie znaczace skutki dla budzetéw i administracji krajowych?

Nie oczekuje si¢ zadnych znaczacych kosztow dla krajowych systemow opieki zdrowotne;.
Oczekuje si¢, ze w miar¢ opracowywania wigkszej liczby produktow krajowe systemy opieki
zdrowotnej poniosa dodatkowe koszty zwiazane z refundacja, ale nad tymi kosztami beda
przewazac oszczedno$ci wynikajace z szybszego wejscia na rynek lekow generycznych.

Czy wystapia inne znaczace skutki?

Oczekuje si¢, ze niniejsza inicjatywa bedzie miata pozytywny wpltyw na zdrowie publiczne
1 cate spoteczenstwo. Powinna ona zapewni¢ dostepnos$¢ dla pacjentdéw nowych rozwigzan
terapeutycznych w postaci wigkszej liczby produktow stosowanych w leczeniu chordb
rzadkich 1w pediatrii, w szczegdlnosci w obszarach, w ktorych nie istnieje zadna metoda
leczenia. W ramach strategii farmaceutycznej dla Europy rewizja przepisow dotyczacych
lekéw sierocych i stosowanych w pediatrii oraz ogdlnego prawodawstwa farmaceutycznego
wywrze laczny pozytywny wplyw na dostgp do lekoéw iich przystgpno$¢ cenowa dla
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wszystkich pacjentéw oraz na stabilno$¢ systemow opieki zdrowotne;.

Proporcjonalnosé

Zaden z wariantow dotyczacych zmiany rozporzadzenia w sprawie sierocych produktow
leczniczych lub rozporzadzenia w sprawie produktow leczniczych stosowanych w pediatrii nie
wykracza poza to, co jest konieczne do osiggnigcia celéw. Inicjatywa ogranicza si¢ do
aspektow, ktorych panstwa cztonkowskie nie sg w stanie samodzielnie zrealizowac
w zadowalajacym stopniu, a ktére moga zosta¢ skuteczniej zrealizowane na szczeblu UE.
Preferowane warianty sg proporcjonalne, bioragc pod uwage, ze opierajg si¢ na filarach
istniejgcego  systemu iprzewiduja ich utrzymanie oraz zaktadaja ukierunkowane
dostosowania, oraz ze wzgledu na oczekiwane korzysci dla pacjentéw, systeméw opieki
zdrowotnej i przemyshu.

D. Dzialania nastepcze

Kiedy nastapi przeglad przyjetej polityki?

Opracowywanie nowych lekow sierocych moze by¢ dlugim procesem, a zakonczenie planu
rozwoju w warunkach klinicznych w przypadku lekow stosowanych w pediatrii moze trwaé
nawet 10—15 lat. W zwigzku z tym wplyw zachet 1 premii uwidacznia si¢ wiele lat po terminie
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu. Korzy$¢ dla pacjentdow rowniez nalezy mierzy¢
w okresie co najmniej 5—10 lat po uzyskaniu przez lek pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.
Komisja zamierza przeprowadza¢ okresowy przeglad inicjatywy. Merytoryczna ocena
wynikdw zmienionych przepisoOw bedzie jednak mozliwa dopiero po co najmniej 15 latach od
ich wejscia w zycie.
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1. Zasadnos$¢ dzialan

Na czym polega problem i dlaczego jest to problem na szczeblu UE?

Unijne prawodawstwo farmaceutyczne umozliwito wydawanie pozwolen na dopuszczenie do
obrotu bezpiecznych, skutecznych i1 wysokiej jakosci lekow. Dostep pacjentow do lekow w
UE oraz bezpieczenstwo dostaw wzbudzaja jednak coraz wigksze obawy, ktére znalazly
odzwierciedlenie w najnowszych konkluzjach Rady i rezolucjach Parlamentu Europejskiego.
Cho¢ prawodawstwo farmaceutyczne obejmuje zachety regulacyjne i pobudza innowacje, te
ostatnie nie zawsze sg ukierunkowane na niezaspokojone potrzeby zdrowotne. Procz tego
wystepuja niedoskonalosci rynku, zwlaszcza przy opracowywaniu nowatorskich $rodkow
przeciwdrobnoustrojowych, ktére moga przyczyni¢ si¢ do rozwigzania problemu opornosci na
srodki przeciwdrobnoustrojowe (AMR). Nie wykorzystuje si¢ w pelni rozwoju naukowego
1 technologicznego oraz cyfryzacji, a wptyw lekow na s$rodowisko wymaga uwagi. Sam
system wydawania pozwolen na dopuszczanie do obrotu mogtby zosta¢ uproszczony, aby
nadgzal za globalng konkurencja regulacyjng. Problemy te s3 potggowane przez czynniki
wykraczajace poza zakres prawodawstwa, takie jak globalne dzialania w dziedzinie badan
naukowych 1 innowacji lub krajowe decyzje dotyczace ustalania cen i refundacji. W zwiazku
z tym sama zmiana przepisOw nie moze zapewni¢ rozwigzania wszystkich probleméw. Unijne
prawodawstwo moze jednak stanowi¢ czynnik umozliwiajacy itacznik w odniesieniu do
innowacji, dostepu, przystepnosci cenowej i ochrony srodowiska.

Co nalezy osiagnac?

Punktem wyjscia dla inicjatywy jest wysoki poziom ochrony zdrowia publicznego oraz
harmonizacji, jaki udato si¢ osiagna¢ w odniesieniu do pozwolenia na dopuszczanie lekow do
obrotu, aby pacjenci w catej UE mieli terminowy i rowny dostep do lekéw oraz niezawodne
dostawy lekow, ktorych potrzebujg. Aby wspiera¢ globalng konkurencyjnos¢ i innowacyjny
potencjat sektora, nalezy zadba¢ o odpowiednig rownowage miedzy udzielaniem zachet na
rzecz innowacji, miedzy innymi w zakresie niezaspokojonych potrzeb zdrowotnych,
a srodkami dotyczacymi dostgpu 1 przystepnosci cenowej. Ramy nalezy uprosci¢, dostosowac
do zmian naukowych i technologicznych oraz zapewnic¢, by przyczyniaty si¢ do ograniczenia
wplywu lekow na srodowisko.

Na czym polega warto$§¢ dodana podjecia dzialan na poziomie UE (pomocniczo$¢)?

Zapewnienie dostgpu do lekdw stanowi oczywisty interes zdrowia publicznego w UE.
Obecny poziom harmonizacji dowodzi, ze udzielanie pozwolen w odniesieniu do lekow moze
by¢ skutecznie regulowane na szczeblu UE. Nieskoordynowane $rodki panstw cztonkowskich
moga prowadzi¢ do zakldécen konkurencji oraz barier dla wewnatrzunijnego handlu
produktami istotnymi dla catej UE. Inicjatywa nie narusza wylacznej kompetencji krajowe;j
w zakresie §wiadczen zdrowotnych oraz ustalania cen 1 refundacji lekow.

2. Rozwiazania

Jakie sa r6ézne warianty dziatan stuzacych osiagnieciu celdw? Czy wskazano preferowany
warlant? Jezeli nie, dlaczego?

Oceniono trzy warianty, przy czym wszystkie uzupehia zestaw wspdlnych elementow:

1) usprawnione procedury regulacyjne;
2) $rodki shuzace dostosowaniu do postepu technologicznego i naukowego, w tym nowe
koncepcje (np. dowody zebrane w warunkach rzeczywistej praktyki klinicznej),



wykorzystanie danych dotyczacych zdrowia i elektronicznego sktadania wnioskow oraz
elektronicznych drukéw informacyjnych;

3) zacie$niona wspotpraca i wczesny dialog w odniesieniu do innych ram regulacyjnych
oraz zinnymi podmiotami w cyklu zycia lekow, np. w dziedzinie wyrobow
medycznych 1 oceny technologii medycznych;

4) dostosowane wymogi odnoszace si¢ do oceny ryzyka dla srodowiska naturalnego
stwarzanego przez leki sktadajace si¢ z organizméw zmodyfikowanych genetycznie lub
zawierajacych takie organizmy; oraz

5) s$rodki w zakresie rozwaznego stosowania srodkoéw przeciwdrobnoustrojowych.

Wariant A zaklada utrzymanie obecnego systemu ochrony prawnej dla innowacyjnych
(oryginalnych) lekéw (8 lat ochrony danych + 2 lata ochrony obrotu) oraz dodatkowy 1 rok
ochrony dla produktéw ukierunkowanych na niezaspokojone potrzeby zdrowotne i dodatkowe
6 miesiecy w przypadku porownawczych badan klinicznych. Zaktada rowniez dodatkowe 6
miesigcy ochrony prawnej, jezeli innowacyjny produkt udostepniany jest we wszystkich
panstwach cztonkowskich wciggu 5 lat od uzyskania pozwolenia. Nowatorskie $rodki
przeciwdrobnoustrojowe, ktore ograniczaja oporno$¢ na $rodki przeciwdrobnoustrojowe,
obejmie bon na transferowalng wytaczno$¢ danych. Bon ten zapewnia przedluzenie o jeden
rok okresu obowigzywania ochrony prawnej 1imoze zostaé sprzedany innemu
przedsiebiorstwu 1 wykorzystany w odniesieniu do produktu w ofercie tego przedsigbiorstwa.
Zachowuje si¢ obecne wymogi dotyczace bezpieczenstwa dostaw (powiadomienie
o wycofaniu z co najmniej dwumiesigcznym wyprzedzeniem).Nadal obowigzuja istniejace
wymogi dotyczace oceny ryzyka dla srodowiska naturalnego, ktére uzupeliono o dodatkowe
obowigzki informacyjne.

Wariant B przewiduje 6 lat ochrony danych 12 lata ochrony obrotu w odniesieniu do
wszystkich lekéw innowacyjnych. Zaktada on dodatkowe 2 lata ochrony prawnej dla lekow
ukierunkowanych na niezaspokojone potrzeby zdrowotne lub lekéw, w przypadku ktérych nie
osiggnigto  zwrotu  zinwestycji.  Przedsigbiorstwa  musza  posiada¢  Srodek
przeciwdrobnoustrojowy w ofercie albo dokona¢ wptaty na fundusz finansujacy
opracowywanie nowych srodkow tego typu. Przedsigbiorstwa maja obowigzek wprowadzac
leki, w odniesieniu do ktorych uzyskaly ogdlnounijne pozwolenie na dopuszczenie do obrotu,
w wigkszosci panstw czlonkowskich (z matymi rynkami wiacznie) oraz zachowywac
przejrzystos¢ w odniesieniu do otrzymanego finansowania publicznego. Utrzymuje si¢ obecne
wymogi dotyczace bezpieczenstwa dostaw, a przedsigbiorstwa zobowigzuje si¢ do
zaoferowania przed wycofaniem przeniesienia pozwolenia na dopuszczenie do obrotu na inne
przedsiebiorstwo. Ocena ryzyka dla sSrodowiska naturalnego wigze si¢ z dodatkowymi
obowigzkami natozonymi na przedsigbiorstwa.

Wariant C przewiduje zmienny okres obowigzywania ochrony prawnej w potaczeniu
z obowigzkami. Ochrona prawna dla produktéw oryginalnych zostaje podzielona na okresy
standardowe 1 warunkowe. Okres standardowy wynosi 6 lat ochrony danych oraz 2 lata
ochrony obrotu i istnieje mozliwo$¢ przedtuzenia go o (warunkowy) okres 1 roku lub 2 lat,
jezeli produkt zostanie udostepniony we wszystkich panstwach cztonkowskich. Ochrona
moze rowniez zosta¢ przedtuzona o 1 rok w przypadku lekow oryginalnych ukierunkowanych
na niezaspokojone potrzeby zdrowotne oraz o6 miesigcy Ww przypadku badan
poréwnawczych. Zachety mozna taczy¢, ale ich dtugos¢ nie moze przekracza¢ obecnej (8+2
lata) ochrony prawnej. Aby zwalczy¢ oporno$¢ na $rodki przeciw drobnoustrojowe, rozwaza
si¢ bony na transferowalng wylacznos¢ danych, podobnie jak w wariancie A.
Przedsigbiorstwa musza przedstawi¢ informacje na temat finansowania badan klinicznych ze
srodkow publicznych. Dokonuje si¢ harmonizacji rozwigzan dotyczacych zglaszania



niedoborow, a eskalacji do poziomu UE podlegaja wyltacznie krytyczne niedobory.
Przedsigbiorstwa maja obowigzek zglasza¢ mozliwe niedobory z wyprzedzeniem oraz
oferowac¢ przed wycofaniem przeniesienie swojego pozwolenia na dopuszczenie do obrotu na
inne przedsiebiorstwo. Wzmocniono wymogi dotyczace oceny ryzyka dla $rodowiska
naturalnego oraz warunki stosowania, podobnie jak w wariancie B, z dodatkowym
uwzglednieniem aspektow opornosci na $rodki przeciwdrobnoustrojowe w dobrych
praktykach wytwarzania.

Jakie sa poszczegdlne opinie zainteresowanych stron? Jak ksztaltuje sie poparcie dla
poszczegdlnych wariantow?

Panuje powszechna zgoda co do tego, ze obecny system farmaceutyczny gwarantuje wysoki
poziom bezpieczenstwa pacjenta i moze stanowi¢ podstawe dla zmiany przepisow, ktora
pozwoli mu sprosta¢ nowym wyzwaniom oraz usprawni¢ dostawy bezpiecznych
i przystepnych cenowo lekow, dostgp pacjentéw iinnowacje, zwlaszcza w obszarach,
w ktorych potrzeby zdrowotne pacjentow sa niezaspokojone. Obywatele, pacjenci
i organizacje spoteczenstwa obywatelskiego oczekuja rownego dostgpu do innowacyjnych
terapii w calej UE, miedzy innymi w odniesieniu do obecnie niezaspokojonych potrzeb
zdrowotnych, i statych dostaw lekow, z ktorych korzystaja. Organy publiczne i organizacje
pacjentow opowiadajg si¢ za zmiennym okresem obowigzywania obecnej gtownej zachety, co
odzwierciedlono w wariancie C. Przemyst farmaceutyczny sprzeciwia si¢ wszelkim
zréznicowaniom 1 skroceniu obowigzywania zachg¢t oraz popiera wprowadzenie zachet
dodatkowych Iub nowatorskich. Przemyst podkresla ponadto potrzebe zapewnienia
stabilno$ci obecnych ram prawnych oraz przewidywalnosci zachg¢t. Wariant C obejmuje
elementy dotyczace S$rodowiska, wsparcia regulacyjnego na rzecz podmiotow
niekomercyjnych oraz repozycjonowania lekéw, ktore zyskaly poparcie innych kluczowych
zainteresowanych stron, takich jak $§wiadczeniodawcy, srodowisko akademickie i organizacje
zajmujace si¢ ochrong srodowiska.

3. Skutki wdrozenia preferowanego wariantu

Jakie korzysci przyniesie wdrozenie preferowanego wariantu lub — jesli go nie wskazano —
gléwnych wariantow?

System zréznicowanych zachet zapewnia réwnowage migdzy dostgpnoscia atrakcyjnych
zache¢t na rzecz innowacji a wspieraniem terminowego dostgpu pacjentow do innowacyjnego
leczenia w catej UE. Dodatkowa zachgta dotyczaca niezaspokojonych potrzeb zdrowotnych
przyczyni si¢ do powstania wigkszej liczby lekow przynoszacych korzysci dla zdrowia
publicznego.  Srodki majace  wspiera¢é  opracowywanie  nowatorskich  $rodkéw
przeciwdrobnoustrojowych 1 rozwazne stosowanie przyczynig si¢ do rozwigzania problemu
rosnacej opornosci na $rodki przeciwdrobnoustrojowe. Srodki ulatwiajace wczesniejsze
wejscie na rynek lekow generycznych i1 biopodobnych bedg sprzyjac¢ przystepnosci cenowe;.
Dostosowanie ram do przysztych wyzwan umozliwi uwzglednienie w nich technologii
przetomowych i cyfryzacji. Srodki z zakresu bezpieczenstwa dostaw pomoga w ograniczeniu
niedoboréw. Uproszczenie i dlugoterminowe korzy$ci wynikajace z cyfryzacji zapewnia
oszczednosci (wynoszace w przypadku przemystu 525—-1 050 min EUR w okresie nastepnych
15 lat) iprawdopodobnie zrekompensuja wszelkie nowe koszty administracyjne oraz
doprowadzg do bardziej terminowego wydawania pozwolen i skuteczniejszego
wykorzystywania zasobéw. Rozwinigte $rodki dotyczace konkurencyjnosci i przejrzystosci
w zakresie finansowania publicznego badan klinicznych przyniostyby korzys$ci z punktu
widzenia budzetow przeznaczonych na ochron¢ zdrowia publicznego. Solidniejsza ocena
ryzyka dla §rodowiska naturalnego bedzie wspiera¢ cele srodowiskowe.
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Jakie sa koszty wdrozenia preferowanego wariantu lub — je$li go nie wskazano — gléwnych
wariantow?

Przemyst poniesie koszty zwigzane z bardziej rygorystycznym zglaszaniem niedoborow
i zagrozen §rodowiskowych oraz realizacja warunkéw dostepu do rynku. Przedsigbiorstwa,
ktore nie zapewniaja, by ich produkt dotart do pacjentéw we wszystkich panstwach
cztonkowskich, moga odnotowaé bardziej ograniczony zwrot zinwestycji. Wariant C
zapewnitby znacznie wyzszy poziom dostepu pacjentow (+8—15 %) do innowacyjnych lekow
oraz wigkszy odsetek lekow ukierunkowanych na niezaspokojone potrzeby zdrowotne.

Inwestycje w $rodki przeciwdrobnoustrojowe beda wigzaé si¢ z kosztami wynoszacymi
ok. 500 mln EUR w ramach finansowania publicznego, a przemyst lekoéw generycznych
i badania pordwnawcze wspierajace przyszte decyzje w sprawie ustalania cen i refundacji
spowodujg wzrost kosztow dla systemow opieki zdrowotnej (o 326—408 min EUR). Koszty te
zostalyby jednak zrekompensowane dzigki oszczgdnosSciom kosztow wynikajacych ze
zréznicowanych zachet ikorzysci, miedzy innymi szybszych ikorzystniejszych decyzji
w sprawie refundacji ze wzgledu na badania poréwnawcze. Nowe obowigzki stuzace
zapobieganiu niedoborom i spetnieniu norm $rodowiskowych spowoduja dodatkowe koszty
dla przedsigbiorstw (30 mln EUR rocznie). Przemyst lekéw generycznych i biopodobnych
bedzie czerpa¢ korzysci ze S$rodkéw dotyczacych wcezesniejszego wejscia na rynek,
uproszczenia wymogow 1 usprawnienia procedur.

Przedsigbiorstwa, ktore odpowiadaja na niezaspokojone potrzeby zdrowotne i zapewniajg
dostep pacjentom w catej UE, zachowaja obecne zachety. UE pozostanie zatem atrakcyjnym
rynkiem dla podmiotow opracowujacych leki, ktére prowadza ich zwigkszong produkcje,
zwlaszcza w obszarze niezaspokojonych potrzeb zdrowotnych.

Jakie sa skutki dla matych i $rednich przedsiebiorstw (MSP)?

Dostosowanie si¢ do zroznicowania zachet zwigzanych z wejsciem na rynek moze by¢
trudniejsze dla MSP, poniewaz czesto brakuje im zdolnosci, aby obstuzyé wszystkie panstwa
cztonkowskie w sposob terminowy. Aby ztagodzi¢ te skutki, w odniesieniu do MSP mozna
jednak przewidzie¢ szczeg6lne warunki. Przedsigbiorstwa te moga z kolei czerpa¢ wigksze
korzysci z zachety dotyczacej niezaspokojonych potrzeb zdrowotnych, poniewaz sg
w wigkszym stopniu zaangazowane w bardziej ryzykowne dzialania w dziedzinie badan
1 rozwoju w obszarach nieobstugiwanych. Z tych samych powodéw wprowadzenie bonéw na
transferowalng ~ wylaczno$¢  danych  w odniesieniu  do  nowatorskich  $rodkow
przeciwdrobnoustrojowych pomogloby MSP przyciagnaé inwestycje na rzecz badan
irozwoju. Dodatkowe obowigzki (zwigzane ze $rodowiskiem i dostawami) zwigkszytyby
obcigzenie  administracyjne  iregulacyjne.  Z drugiej strony  istnieje  wigksze
prawdopodobienstwo, ze MSP skorzystaja ze zmian ,,systemowych”. Uproszczenie procedur,
szersze wykorzystanie proceséw elektronicznych i1 ograniczenie obcigzenia administracyjnego
maja szczegodlne znaczenie i oczekuje sig, ze spowoduja ograniczenie kosztow. Ponadto MSP
moga odnies¢ korzys¢ zrozwinigtego doradztwa naukowego, wsparcia regulacyjnego
1 obniZenia optat.

Czy przewiduje sie znaczace skutki dla budzetéw i1 administracji krajowych?

Skutki pienigzne dla krajowych budzetéw przeznaczonych na opieke zdrowotng wynikajace
ze srodkow dotyczacych dostgpu 1 produktow ukierunkowanych na niezaspokojone potrzeby
zdrowotne bytyby pozytywne lub neutralne. Oczekuje si¢, ze dodatkowy pozytywny posredni
wplyw na budzety wywra oszczednosci wynikajagce zuniknigcia hospitalizacji i leczenia



ambulatoryjnego. Bony na transferowalng wytaczno$¢ danych spowodujg wzrost kosztow dla
systemow opieki zdrowotnej, ktore to koszty nalezy rozpatrywac¢ w kontekscie zagrozenia,
jakie stanowig bakterie oporne na $rodki przeciwdrobnoustrojowe, oraz w kontekscie kosztow
ponoszonych z powodu oporno$ci na srodki przeciwdrobnoustrojowe takich jak zgony (33
000 rocznie), koszty opieki zdrowotnej 1 spadek wydajnosci pracy (1,5 mld EUR rocznie w
UE).

Czy wystapia inne znaczace skutki?

Najwazniejszym skutkiem bedzie szerszy iszybszy dostgp pacjentdéw do innowacyjnych
lekow w catej UE. Ponadto inwestycje w badania irozwdj zwigkszg mozliwosci leczenia
1przyniosg korzy$¢ pacjentom, szczegdlnie w przypadku niezaspokojonych potrzeb
zdrowotnych. Oczekuje si¢, ze surowsze wymogi w zakresie oceny ryzyka dla §rodowiska
naturalnego wplyna pozytywnie na S$rodowisko. Rozwigzania dotyczace rozwaznego
stosowania S$rodkow przeciwdrobnoustrojowych zmniejsza ryzyko opornosci. Badania
porownawcze 1 skuteczniejsza koordynacja cyklu zycia zapewnia lepsza baz¢ dowodowa na
potrzeby decyzji w sprawie ustalania cen i refundacji na szczeblu krajowym i mogg dziata¢ na
rzecz wickszej dostgpnosci lekow po uzyskaniu pozwolenia. Elementy horyzontalne zwigksza
skuteczno$¢ systemu i spowoduja obnizenie kosztow dla przedsigbiorstw i administracji.

Proporcjonalnosé

Inicjatywa nie wykracza poza to, co jest konieczne do osiggniecia celow rewizji. Srodki
w niej przewidziane sprzyjaja dziataniom krajowym, ktore w innym przypadku mogtyby nie
by¢ wystarczajace, aby osiggnac te cele w zadowalajacym stopniu.

4. Dzialania nastepcze

Kiedy nastapi przeglad przyjetej polityki?

Opracowywanie nowych lekow moze by¢ dlugim procesem — trwajagcym nawet 10-15 lat.
Skutki zachet i premii odczuwa si¢ zatem wiele lat po terminie pozwolenia na dopuszczenie
do obrotu. Korzys¢ dla pacjentow rowniez nalezy mierzy¢ w okresie co najmniej 5—10 lat po
uzyskaniu przez lek pozwolenia na dopuszczenie do obrotu. Komisja zamierza przeprowadzaé
okresowy przeglad inicjatywy. Merytoryczna ocena wynikéw zmienionych przepiséw bedzie
jednak mozliwa dopiero po co najmniej 15 latach od ich wejscia w zycie.
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