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A. Potreba konat’

V ¢om spociva problém a preco ide o problém na urovni EU?

Z hodnotenia pravnych predpisov o liekoch pre deti a na zriedkavé choroby vyplynulo, zZe
za poslednych 20 rokov obe nariadenia ucinne posilnili vyvoj liekov. Odich prijatia vSak
doslo k rozsiahlemu vyvoju, k vedeckym objavom a ku globalizacii farmaceutického sektora.
Tieto zmeny, ktoré upriamili pozornost’ na nenaplnené lieCebné potreby, pristup pacientov
k liekom a rozpoctové vplyvy liekov, si vyzaduju preskiimanie politickej intervencie v oblasti
zriedkavych chorob a liekov pre deti.

Z hodnotenia oboch nariadeni uverejnené¢ho v roku 2020 vyplynuli tieto problémy:

1. lieCebné potreby deti apacientov so zriedkavymi chorobami nie su dostatocne
uspokojeng;

2. cena liekov predstavuje vyzvu pre systémy zdravotnej starostlivosti (cenova
dostupnost’);

3. pacienti nemaju rovnaky pristup k lickom v celej EU;
systém dostato¢ne nevyuziva inovaciu a vytvara zbytocné zat’azenia.

1. Na 95 % z viac ako 6 000 uznanych zriedkavych chorob nie je stale k dispozicii ziadna
liecba. Vyvoj liekov pre deti je stdle motivovany vyvojom liekov pre dospelych. Ak sa
liecebné potreby dospelych lisia od potrieb deti, dostupné moznosti liecby su stale obmedzené.

2. Rozhodnutia o ur€ovani cien athrad a farmaceutické vydavky patria do vnutroStatnej
pravomoci, pri¢om nepatria do rozsahu pdsobnosti farmaceutickych pravnych predpisov EU.
Priemernd odporucand cena novych liekov sa zvySuje, ato najmid v pripade liekov
na zriedkavé choroby. Vysoké ceny ovplyviiujii cenovu dostupnost’ a udrzatel'nost’ systémov
zdravotnej starostlivosti. Stimuly poskytované pravnymi predpismi odd’al’'uji vstup lacnejSich
verzii liekov (generickych a biologicky podobnych liekov) na trh, pricom prave tie by mohli
zlepsit’ cenovi dostupnost’ systémov zdravotnej starostlivosti.

3. Vo vicsine Clenskych Statov maji pacienti v sti€asnosti pristup iba priblizne k polovici
liekov na zriedkavé choroby dostupnych na trhu, pricom celkovy pristup k nim sa v ramci
jednotlivych €lenskych Statov znacne lisi. Je to horSia situdcia ako v pripade beznych liekov.
Pristup k liekom pre deti je Casto spojeny s uvedenim zodpovedajuceho lieku pre dospelych.

4. Vedecky pokrok, ako napriklad pristupy vpodobe liekov nainovativnu lieCbu
a personalizovanych liekov, uz priniesol zlepSenie cielenej liecby pacientov, ktori trpia
zriedkavymi chorobami. Tieto nové lieky spochybnili sti¢asny systém oznacenia lieku ako liek
na zriedkavi chorobu, v ktorom sa stanovuji kritéria, ktoré musi liek spiflat’ na ziskanie
oznacenia lieku ako liek nazriedkavi chorobu. Okrem toho nariadenie o liekoch
na pediatrické pouZitie vychddza z urcitych postupov (dohoda o vyskumnom pediatrickom
plane v pociatocnej faze vyvoja), ktoré sa v niektorych pripadoch ukazali ako zataZujuce
a neefektivne.

Co by sa malo dosiahnut’?

Celkovym cielom tejto iniciativy je zabezpecit' vysoku uroven ochrany zdravia vsetkych
obcanov EU apristup deti apacientov so zriedkavymi chorobami k cenovo dostupnym
vysokokvalitnym liekom ak bezpecnym aucinnym terapiam narieSenie ich liecebnych
potrieb.

AK4 je pridana hodnota opatrenia na virovni EU (subsidiarita)?

Iniciativa by mala prostrednictvom vyznamného zefektivnenia zlepSit' systém stimulov,
odmien a povinnosti suvisiacich s vyskumom a vyvojom liekov na zriedkavé choroby a liekov




pre deti, ako aj prispiet’ k ich lepSej cenovej dostupnosti a pristupnosti pre vsetkych pacientov
v celej EU. Okrem toho by sa touto reviziou mohlo posilnit’ konkurenéné fungovanie trhu
prostrednictvom presktimania d’alSich opatreni na ulahcenie vstupu generickych a biologicky
podobnych liekov na trh. Zlepsil by sa tym pristup pacientov a cenova dostupnost’. Ked'ze trh
s liekmi na zriedkavé choroby a s lickmi pre deti je maly aj vo viacsich ¢lenskych $tatoch EU,
uspiet’ mdZe iba harmonizovany pristup na urovni EU. Navrhovan4 intervencia bude v stilade
s ostatnymi eurdpskymi a vnutrostatnymi opatreniami.

B. RieSenia

Aké st rozne moznosti na dosiahnutie tychto ciePov? Je niektora z moznosti uprednostiiovana?
Ak nie, preco?

Nariadenie o liekoch na zriedkavé choroby. Vsetky moznosti st doplnené siborom spolo¢nych
prvkov, ktorymi sa zabezpeCuje rychlejsSie uvedenie generickych liekov na trh, zavedenie
opatreni na zachovanie lieckov na zriedkavé choroby natrhu azavedenie opatreni
na zabezpecenie potrebnej flexibility na vyuzivanie technologického a vedeckého pokroku
a zjednodusenie postupov.

Moznost’ A: zachovava sa desatrocnd trhova exkluzivita a priddva sa poukaz pre lieky,
ktorymi sa rieSia vysoké nenaplnené liecebné potreby pacientov. Tento poukaz umoznuje
predizenie obdobia reguladnej ochrany o jeden rok a moZe sa predat’ inej spolo¢nosti alebo
pouzit’ na liek v jej portfoliu. MoZnost’ B: zruSuje sa sucasna desatro¢na trhova exkluzivita.
Moznost’ C: zabezpecuje sa rozne trvanie trhovej exkluzivity na desat’, devit’ alebo pat’ rokov
podla druhu lieku na zriedkava chorobu (rieSiaci vysoké nenaplnené liecebné potreby;
obsahujici nova ucinnu latku; ziadost’ o osvedcené pouzitie). Ak sa liek rieSiaci vysoké
nenaplnené lieCebné potreby alebo obsahujici nova ucinnu latku spristupni vo vsetkych
&lenskych $tatoch, jeho trhova exkluzivita sa prediZi o jeden rok.

Uprednostiiovanou moznost'ou je mozZnost’ C.

Nariadenie o liekoch na pediatrické pouzitie. VSetky moZnosti su doplnené stborom
spolo¢nych prvkov, ktorymi sa podporuje vyvoj liekov na rieSenie nenaplnenych lieCebnych
potrieb deti a ul'ahcujt, pripadne zjednodusuji postupy schvalovania klinickych §tadii, ktoré
sa maju vykonat’ na detoch. Zamerom je lepSie vyuzivat’ vedecké inovacie a zrychlit’ postupy,
aby sa lieky detom spristupniovali rychlejsie.

Moznost’ A: zachovava sa prediZenie prava na duSevné vlastnictvo o Sest mesiacov
(dodatkové ochranné osvedcenie) pri vSetkych liekoch, v pripade ktorych sa skiima ich
podavanie detom. V pripade liekov na rieSenie nenaplnenych lieCebnych potrieb deti sa
udel'uje d’aldia odmena bud’ v podobe dodatoéného prediZenia dodatkového ochranného
osvedCenia o Sest’ mesiacov, alebo poukazu umoziujiiceho prediZenie obdobia regulaénej
ochrany o jeden rok, ktory sa mdZze predat’ inej spolocnosti alebo pouzit’ na liek v jej portfoliu.
MozZnost’ B: zruduje sa prediZenie dodatkového ochranného osvedenia o Sest mesiacov.
MozZnost’ C: zachovava sa predizenie dodatkového ochranného osved&enia o $est’ mesiacov.

Uprednostiiovanou moznostou je moznost’ C.

AKké su nazory jednotlivych zainteresovanych stran? Kto podporuje ktorii moznost’?

Nariadenie o liekoch na zriedkavé choroby. VSetky zainteresované strany uznavaju potrebu
nad’alej podporovat’ vyvoj liekov na zriedkavé choroby osobitnymi stimulmi, ked’ze inak by
mohlo znovu dojst’ k zlyhaniu trhu. Subjekty verejného sektora a organizacie pacientov
uprednostiiujit  diferenciaciu sucasného hlavného stimulu, ako sa uvadza v moznosti C.
Farmaceuticky priemysel by mohol podporit modulaciu stimulov, ale nie ich celkové




skratenie. Subjekty odvetvia navrhli zaviest d’alSie stimuly k sti¢asnym stimulom alebo
zaviest’ novy stimul, akym je prevoditelny poukaz na exkluzivitu. Subjekty odvetvia takisto
upozornili na to, ze je potrebné, aby sucasné nariadenie zostalo nezmenené, a ze je potrebna
predvidatelnost’ podoby sti¢asnych kritérii pre oznacenie lieku ako liek na zriedkava chorobu,
ked’ze investicné rozhodnutia sa prijimaji dlho predtym, ako je mozné ziskat stimuly
na uspesny vyvoj.

Nariadenie o liekoch na pediatrické pouzitie. Potrebu zachovat’ existujicu povinnost’ skimat’
vSetky nové lieky na podavanie detom vo vSeobecnosti podporuju vsetky zainteresované
strany. Farmaceuticky priemysel aakademickd obec vo vSeobecnosti vitaji zlepSenia
postupov. Skratenie prediZenia platnosti dodatkového ochranného osvedéenia nepodporuje
ziadna skupina zainteresovanych stran. Subjekty odvetvia uprednostiiujii zachovanie
existujiceho systému, ale vyzvali aj na zavedenie d’alSich odmien na podporu osobitného
vyvoja v oblastiach nenaplnenych lieCebnych potrieb deti. Subjekty verejného sektora
uznavaju potrebu lepsieho uréenia nenaplnenych pediatrickych lie¢ebnych potrieb, ako aj to,
Ze existujuci systém povinnosti a odmien funguje relativne dobre, ale znepokojila ich moznost’
zavedenia novych odmien aich nésledny vplyv naudrzatenost vnutrostatnych systémov
zdravotnej starostlivosti.

C. Vplyvy uprednostiiovanej moZnosti

Aké st vyhody uprednostiiovanej moznosti (pripadne hlavnych moZnosti, ak sa Ziadna konkrétna
moZnost’ neuprednostiiuje)?

Nariadenie o liekoch na zriedkavé choroby. Uprednostiovanou moznostou C sa zlepsi kvalita
Zivota pacientov trpiacich natieto choroby, ako aj ich rodin, kedZze pacienti budi mdct
vyuzivat' priemerne jeden az dva nové lieky rocne, ato najmi v oblastiach, v ktorych
v stcasnosti nie je k dispozicii Ziadna liecba. Spolo¢nosti vyrabajice originalne lieky budu
vyuzivat' vyhody prediZenej trhovej exkluzivity pre lieky, ktorymi sa riesia vysoké nenaplnené
liecebné potreby. Spoloc¢nosti vyrdbajuce generické lieky vyuzivajo vyhody skorSieho
a predvidatelnejsieho vstupu na trh. Dalej by sa mala zlepsit' predvidatelnost’ pre vyrobcov
generickych liekov, ked’Ze mozu svoje lieky uvadzat’ na trh odo dia uplynutia obdobia trhove;j
exkluzivity. Pacienti budi mat’ lepsi pristup z dovodu skorSieho vstupu generickych liekov
na trh, ¢im sa takisto zniZia ndklady na systémy zdravotnej starostlivosti v ¢lenskych Statoch.
Opatrenia na zjednodusenie by viedli k Gspordm administrativnych nékladov vo vyske
3,3 milibna EUR ro¢ne. Stimulmi osobitne zameranymi na lieky, ktorymi sa rieSia vysoké
nenaplnené liecebné potreby, sa podpori inovacia azaroven by sa malo zabezpecit
presmerovanie investicii do vyskumu do tych oblasti, v ktorych st najpotrebnejSie, ¢im sa
zvysi konkurencieschopnost’.

Nariadenie o liekoch na pediatrické pouzitie. Uprednostiiovanou moznostou C sa zvysi pocet
liekov pre deti, ¢im sa zlepsi kvalita zivota deti aj ich rodin. Touto moznostou sa podpori
vyvoj liekov rieSiacich nenaplnené lieCebné potreby deti prostrednictvom jednoznaénych
kritérii na urCenie takychto liekov. Takisto sa nou zavadza poziadavka, aby sa skumalo, ¢i je
mozné podavat’ lieky vyvinuté iba pre dospelych aj detom, ak by tieto lieky mohli byt
na zaklade vedeckych dokazov ucinné aj na choroby deti. Procesné zjednodusenia a Gpravy
zabezpeCia, Ze systém bude priaznivej§i pre inovacie, abudi viest k rychlejSiemu
vypracovaniu vyskumného pediatrického planu a povolovaniu liekov. Odlozit' bude mozné iba
skimanie pouzitia lieku v pripade deti vo veku do pét’ rokov (v sii€asnosti Ziadne obmedzenie
neexistuje), ¢im sa lieky dostant k det'om rychlejSie ako dnes.




Aké su naklady na uprednostiiovani moznost’ (pripadne na hlavné moznosti, ak sa Ziadna
konkrétna moZnost’ neuprednostiiuje)?

Rychlejsi vstup generickych liekov na trh spdsobi urcité straty spoloCnostiam vyrabajucim
originalne lieky. Celkovo bude vSak systém vyvazenej$i, ¢im sa zabezpeci lepsi pristup
k cenovo dostupnejSim liekom, pricom stimuly sa presmeruju tam, kde st najpotrebnejsie,
a tym sa podpori inovécia.

AKkYy je vplyv na malé a stredné podniky (MSP)?

Procesné zlepSenia (ako napriklad zjednoduSenie a zvySena podpora poskytovana Europskou
agenturou pre lieky) a znizenie administrativneho zat'azenia budu osobitne dolezité¢ pre MSP
vzhl'adom na malu velkost’ tychto podnikov. Okrem toho budi MSP nad’alej vyuzivat’ vyhody
znizenia poplatkov za postupy agentiry. Vzhladom nato, ze MSP v oblasti zriedkavych
chordb casto zacinaju inovativne koncepcie (oznacenia liekov ako lieky na zriedkavé
choroby), mali by vyuzivat' vyhody modulécie trvania trhovej exkluzivity, ktorou sa odmenuja
lieky na rieSenie vysokych nenaplnenych lie€ebnych potrieb.

Ocakava sa vyznamny vplyv na Statne rozpocty a verejnu spravu?

Neocakévaju sa ziadne vyznamné naklady pre vnutrostatne systémy zdravotnej starostlivosti.
S vys§im poctom vyvijanych liekov sa ocakava, ze vnutroStaitnym systémom zdravotnej
starostlivosti vzniknti dodato¢né nédklady spojené s uhradami, ale tie prevazia uspory
vyplyvajlce z rychlejSieho vstupu generickych liekov na trh.

Ocakavaji sa iné vyznamné vplyvy?

Ocakéava sa, ze tato iniciativa bude mat’ pozitivny vplyv na verejné zdravie a spolo¢nost’ ako
celok. Mala by sa fiou zabezpecit’ pristupnost’ novych terapeutickych rieSeni pre pacientov
prostrednictvom vicSieho poctu liekov na zriedkavé choroby a liekov pre deti, ato najmi
v oblastiach, v ktorych Ziadna liecba neexistuje. Revizia pravnych predpisov o liekoch
na zriedkavé choroby, liekoch na pediatrické pouzZitie a vSeobecnych farmaceutickych
pravnych predpisov zastreSena farmaceutickou stratégiou pre Eurdpu bude mat’ kumulativny
pozitivny vplyv na pristup vSetkych pacientov k liekom, naich cenovll dostupnost’ pre
vSetkych pacientov, ako aj na udrzatel'nost’ systémov zdravotne;j starostlivosti.

Proporcionalita?

Ziadna z moZnosti revizie nariadenia o lickoch na zriedkavé choroby alebo nariadenia
o liekoch na pediatrické pouzitie neprekracuje ramec toho, ¢o je nevyhnutné na dosiahnutie jej
cielov. Iniciativa sa obmedzuje na aspekty, ktoré ¢lenské Staty nemdzu uspokojivo dosiahnut’
samy a ktoré EU zvladne lepsie. Uprednostiiované moznosti st primerané, ked’ze vychadzaji
z pilierov zavedeného systému, ktoré zaroven zachovavaji, anavrhuji sa v nich cielené
upravy, pricom by mali byt prinosom pre pacientov, systémy zdravotnej starostlivosti
a subjekty odvetvia.

D. Nadvézné opatrenia

Kedy sa tato politika preskiima?

Vyvoj novych liekov nazriedkavé choroby moze predstavovat dlhy proces, pricom
vypracovanie planu klinického vyvoja liekov pre deti moze trvat’ 10 az 15 rokov. U¢inok
stimulov a odmien sa preto prejavi az po rokoch odo dna udelenia povolenia na uvedenie
na trh. Prinos pre pacientov je takisto potrebné merat’ v horizonte aspon piatich az desiatich
rokov od povolenia na uvedenie lieku natrh. Komisia ma v umysle iniciativu pravidelne




skimat’. Zmysluplné hodnotenie vysledkov revidovanych pravnych predpisov vSak bude
mozné az po uplynuti aspont 15 rokov od nadobudnutia Gi€¢innosti uvedenych predpisov.
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