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A. Necessidade de agir

Qual o problema e por que motivo tem dimensio europeia?

A avaliagdo da legislacdo relativa aos medicamentos para criancas e para doencas raras
demonstrou que os dois regulamentos promoveram eficazmente o desenvolvimento de
medicamentos nos ultimos 20 anos. No entanto, desde a sua adogdo, registaram-se grandes
desenvolvimentos e descobertas cientificas e uma globalizagdao do setor farmacéutico. Estas
alteracdes, que centraram a atencdo nas necessidades médicas ndo satisfeitas, no acesso dos
doentes e nos impactos orcamentais dos medicamentos, exigem uma revisao da intervengao
politica no dominio das doengas raras e dos medicamentos para criangas.

A avaliagdo dos dois regulamentos, publicada em 2020, identificou os seguintes problemas:

1. As necessidades médicas das criangas ¢ dos doentes com doengas raras nao estdao
suficientemente satisfeitas;

2. O preco dos medicamentos constitui um desafio para os sistemas de saude
(comportabilidade dos precos);

3. Os doentes t€ém um acesso desigual aos medicamentos nos varios paises da UE;
O sistema nao tem suficientemente em conta a inovagao e cria encargos desnecessarios.

1) Das mais de 6 000 doengas raras reconhecidas, 95 % ainda ndo tém atualmente opcao de
tratamento. O desenvolvimento de medicamentos para criangas continua a ser impulsionado
pelo desenvolvimento de medicamentos para adultos. Quando as necessidades terapéuticas dos
adultos divergem das necessidades das criangas, o numero de tratamentos disponiveis ¢
limitado.

2) As decisoes em termos de fixacdao de precos e reembolsos ¢ as despesas farmacéuticas sao
competéncias nacionais, fora do ambito de aplicacdo da legislacdo farmacéutica da UE. O
preco médio dos novos medicamentos estda a aumentar, especialmente no caso dos
medicamentos 6rfaos. Os precos elevados tém impacto na comportabilidade dos pregos e na
sustentabilidade dos sistemas de satde. Os incentivos previstos na legislagdo atrasam a entrada
no mercado de versdes mais baratas de produtos (genéricos e biossimilares) que, de outro
modo, poderiam melhorar a comportabilidade dos precos para os sistemas de saude.

3) Apenas cerca de metade dos medicamentos 6rfaos no mercado sdo atualmente acessiveis
aos doentes na maioria dos Estados-Membros e o acesso global varia consideravelmente entre
os Estados-Membros. Esta situacdo ¢ pior do que no caso dos medicamentos padrao. O acesso
a medicamentos para criangas esta frequentemente associado ao langamento do medicamento
para adultos correspondente.

4) Os progressos da ciéncia, tal como os medicamentos de terapia avangada e as abordagens de
medicina personalizada, j& melhoraram os tratamentos especificos para os doentes que sofrem
de doencas raras. Estes novos medicamentos desafiaram o atual sistema de designacdo de
medicamentos oOrfaos, que especifica os critérios que um produto deve satisfazer para receber
uma designagdo de medicamento 6rfao. Além disso, o Regulamento Pediatrico baseia-se em
determinados procedimentos (aprovag¢do de um plano de investiga¢do pediatrica numa fase
inicial de desenvolvimento) que, por vezes, se revelaram onerosos e ineficientes.

Quais sio os resultados esperados?

O objetivo geral desta iniciativa ¢ assegurar um elevado nivel de protecdo da saude para todos
os cidadaos da UE e garantir que as criancas ¢ os doentes com doengas raras tenham acesso a
medicamentos de elevada qualidade a precos comportaveis e a terapias seguras e eficazes para
dar resposta as suas necessidades médicas.




Qual o valor acrescentado da acao a nivel da UE (subsidiariedade)?

Espera-se que a iniciativa proporcione ganhos de efici€éncia significativos, melhorando o
sistema de incentivos, recompensas ¢ obrigagdes relacionados com a investigagdo € o
desenvolvimento de medicamentos 6rfaos e medicamentos para criangas, bem como ajudando
a torna-los mais econémicos e acessiveis para todos os doentes em toda a UE. Além disso, esta
revisdo poderia melhorar o funcionamento competitivo do mercado através da revisao de
outras medidas destinadas a facilitar a entrada no mercado de medicamentos genéricos e
biossimilares. Isto melhoraria o acesso dos doentes e a comportabilidade dos pregos. Uma vez
que o mercado de medicamentos para doengas raras e criangas ¢ pequeno, mesmo nos maiores
Estados-Membros da UE, s6 uma abordagem harmonizada a nivel da UE podera ter éxito. A
intervengdo proposta serd coerente com outras medidas europeias e nacionais.

B. Solugoes

Quais sao as varias op¢oes para cumprir os objetivos? Ha alguma opcao preferida? Em caso
negativo, por que razao?

Regulamento Medicamentos Orfios. Todas as opgdes sdo complementadas por um conjunto de
elementos comuns que asseguram uma introducdo mais rapida dos medicamentos genéricos,
medidas para manter os medicamentos 6rfaos no mercado, medidas que criam a flexibilidade
necessdria para ter em conta aos progressos tecnologicos e cientificos e simplificagdo dos
procedimentos.

Opcao A: mantém os 10 anos de exclusividade de mercado e acrescenta um vale para produtos
que deem resposta a uma grande necessidade ndo satisfeita dos doentes. O vale permite uma
prorroga¢do de 1 ano do periodo de protecao regulamentar e pode ser vendido a outra empresa
ou utilizado para um produto da carteira dessa empresa. Op¢ao B: suprime o atual periodo de
10 anos de exclusividade de mercado. Opgdo C: prevé uma duragdo variavel de exclusividade
de mercado de 10, 9 ou 5 anos, com base no tipo de medicamento 6rfao (respetivamente, para
dar resposta a uma grande necessidade ndo satisfeita, nova substancia ativa, aplicacdo de
utilizacao bem estabelecida). Se um medicamento que dé resposta a uma grande necessidade
ndo satisfeita ou que contenha uma nova substancia ativa for disponibilizado em todos os
Estados-Membros relevantes, a exclusividade de mercado € prorrogada por 1 ano para esses
produtos.

A opcao preferida € a opcao C.

Regulamento Pedidtrico. Todas as opgdes sdo complementadas por um conjunto de elementos
comuns que apoiam o desenvolvimento de produtos que dao resposta as necessidades médicas
ndo satisfeitas das criangas, racionalizando e, se necessario, simplificando os procedimentos
para chegar a acordo sobre os estudos clinicos que tém de ser realizados em criangas. O
objetivo ¢ integrar melhor a inovagdo na ciéncia e acelerar os procedimentos, a fim de tornar
os produtos mais acessiveis as criangas.

Opcao A: a prorrogagdo de 6 meses do direito de propriedade intelectual (certificado
complementar de protecdo) sera mantida para todos os medicamentos para os quais ¢ estudada
a utilizacdo em criangas. Para os medicamentos que dao resposta a necessidades ndo satisfeitas
das criangas, uma recompensa adicional sob a forma de guer uma prorrogacao adicional de 6
meses do certificado complementar de prote¢do guer de um vale para uma prorrogacao de
1 ano da duragao da protegao regulamentar, que pode ser vendido a outra empresa ou utilizado
para um produto da carteira dessa empresa. Op¢ao B: a prorrogacao de 6 meses do certificado
complementar de prote¢ao sera suprimida. Op¢ao C: a prorrogacao de 6 meses do certificado
complementar de prote¢do sera mantida.




A opcao preferida ¢ a opcao C.

Quais sao as perspetivas dos varios intervenientes? Quem apoia cada uma das op¢coes?

Regulamento Medicamentos Orfdos. Todas as partes interessadas concordam quanto a
necessidade de continuar a apoiar o desenvolvimento de medicamentos para doengas raras
com incentivos especificos, pois de outra forma poderiam ocorrer outras falhas de mercado. As
autoridades publicas e as organizagdes de doentes optam por uma diferenciacdo do principal
incentivo atual, tal como refletido na op¢do C. A industria farmacéutica poderia apoiar a
modulagdo dos incentivos, mas ndao a sua reducdo generalizada. A industria propds a
introducdo de incentivos adicionais em comparagdo com a situacdo atual ou de um novo
incentivo, como um vale transferivel de exclusividade. A industria salientou igualmente a
necessidade de o atual regulamento permanecer estavel, e também de previsibilidade quanto a
forma dos atuais critérios de designacdo de medicamentos 6rfaos, uma vez que as decisdes de
investimento sdo tomadas muito antes de se poderem adquirir incentivos para um
desenvolvimento bem sucedido.

Regulamento Pediatrico. A necessidade de manter a atual obrigagdo de estudar todos os novos
medicamentos para uso pedidtrico ¢ geralmente apoiada por todas as partes interessadas. A
industria farmacéutica e o meio académico acolhem favoravelmente, de um modo geral, as
melhorias introduzidas nos procedimentos. A reducdo da prorrogacdo do certificado
complementar de prote¢do nio € apoiada por nenhum grupo de partes interessadas. A industria
¢ a favor da manutengdo do sistema existente, mas apelou igualmente a introducdo de
recompensas adicionais para apoiar desenvolvimentos especificos em areas de necessidades
médicas nao satisfeitas das criancas. As autoridades publicas reconhecem a necessidade de
identificar melhor as necessidades médicas pediatricas nao satisfeitas e reconhecem que o
atual sistema de obrigacdes e recompensas funcionou relativamente bem, mas mostraram-se
preocupadas com a introducdo de novas recompensas € o seu impacto subsequente na
sustentabilidade dos sistemas nacionais de satde.

C. Impactos da opcio preferida

Quais as vantagens da opcao preferida (se existirem; caso contrario, das principais op¢oes)?

Regulamento Medicamentos Orfdos. A opgdo preferida C melhorara a qualidade de vida dos
doentes que sofrem destas doencas e das suas familias, uma vez que os doentes beneficiarao,
em média, de 1 a 2 novos medicamentos por ano, em especial em areas onde ndo existe
atualmente qualquer tratamento disponivel. As empresas de medicamentos originais obterdo
lucros devido ao alargamento da exclusividade de mercado dos medicamentos que dao
resposta a uma grande necessidade médica ndo satisfeita. As empresas de genéricos
beneficiam de uma entrada no mercado mais precoce € mais previsivel. Além disso, a
previsibilidade para os produtores de genéricos deverd aumentar, uma vez que podem colocar
o seu produto no mercado no dia em que expira a exclusividade de mercado. Os doentes terao
um maior acesso devido a uma entrada mais precoce de medicamentos genéricos no mercado,
0 que também reduzird os custos para os sistemas de saude dos Estados-Membros. As medidas
de simplificagdo poupariam 3,3 milhdes de EUR por ano em custos administrativos. Os
incentivos especificos para medicamentos que deem resposta a uma grande necessidade
médica ndo satisfeita promoverdo a inovagdo e deverdo reorientar o investimento em
investigacdo para os dominios em que € mais necessario, impulsionando assim a
competitividade.

Regulamento Pediatrico. A opgao preferida C aumentard o numero de medicamentos para
criangas, o que melhorard a qualidade de vida das criangas e das suas familias. Esta opg¢do
promovera o desenvolvimento de produtos que respondam a necessidades ndo satisfeitas das




criangas, através de critérios claros para a identificacao desses produtos. Introduz igualmente o
requisito de que os produtos desenvolvidos apenas para adultos sejam estudados também em
criancas quando, com base em dados cientificos, possam ser eficazes contra uma doenga
infantil. As simplificagdes e ajustamentos processuais tornardo o sistema mais propicio a
inovagdo e conduzirdo a uma conclusao mais rapida do plano de investigacao pediatrica e da
autorizacdo de medicamentos. SO serd possivel adiar o estudo da utilizagdo de um
medicamento em criangas por um periodo maximo de 5 anos (atualmente ndo existe limite),
pelo que os medicamentos chegardo as criangas mais rapidamente do que atualmente.

Quais os custos da opc¢ao preferida (se existir; caso contrario, das principais opcoes)?

Uma entrada mais rapida no mercado dos genéricos resultard em algumas perdas para as
empresas de medicamentos originais. No entanto, de um modo geral, o sistema sera mais
equilibrado, garantindo um melhor acesso a medicamentos a precos mais comportaveis e, ao
mesmo tempo, orientando os incentivos para onde sao mais necessarios, promovendo assim a
inovagao.

Quais sao os impactos nas pequenas e médias empresas (PME)?

As melhorias processuais (como a simplificagdo e o apoio acrescido da Agéncia Europeia de
Medicamentos) e a reducdo dos encargos administrativos serdo particularmente importantes
para as PME, dada a pequena dimensao dos seus negocios. Além disso, as PME continuardo a
beneficiar de redugdes de taxas para os procedimentos da Agéncia. Tendo em conta que as
PME no dominio das doencas raras langam frequentemente conceitos inovadores (designagdes
de medicamentos Orfaos), devem beneficiar da modula¢ao da duracdo da exclusividade de
mercado, recompensando os produtos que ddo resposta a grandes necessidades médicas nao
satisfeitas.

Havera impactos significativos nos orcamentos e nas administracées publicas nacionais?

Nio se preveem custos significativos para os sistemas nacionais de saude. A medida que forem
desenvolvidos mais produtos, prevé-se que os sistemas nacionais de saude incorram em custos
adicionais associados aos reembolsos, mas tal serd compensado por poupangas resultantes de
uma entrada mais rapida no mercado dos medicamentos genéricos.

Havera outros impactos significativos?

Espera-se que esta iniciativa tenha um impacto positivo na satde publica e na sociedade em
geral. Devera assegurar que as novas solucdes terapéuticas se tornem acessiveis aos doentes
através de um maior numero de produtos para doengas raras e para criangas, em especial em
areas onde ndo existe tratamento. No ambito da estratégia farmacéutica para a Europa, a
revisdo da legislagdo sobre medicamentos orfaos e pediatricos e da legislagdo farmacéutica
geral terd um impacto positivo cumulativo no acesso aos medicamentos e na comportabilidade
dos precos para todos os doentes, bem como na sustentabilidade dos sistemas de satde.

Proporcionalidade?

Nenhuma das opgdes para a revisio do Regulamento Medicamentos Orfios ou do
Regulamento Pediatrico excede o necessario para alcangar os objetivos. A iniciativa limita-se
aos aspetos que os Estados-Membros ndo podem, por si s, alcancar de forma satisfatoria e em
que a UE pode ter melhores resultados. As opgdes preferidas sdo proporcionadas, uma vez que
tém por base e mantém os pilares de um sistema estabelecido e propdem ajustamentos
especificos, e tendo em conta os beneficios esperados para os doentes, os sistemas de saude e a
industria.




D. Acompanhamento

Quando sera revista a politica?

O desenvolvimento de novos medicamentos 6rfaos pode ser um processo longo e a conclusao
de um plano de desenvolvimentos clinico para medicamentos para criancas pode demorar até
10-15 anos. Os incentivos € as recompensas exercem o seu efeito muitos anos apos a data da
autorizagao de introdugao no mercado. O beneficio para os doentes também tem de ser medido
durante um periodo de pelo menos 5-10 anos apds a autorizagdo de um medicamento. A
Comissao tenciona rever a iniciativa periodicamente. No entanto, uma avaliacdo significativa
dos resultados da legislacdo revista so sera possivel pelo menos 15 anos apos a sua entrada em
vigor.
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