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A. Behov av atgérder

Vad ir problemet och varfor ir det ett problem pia EU-niva?

Utvérderingen av lagstiftningen om ldkemedel for barn och om ldkemedel mot séllsynta
sjukdomar har visat att de tvd forordningarna pé ett effektivt sétt har framjat utvecklingen av
lakemedel under de senaste 20 aren. Sedan de antogs har det dock skett en omfattande
utveckling, upptéackter har gjorts inom vetenskapen och ldkemedelssektorn har globaliserats.
Dessa fordndringar, som har riktat uppmirksamheten mot icke tillgodosedda medicinska
behov, patienternas tillgdng till ldkemedel och ldkemedlens budgetkonsekvenser, kriaver en
oversyn av de politiska insatserna pa omradet séllsynta sjukdomar och likemedel for barn.

I utvirderingen av de tva forordningarna, som offentliggjordes 2020, identifierades féljande
problem:

1. De medicinska behoven hos barn och patienter med séllsynta sjukdomar tillgodoses
inte 1 tillracklig utstrackning.

2. Priset pa lakemedel dr en utmaning for hidlso- och sjukvérdssystemen (ekonomisk
overkomlighet).

3. Patienterna har ojamlik tillgang till likemedel runt om i EU.
Systemet beaktar inte innovation 1 tillrdcklig utstrickning och skapar onddiga bordor.

1) Av de over 6 000 erkidnda sillsynta sjukdomar som finns har 95 % fortfarande inget
behandlingsalternativ. Utvecklingen av ldkemedel for barn drivs fortfarande av utvecklingen
av ldkemedel for vuxna. I de fall vuxnas terapeutiska behov skiljer sig fran barns behov dr
antalet tillgéngliga behandlingar begransat.

2) Prissdttnings- och erséttningsbeslut samt ldkemedelsutgifter dr nationella befogenheter som
inte omfattas av EU:s ldkemedelslagstiftning. Det genomsnittliga listpriset for nya ldkemedel
stiger, sdrskilt for sdrlikemedel. Hoga priser paverkar hélso- och sjukvardssystemens
ekonomiska overkomlighet och hallbarhet. De incitament som lagstiftningen ger fordrojer
marknadstilltriddet for billigare versioner av lakemedel (generiska ldkemedel och biosimilarer),
vilket annars skulle kunna forbéttra hélso- och sjukvardssystemens ekonomiska
overkomlighet.

3) For ndrvarande dr endast omkring hédlften av de sédrldkemedel som finns pa marknaden
tillgdngliga for patienter i en majoritet av medlemsstaterna, och den totala tillgdngen varierar
avsevirt mellan medlemsstaterna. Detta dr vérre dn nir det giller standardlikemedel. Barns
tillgang till lakemedel &r ofta kopplad till lanseringen av motsvarande vuxenprodukt.

4) Vetenskapliga framsteg, sdsom ldkemedel for avancerad terapi och individualiserad
behandling, har redan forbdttrat malbehandlingen for patienter som lider av sillsynta
sjukdomar. Dessa nya likemedel har utmanat det nuvarande klassificeringssystemet for
sarldkemedel, som anger de kriterier som ett lakemedel maste uppfylla for att klassificeras som
sarlikemedel. Vidare bygger forordningen om lakemedel for pediatrisk anvindning pé vissa
forfaranden (6verenskommelse om ett pediatriskt provningsprogram 1 ett tidigt
utvecklingsskede) som ibland har visat sig vara betungande och ineffektiva.

Vad forvantas initiativet leda till?

Det overgripande mélet med detta initiativ dr att sikerstdlla en hog hélsoskyddsniva for alla
EU-medborgare och se till att barn och patienter med sdllsynta sjukdomar har tillgang till
ladkemedel av hog kvalitet till ett dverkomligt pris och till sdkra och effektiva behandlingar, sa
att deras medicinska behov tillgodoses.

Vad ir mervirdet med dtgiirder pid EU-nivéa (subsidiaritet)?




Initiativet forvantas leda till betydande effektivitetsvinster genom att forbéttra systemet med
incitament, beloningar och skyldigheter i samband med forskning om och utveckling av
sdrladkemedel och ldkemedel for barn samt bidra till att géra dem mer ekonomiskt 6verkomliga
och tillgingliga for alla patienter i hela EU. Oversynen skulle dessutom kunna forbittra
konkurrensen pad marknaden genom att andra atgirder ses Over for att underlitta
marknadstilltradet for generiska ldkemedel och biosimilarer. Detta skulle forbattra
patienttillgdngen och den ekonomiska overkomligheten. Eftersom marknaden for likemedel
mot séllsynta sjukdomar och ldkemedel for barn dr liten dven i storre EU-medlemsstater dr det
troligt att endast en harmoniserad strategi pda EU-niva kommer att lyckas. Den foreslagna
insatsen kommer att vara forenlig med andra europeiska och nationella atgarder.

B. Losningar

Vilka alternativ finns for att nd malen? Finns det ett rekommenderat alternativ? Varfor?

Férordningen om sdrlikemedel. Alla alternativ kompletteras av ett antal gemensamma inslag 1
form av snabbare lansering av generiska likemedel, atgidrder for att behalla sarlikemedel pa
marknaden, atgirder som skapar den flexibilitet som kridvs for att ta hénsyn till tekniska och
vetenskapliga framsteg samt forenklade forfaranden.

Alternativ A: Ensamritten pa marknaden pa tio ar behalls och en voucher for lidkemedel som
tillgodoser ett betydande icke tillgodosett patientbehov ldggs till. Vouchern innebir att det
lagstadgade skyddet kan forlingas med ett ir, och den kan siljas till ett annat foretag eller
anvandas for en produkt i det foretagets portfolj. Alternativ B: Den nuvarande ensamritten pa
marknaden pé tio &r avskaffas. Alternativ C: En varierande varaktighet for ensamritt pa
marknaden pa tio, nio eller fem &r foreskrivs, baserat pa typen av séarlikemedel (for betydande
icke tillgodosedda behov, ny aktiv substans, véletablerad anvdndningstillimpning). Om ett
lakemedel som tillgodoser ett betydande icke tillgodosett behov eller som innehaller en ny
aktiv substans gors tillgidngligt 1 alla relevanta medlemsstater forldngs ensamritten pa
marknaden med ett &r for dessa ldkemedel.

Det rekommenderade alternativet ar alternativ C.

Forordningen om ldikemedel for pediatrisk anvindning. Alla alternativ kompletteras av ett
antal gemensamma inslag som stoder utvecklingen av ldkemedel som tillgodoser icke
tillgodosedda medicinska behov hos barn, rationaliserar och, vid behov, forenklar férfarandena
for att komma Overens om vilka kliniska studier som maste utforas pd barn. Avsikten dr att
bittre beakta innovation inom vetenskapen och att paskynda forfarandena, sé att ldkemedel
snabbare blir tillgingliga for barn.

Alternativ A: Forldngningen av den immateriella rattigheten med sex manader (tilliggsskydd)
behalls for alla likemedel som studeras for behandling av barn. For likemedel som tillgodoser
icke tillgodosedda behov hos barn foreskrivs en ytterligare beloning 1 form av antingen en
ytterligare forléngning av tilliggsskyddet med sex manader eller en voucher for en forléngning
med ett ar av det lagstadgade skyddet, som kan séljas till ett annat foretag eller anvindas for en
produkt i det foretagets portfolj. Alternativ B: Forldngningen av tilldggsskyddet med sex
manader avskaffas. Alternativ C: Forlangningen av tilldggsskyddet med sex manader behalls.

Det rekommenderade alternativet ar alternativ C.

Vad anser de berorda parterna? Vem stoder vilka alternativ?

Férordningen om sdrldkemedel. Alla berdrda parter d4r Overens om behovet av att fortsétta
stodja utvecklingen av lakemedel mot séllsynta sjukdomar med sérskilda incitament, eftersom
marknadsmisslyckanden annars kan intridffa igen. Myndigheter och patientorganisationer




foresprakar en differentiering av det nuvarande huvudincitamentet, vilket &terspeglas i
alternativ C. Lakemedelsindustrin skulle kunna stddja en anpassning av incitamenten, men inte
att de Overlag forkortas. Industrin foreslog att ytterligare incitament skulle inforas jamfort med
den nuvarande situationen eller ett nytt incitament, som en Overforbar voucher for
dataexklusivitet. Industrin har ocksé betonat behovet av att den nuvarande forordningen forblir
stabil och av fOrutsdgbarhet i form av de nuvarande kriterierna for klassificering som
sdrladkemedel, eftersom investeringsbeslut fattas langt innan incitamenten for en framgangsrik
utveckling kan erhéllas.

Forordningen om likemedel for pediatrisk anvindning. Behovet av att behalla den befintliga
skyldigheten att studera alla nya lakemedel for behandling av barn stdds i allménhet av alla
berorda parter. Lakemedelsindustrin och den akademiska virlden vélkomnar i allménhet de
forbéttrade forfarandena. En kortare forlingning av tilldggsskyddet stods inte av ndgon grupp
av berdrda parter. Industrin foresprakar att det befintliga systemet bibehalls, men har ocksa
kréavt att ytterligare beloningar infors for att stodja specifik utveckling inom omraden dér det
finns medicinska behov hos barn som inte tillgodosetts. Myndigheterna inser behovet av att
battre identifiera icke tillgodosedda pediatriska medicinska behov och inser att det befintliga
systemet med skyldigheter och beldningar har fungerat relativt vdl, men &r oroade Over
inférandet av nya beloningar och hur detta kan paverka de nationella hilso- och
sjukvardssystemens héllbarhet.

C. Det rekommenderade alternativets konsekvenser

Vad ir nyttan med det reckommenderade alternativet (om det finns ett sidant alternativ, annars
anges nyttan med de huvudsakliga alternativen)?

Férordningen om sdrlikemedel. Det rekommenderade alternativet C kommer att forbittra
livskvaliteten for patienter som lider av dessa sjukdomar och for deras familjer, eftersom
patienterna i genomsnitt kommer att fa tillgang till ytterligare ett till tva nya likemedel per ar,
sarskilt inom omraden dér det for nérvarande saknas behandling. Upphovsforetag kommer att
dra nytta av den forldngda ensamritten pa marknaden for likemedel som tillgodoser betydande
icke tillgodosedda medicinska behov. Generiska foretag drar nytta av tidigare och mer
forutsdgbart marknadstilltrade. Forutsdgbarheten bor ocksa oka for tillverkare av generiska
lakemedel, eftersom de kan sldppa ut sina produkter pd marknaden den dag d& ensamritten pa
marknaden loper ut. Patienttillgdngen kommer att O0ka tack vare att generiska likemedel
kommer ut pd marknaden tidigare, vilket ocksd kommer att minska kostnaderna for
medlemsstaternas hélso- och sjukvardssystem. Genom forenklingsatgdrderna kan man spara
3,3 miljoner euro per ar i administrativa kostnader. De sirskilda incitamenten for ldkemedel
som tillgodoser betydande icke tillgodosedda medicinska behov kommer att fridmja innovation
och bor omdirigera forskningsinvesteringar till de omraden dir de behdvs mest och kommer
dérfor att 6ka konkurrenskraften.

Férordningen om likemedel for pediatrisk anvindning Det rekommenderade alternativet C
kommer att leda till fler ldkemedel for barn, vilket kommer att forbattra livskvaliteten for barn
och deras familjer. Detta alternativ kommer att frdmja utvecklingen av likemedel som
tillgodoser icke tillgodosedda behov hos barn genom tydliga kriterier for identifiering av
sddana likemedel. Det infors ocksé ett krav pa att lakemedel som endast utvecklats for vuxna
ocksa ska studeras hos barn om de, pa grundval av vetenskaplig evidens, skulle kunna vara
effektiva mot en barnsjukdom. Genom att fOorfarandena forenklas och justeras kommer
systemet att bli mer innovationsvénligt och leda till att det pediatriska provningsprogrammet
och godkénnandet av ldkemedel kan slutforas snabbare. Det kommer endast att vara mdjligt att
skjuta upp studier av ett ldkemedel pa barn 1 upp till fem ar (fér ndrvarande finns det ingen




grins), vilket innebdr att 1dkemedlen kommer att na barn snabbare 4n i dag.

Vad ir kostnaderna for det rekommenderade alternativet (om det finns ett sadant alternativ,
annars anges kostnaderna for de huvudsakliga alternativen)?

Det snabbare marknadstilltridet for generiska likemedel kommer att ge upphov till vissa
forluster for upphovsforetagen. Pa det hela taget kommer systemet dock att vara mer
balanserat, vilket kommer att sdkerstélla béttre tillgang till ekonomiskt dverkomliga likemedel
och samtidigt styra incitamenten dit de behdvs mest och pa sa sitt frimja innovation.

Hur paverkas sma och medelstora foretag?

Att forfarandena foOrbittras (t.ex. genom forenklingar och oOkat stdod frén Europeiska
ladkemedelsmyndigheten) och den administrativa bordan minskar kommer att vara sarskilt
viktigt for smé& och medelstora foretag, med tanke pa deras smaskaliga verksamhet. Smé och
medelstora foretag kommer dessutom att fortsdtta att dra nytta av avgiftssdnkningar for
lakemedelsmyndighetens forfaranden. Med tanke pa att sma och medelstora foretag inom
omradet sdllsynta sjukdomar ofta lanserar innovativa koncept (klassificerade som
sirladkemedel) bor de dra nytta av anpassningen av varaktigheten for ensamritten pa
marknaden, som belonar lidkemedel som tillgodoser betydande icke tillgodosedda medicinska
behov.

Piverkas medlemsstaternas budgetar och forvaltningar i betydande grad?

Inga betydande kostnader forvéntas for de nationella hilso- och sjukvardssystemen. I takt med
att fler likemedel utvecklas forvéintas de nationella hdlso- och sjukvérdssystemen adra sig
ytterligare kostnader i samband med ersdttningar, men detta kommer att uppvigas av
besparingar till f6ljd av snabbare marknadstilltrade for generiska lakemedel.

Uppstar andra betydande konsekvenser?

Detta initiativ forvintas ha en positiv inverkan pa folkhdlsan och samhéllet som helhet. Det
bor sdkerstilla att nya terapeutiska 16sningar gors tillgidngliga for patienterna genom ett okat
antal lakemedel mot séllsynta sjukdomar och for barn, sirskilt inom omraden dér det saknas
behandlingar. Inom ramen for ldkemedelsstrategin for Europa kommer Oversynen av
lagstiftningen om sdrlikemedel och om ldkemedel for pediatrisk anvidndning samt den
allménna ldkemedelslagstiftningen att ha en kumulativ positiv inverkan pé tillgdngen till
ekonomiskt overkomliga likemedel for alla patienter och péd hélso- och sjukvardssystemens
héllbarhet.

Proportionalitet?

Inget av alternativen for oversyn av forordningen om sérldkemedel eller forordningen om
lakemedel for pediatrisk anvindning gér utover vad som &r nédvéndigt for att uppnd malen.
Initiativet &r begrinsat till de aspekter som medlemsstaterna inte sjdlva kan uppna pa ett
tillfredsstéllande sétt utan som béttre uppnas pa EU-nivd. De rekommenderade alternativen ar
proportionerliga, eftersom de bygger pa och uppritthaller pelarna 1 ett etablerat system och
medfor riktade justeringar, och med tanke pd de forvantade fordelarna for patienterna, hélso-
och sjukvardssystemen och industrin.

D. Uppfoljning

Niér kommer étgérderna att ses 6ver?

Utvecklingen av nya sérlikemedel kan vara en lang process och slutforandet av en klinisk
utvecklingsplan for lakemedel for barn kan ta upp till 10-15 ar. Incitament och beldéningar har
dirfor en inverkan ménga dr efter datumet for godkinnande for forsdljning. Nyttan f{or




patienter behdver ocksd métas Gver en period pad minst 5-10 ar efter att ett ldkemedel har
godkénts. Kommissionen har for avsikt att regelbundet se Over initiativet. En meningsfull
utvirdering av resultaten av den reviderade lagstiftningen kommer dock att kunna genomforas
tidigast 15 4r efter det att den har trdtt i kraft.
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