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DOCUMENT DE LUCRU AL SERVICIILOR COMISIEI
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Rezumatul evaluarii impactului

care insoteste documentele

Propunere de directiva a Parlamentului European si a Consiliului de instituire a unui
cod al Uniunii cu privire la medicamentele de uz uman si de abrogare a Directivei
2001/83/CE si a Directivei 2009/35/CE

Propunere de regulament al Parlamentului European si al Consiliului de stabilire a
procedurilor la nivelul Uniunii privind autorizarea si supravegherea medicamentelor de
uz uman si de stabilire a normelor care reglementeaza Agentia Europeana pentru
Medicamente, de modificare a Regulamentului (CE) nr. 1394/2007 si a Regulamentului
(UE) nr. 536/2014 si de abrogare a Regulamentului (CE) nr. 726/2004, a Regulamentului
(CE) nr. 141/2000 si a Regulamentului (CE) nr. 1901/2006
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A. Necesitatea de a actiona

Care este problema si de ce este o problema la nivelul UE?

Evaluarea legislatiei privind medicamentele pentru copii si pentru bolile rare a aratat ca cele
doua regulamente au incurajat efectiv dezvoltarea de medicamente in ultimii 20 de ani. Cu
toate acestea, de la adoptarea lor, s-au Inregistrat evolutii si descoperiri ample in domeniul
stiintei s1 a avut loc o globalizare a sectorului farmaceutic. Aceste schimbari, care au
concentrat atentia asupra nevoilor medicale nesatisfacute, asupra accesului pacientilor si
asupra impactului bugetar al medicamentelor, necesitd o revizuire a interventiei politice in
domeniul bolilor rare si al medicamentelor pentru copii.

Evaluarea celor doua regulamente, publicata in 2020, a identificat urmatoarele probleme:

1. nevoile medicale ale copiilor si ale pacientilor cu boli rare nu sunt satisfacute in mod
suficient;

2. pretul medicamentelor reprezintd o provocare pentru sistemele de sanatate
(accesibilitate financiara);

3. accesul pacientilor la medicamente este inegal in UE;
sistemul nu permite inovarea suficient de bine si creeaza sarcini inutile.

1) Din cele peste 6 000 de boli rare recunoscute, 95 % nu au Inca nicio optiune de tratament.
Dezvoltarea medicamentelor pentru copii este in continuare determinatd de dezvoltarea
medicamentelor pentru adulti. In cazul in care nevoile terapeutice ale adultilor difera de
nevoile copiilor, numarul tratamentelor disponibile este limitat.

2) Deciziile de stabilire a preturilor si de compensare si cheltuielile farmaceutice sunt
competente nationale, in afara domeniului de aplicare al legislatiei farmaceutice a UE. Pretul
mediu de catalog al medicamentelor noi este in crestere, in special pentru medicamentele
orfane. Preturile ridicate au un impact asupra accesibilitatii financiare si sustenabilitatii
sistemelor de sdnatate. Stimulentele oferite de legislatie intdrzie intrarea pe piatd a unor
versiuni mai ieftine ale produselor (medicamente generice si medicamente biosimilare), care,
in caz contrar, ar putea imbunatati accesibilitatea financiara pentru sistemele de sanatate.

3) Numai aproximativ jumadtate dintre medicamentele orfane de pe piatd sunt in prezent
accesibile pacientilor in majoritatea statelor membre, iar accesul general variaza considerabil
de la un stat membru la altul. Acest lucru este mai problematic decat in cazul medicamentelor
standard. Accesul la medicamente pentru copii este adesea legat de lansarea produsului pentru
adulti corespunzator.

4) Progresele stiintifice, cum ar fi medicamentele pentru terapii avansate si abordarile
medicinei personalizate, au imbundtatit deja tratamentele-tintd pentru pacientii care suferd de
boli rare. Aceste produse noi au pus in discutie sistemul actual de desemnare a medicamentelor
orfane, care specifica criteriile pe care trebuie sa le indeplineasca un produs pentru a fi
desemnat drept medicament orfan. in plus, Regulamentul pediatric se bazeazi pe anumite
proceduri (acordul privind un plan de investigatie pediatricd intr-un stadiu incipient de
dezvoltare) care s-au dovedit uneori a fi impovdaratoare si ineficiente.

Care este rezultatul urmarit?

Obiectivul general al prezentei initiative este de a asigura un nivel ridicat de protectie a
sanatatii pentru toti cetatenii UE si de a garanta accesul copiilor si al pacientilor cu boli rare la
medicamente de inalta calitate la preturi accesibile si la terapii sigure si eficace pentru a
raspunde nevoilor lor medicale.

Care este valoarea adaugata a actiunii la nivelul UE (subsidiaritate)?




Se preconizeaza ca initiativa va aduce imbunatatiri semnificative ale eficientei prin
imbunatatirea sistemului de stimulente, recompense si obligatii legate de cercetarea si
dezvoltarea de medicamente orfane si de medicamente pentru copii, precum si prin contributia
la imbunititirea preturilor si a accesibilitatii acestora pentru toti pacientii din intreaga UE. In
plus, prezenta revizuire ar putea imbunatati functionarea concurentiala a pietei prin revizuirea
altor masuri de facilitare a intrarii pe piatd a medicamentelor generice si biosimilare. Acest
lucru ar imbunitati accesul pacientilor si accesibilitatea financiara pentru acestia. Intrucat piata
medicamentelor pentru boli rare si copii este mica, chiar si in statele membre mai mari ale UE,
este probabil ca doar o abordare armonizata la nivelul UE sd aiba succes. Interventia propusa
va fi in concordanta cu alte masuri europene si nationale.

B. Solutii

Care sunt diferitele optiuni disponibile pentru atingerea obiectivelor? Exista o optiune preferata?
Daca nu, de ce?

Regulamentul privind medicamentele orfane. Toate optiunile sunt completate de un set de
elemente comune care asigura introducerea mai rapidda a medicamentelor generice, de masuri
de mentinere a medicamentelor orfane pe piata, de masuri de creare a flexibilitatii necesare
pentru a tine seama de progresele tehnologice si stiintifice si de simplificarea procedurilor.

Optiunea A: pastreazd cei 10 ani de exclusivitate pe piatd si adaugd un voucher pentru
produsele care raspund unei nevoi mari nesatisfacute a pacientilor. Voucherul permite o
prelungire cu un an a perioadei de protectie normativa si poate fi vandut unei alte intreprinderi
sau utilizat pentru un produs din portofoliul intreprinderii respective. Optiunea B: elimina
perioada actuald de 10 ani de exclusivitate pe piatd. Optiunea C: prevede o durata variabila a
exclusivitdtii pe piatd de 10, 9 sau 5 ani, In functie de tipul de medicament orfan (daca
raspunde nevoilor mari nesatisfacute; substantd activa noud; respectiv, utilizare bine stabilita).
In cazul in care un medicament care raspunde unei nevoi mari nesatisficute sau care contine o
substantd activd noud devine accesibil in toate statele membre relevante, exclusivitatea pe piata
se prelungeste cu 1 an pentru produsele respective.

Optiunea preferatd este Optiunea C.

Regulamentul pediatric. Toate optiunile sunt completate de un set de elemente comune care
sprijind dezvoltarea de produse care raspund nevoilor medicale nesatisfacute ale copiilor,
rationalizand si, dupd caz, simplificand procedurile pentru a conveni asupra studiilor clinice
care trebuie efectuate la copii. Intentia este de a integra mai bine inovarea in stiinta si de a
accelera procedurile, astfel incat produsele sd devind accesibile copiilor mai rapid.

Optiunea A: prelungirea cu 6 luni a dreptului de proprietate intelectuald (certificat
suplimentar de protectie) va fi pastratd pentru toate medicamentele pentru care se studiaza
utilizarea la copii. Pentru medicamentele care rdspund nevoilor nesatisfacute ale copiilor, o
recompensa suplimentara sub forma fie a unei prelungiri suplimentare cu 6 luni a certificatului
suplimentar de protectie, fie a unui voucher pentru o prelungire cu 1 an a duratei protectiei
normative, care poate fi vandut unei alte intreprinderi sau utilizat pentru un produs din
portofoliul intreprinderii respective. Optiunea B: va fi eliminatd prelungirea cu 6 luni a
certificatului suplimentar de protectie. Optiunea C: va fi mentinutd prelungirea cu 6 luni a
certificatului suplimentar de protectie.

Optiunea preferatd este Optiunea C.

Care sunt punctele de vedere ale diferitelor parti interesate? Cine sunt sustinatorii fiecarei
optiuni?




Regulamentul privind medicamentele orfane. Toate partile interesate sunt de acord cu privire
la necesitatea de a sprijini in continuare dezvoltarea de medicamente pentru boli rare cu
stimulente specifice, deoarece, In caz contrar, ar putea reaparea disfunctionalitdti ale pietei.
Autoritatile publice si organizatiile de pacienti opteazd pentru o diferentiere a stimulentului
principal actual, astfel cum se reflecta in optiunea C. Industria farmaceuticd ar putea sprijini
modularea stimulentelor, dar nu si reducerea lor generala. Industria a propus introducerea unor
stimulente suplimentare in comparatie cu situatia actuala sau a unui stimulent nou, cum ar fi
un voucher de exclusivitate transferabil. Industria a subliniat, de asemenea, necesitatea ca
regulamentul actual sd raména stabil si sd se asigure previzibilitatea sub forma criteriilor
actuale de desemnare a medicamentelor orfane, intrucat deciziile de investitii sunt luate cu
mult timp Tnainte de dobandirea stimulentelor pentru o dezvoltare reusita.

Regulamentul pediatric. Necesitatea de a mentine obligatia existentd de a studia toate
medicamentele noi destinate utilizdrii la copii si adolescenti este, Tn general, sustinuta de toate
partile interesate. Industria farmaceutica si mediul academic salutd, in general, imbunatatirile
aduse procedurilor. Reducerea prelungirii certificatului suplimentar de protectie nu este
sustinutd de niciun grup de parti interesate. Industria s-a exprimat in favoarea mentinerii
sistemului existent, dar a solicitat, de asemenea, introducerea unor recompense suplimentare
pentru a sprijini evolutiile specifice in domeniile privind nevoile medicale nesatisfacute ale
copiilor. Autoritatile publice recunosc necesitatea de a identifica mai bine nevoile medicale
pediatrice nesatisfacute si recunosc ca sistemul existent de obligatii si recompense a functionat
relativ bine, dar au fost preocupate de introducerea unor recompense noi si de impactul lor
ulterior asupra sustenabilitatii sistemelor nationale de sanatate.

C. Impactul optiunii preferate

Care sunt avantajele optiunii preferate (sau ale optiunilor principale, in cazul in care nu exista o
optiune preferata)?

Regulamentul privind medicamentele orfane. Optiunea C preferatd va imbunatati calitatea
vietil pacientilor care suferd de aceste boli si a familiilor lor, deoarece pacientii vor beneficia,
in medie, de 1-2 medicamente noi in plus pe an, in special in zonele in care in prezent nu este
disponibil niciun tratament. Companiile farmaceutice producatoare de medicamente originale
vor profita de exclusivitatea extinsd pe piatd pentru medicamentele care raspund unei nevoi
medicale nesatisfacute ridicate. Companiile farmaceutice producdtoare de medicamente
generice profiti de intrarea pe piatd mai rapida si mai previzibild. In plus, previzibilitatea
pentru producdtorii de medicamente generice ar trebui sa creascd, deoarece acestia i1 pot
introduce produsul pe piatd in ziua In care expira exclusivitatea pe piata. Pacientii vor avea un
acces sporit datoritd intrarii mai rapide pe piata a medicamentelor generice, ceea ce va reduce,
de asemenea, costurile pentru sistemele de sdnatate ale statelor membre. Masurile de
simplificare ar duce la economii de 3,3 milioane EUR pe an in ceea ce priveste costurile
administrative. Stimulentele specifice pentru medicamentele care raspund unei nevoi medicale
nesatisfacute ridicate vor promova inovarea si ar trebui sd redirectioneze investitiile In
cercetare cdtre acele domenii in care este cea mai mare nevoie de ele si, prin urmare, vor
stimula competitivitatea.

Regulamentul pediatric. Optiunea preferatd C va creste numarul de medicamente pentru copii,
ceea ce va Tmbunatati calitatea vietii acestora si a familiilor lor. Aceastd optiune va incuraja
dezvoltarea de produse care sa raspundd nevoilor nesatisfacute ale copiilor cu ajutorul unor
criterii clare de identificare a unor astfel de produse. De asemenea, aceasta introduce cerinta ca
produsele dezvoltate numai pentru adulti sa fie studiate si la copii, In cazul in care, pe baza
dovezilor stiintifice, acestea ar putea fi eficace impotriva unei boli la copii. Simplificarile si




ajustarile procedurale vor face sistemul mai favorabil inovarii si vor conduce la o finalizare
mai rapida a planului de investigatie pediatrica si la autorizarea medicamentelor. Va fi posibil
sd se amane studiul utilizarii unui medicament la copii pentru o perioada de pana la 5 ani (in
prezent, nu existd nicio limitd), astfel incat medicamentele vor ajunge la copii mai repede
decat 1n prezent.

Care sunt costurile optiunii preferate (sau ale optiunilor principale, daca nu exista o optiune
preferata)?

Intrarea mai rapidd pe piatd a medicamentelor generice va duce la unele pierderi pentru
companiile farmaceutice producatoare de medicamente originale. Cu toate acestea, in
ansamblu, sistemul va fi mai echilibrat, asigurand un acces mai bun la medicamente la preturi
mai accesibile, directionand in acelasi timp stimulentele acolo unde este cea mai mare nevoie
de acestea si promovand astfel inovarea.

Care sunt efectele asupra intreprinderilor mici si mijlocii IMM-uri)?

Imbunatitirile procedurale (cum ar fi simplificarea si sprijinul sporit din partea Agentiei
Europene pentru Medicamente) si reducerea sarcinii administrative vor fi deosebit de
importante pentru IMM-uri, avand in vedere dimensiunea redusi a activitatii lor. In plus,
IMM-urile vor beneficia in continuare de reduceri de taxe pentru procedurile agentiei. Avand
in vedere ca IMM-urile din domeniul bolilor rare incep adesea concepte inovatoare
(medicamente desemnate ca medicamente orfane), ele ar trebui sa beneficieze de modularea
duratei exclusivitatii pe piatd, recompensand produsele care raspund unei nevoi medicale
nesatisfacute ridicate.

Va exista un impact semnificativ asupra bugetelor si a administratiilor nationale?

Nu se preconizeaza costuri semnificative pentru sistemele nationale de sanatate. Pe masura ce
se dezvoltd mai multe produse, se preconizeaza ca sistemele nationale de sanatate vor suporta
costuri suplimentare legate de compensari, dar acest lucru va fi contrabalansat de economiile
generate de intrarea mai rapida pe piatd a medicamentelor generice.

Vor exista alte efecte semnificative?

Se preconizeaza cd prezenta initiativd va avea un impact pozitiv asupra sandtdtii publice si
asupra societdtii in ansamblu. Aceasta ar trebui sd garanteze cd noile solutii terapeutice devin
accesibile pacientilor printr-un numar mai mare de produse pentru boli rare si pentru copii, in
special in domeniile in care nu exista tratament. Sub egida strategiei farmaceutice pentru
Europa, revizuirea legislatiei privind medicamentele orfane si pediatrice si a legislatiel
farmaceutice generale va avea un impact pozitiv cumulativ asupra accesului la medicamente si
asupra accesibilitdtii financiare a acestora pentru toti pacientii, precum $i asupra
sustenabilitdtii sistemelor de sdnatate.

Proportionalitate?

Niciuna dintre optiunile de revizuire a Regulamentului privind medicamentele orfane sau a
Regulamentului pediatric nu depdseste ceea ce este necesar pentru atingerea obiectivelor.
Initiativa este limitata la acele aspecte pe care statele membre nu le pot realiza individual in
mod satisfacator si cu privire la care Uniunea Europeand poate aduce o contributie pozitiva.
Optiunile preferate sunt proportionale, avand in vedere ca se bazeaza pe pilonii unui sistem
stabilit si i mentin si propun ajustari specifice, precum si avand in vedere beneficiile
preconizate pentru pacienti, pentru sistemele de sandtate si pentru industrie.

D. Actiuni ulterioare




Cand va fi reexaminata politica?

Dezvoltarea de noi medicamente orfane poate fi un proces indelungat, iar finalizarea unui plan
de dezvoltare clinicd pentru medicamente pentru copii poate dura pand la 10-15 ani. Prin
urmare, stimulentele si recompensele 1si exercita efectul dupa multi ani de la data autorizatiei
de introducere pe piatd. De asemenea, beneficiile pentru pacienti trebuie masurate pe o
perioadd de cel putin 5-10 ani de la autorizarea unui medicament. Comisia intentioneaza sa
revizuiascd periodic initiativa. Cu toate acestea, o evaluare semnificativd a rezultatelor
legislatiei revizuite va fi posibila numai dupa cel putin 15 ani de la intrarea sa in vigoare.
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