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Lek sierocy - czyli co?

Mianem leku sierocego okresla sie co do
zasady lek przeznaczony do diagnozowania,
zapobiegania lub leczenia choroby rzadkiej, tj.
choroby zagrazajgcej zyciu lub powodujacej
chroniczny ubytek zdrowia, ktdora wystepuje
u nie wiecej niz 5 na 10 000 pacjentow w Unii

Europejskiej.

Leki sieroce s3 objete regulacja unijnego
rozporzadzenia nr 141/2000 z dnia 16 grudnia
1999 .
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Przestanki oznaczenia leku jako
sierocego — choroba rzadka

* Ocene populacji pacjentdw chorujgcych na dang chorobe ustala sie na
dzien sktadania wniosku o oznaczenie leku jako sierocy.

* Oznaczenie leku jako sierocy jest mozliwe réwniez wowczas, gdy lek nie
jest przeznaczony dla stosowania w chorobie rzadkiej, o ile zostanie
wykazane, ze wygenerowanie zwrotu kosztow niezbednych inwestycji
wskutek wprowadzenia leku na rynek jest mato prawdopodobne bez
odpowiednich zachet.
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Przestanki oznaczenia leku jako
sierocego - brak alternatywnej metody

* Drugg przestankg konieczng dla oznaczenia leku jako sierocego jest brak
zadowalajgcej metody diagnozowania, zapobiegania lub leczenia danej
choroby, ktéra bytaby zarejestrowana w UE.

» Jezeli istnieje zadowalajgca metoda diagnozowania, zapobiegania lub
leczenia danej choroby, dla oznaczenia leku jako sierocego konieczne
jest, aby lek przynidst znaczace korzysci pacjentom cierpigcym na dang
chorobe.
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Wylacznosc regulacyjna dla lekow
sierocych

 Sieroce produkty lecznicze korzystajg z 10-letniej wytgcznosci rynkowej
od momentu uzyskania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

* Wytgcznos¢ rynkowa dla lekéw sierocych jest szersza niz ta, z ktorej
korzystajg pozostate leki — w przypadku lekow sierocych w 10-letnim
okresie ochrony (1) nie zostanie przyjety wniosek lub wydane
pozwolenie na dopuszczenie do obrotu ani (2) nie zostanie przyjety
wniosek o rozszerzenie istniejgcego pozwolenia dla tego samego
wskazania terapeutycznego dla podobnego produktu leczniczego.

* Powyzsze oznacza, ze na skutek rozszerzonej ochrony podobny produkt
w tym wskazaniu nie bedzie dopuszczony do obrotu nawet po
przeprowadzeniu wtasnych badan klinicznych.
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Inne zachety dla lekow sierocych

* Niewielkie populacje pacjentdow skutkujg mniejszym zainteresowaniem
inwestycjami w rozwdj lekéw stosowanych w chorobach rzadkich.
Dodatkowa wytgcznosé regulacyjna oraz inne zachety majg na celu
stymulacje opracowywania terapii w tym obszarze.

* Do innych zachet nalezg m.in. wsparcie naukowe na etapie badan nad
produktem, nizsze optaty rejestracyjne oraz mozliwos¢ uzyskania
pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w procedurze centralne;j.
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Komitet ds. Sierocych Produktow
Leczniczych

* Komitet ds. Sierocych Produktow Leczniczych (ang. Comittee for
Orphan Medicinal Products — COMP) to organ powotany w ramach
Europejskiej Agencji Lekow, ktorego gtéwnym zadaniem jest badanie
whnioskdw o oznaczenie produktow leczniczych jako sierocych.

* W sktad komitetu wchodzg przedstawiciele panstw cztonkowskich UE

(po jednym z kazdego kraju), trzej przedstawiciele organizacji
pacjentdw oraz trzej cztonkowie mianowani przez Komisje Europejska.
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Uzyskanie statusu leku sierocego -
procedura

Whniosek o oznaczenie leku jako sierocego skfada sie na dowolnym
etapie prac nad produktem, zanim zostanie ztozony wniosek o jego
rejestracje.

W ciggu 90 dni od otrzymania waznego wniosku Komitet ds. Sierocych
Produktow Leczniczych wydaje opinie. O negatywnej opinii
niezwtocznie powiadamia sie sponsora (podmiot wnioskujgcy
o oznaczenie leku jako sierocego), ktdory moze nastepnie przedtozyc
odwotanie z uzasadnieniem.

Koicowa opinia Komitetu jest nastepnie przesytana do Komisji
Europejskiej, ktora podejmuje decyzje w ciggu 30 dni od jej otrzymania.

Przestanki oznaczenia produktu jako leku sierocego s3 ponownie
badane na dzien wydania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.
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