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A. Behov for handling

Hvad er problemet, og hvorfor er det et problem pa EU-plan?

Evalueringen af lovgivningen om henholdsvis leegemidler til barn og sjeldne sygdomme har
vist, at de to forordninger effektivt har fremmet udviklingen af leegemidler i de seneste 20 ar.
Udviklingen og nyskabelserne pa det videnskabelige omrade har imidlertid vaeret omfattende,
siden forordningerne blev vedtaget, ligesom vi har oplevet en globalisering af
leegemiddelsektoren. Disse @ndringer, som isar har sat fokus pa uopfyldte medicinske behov
samt patienternes adgang til og de budgetmessige virkninger af laegemidler, tilsiger en
revision af politiktiltag vedrgrende sjeldne sygdomme og leegemidler til barn.

Ved evalueringen af de to forordninger, som blev offentliggjort i 2020, identificeredes
felgende problemer:

1. De medicinske behov hos bgrn og patienter med sjeldne sygdomme imgdekommes
ikke i tilstreekkelig grad.

2. Prisen pa legemidler udger en udfordring for sundhedssystemerne (prismaessig
overkommelighed).

3. Patienterne har ikke lige adgang til leegemidler i hele EU.

4. Systemet tager ikke i tilstreekkelig grad hgjde for innovation og skaber ungdvendige
byrder.

1) Der findes stadig ikke behandlingsmuligheder for 95 % af de over 6 000 anerkendte sjeldne
sygdomme. Udviklingen af leegemidler til bgrn er stadig drevet af udviklingen af lsegemidler
til voksne. Hvor behandlingsbehov hos voksne afviger fra bgrns behov, er antallet af
tilgaengelige behandlinger begranset.

2) Prissetnings- og refusionsbeslutninger og legemiddeludgifter henhgrer under
medlemsstaternes nationale kompetence og er ikke omfattet af EU's leegemiddellovgivning.
Den gennemsnitlige listepris pa nye leegemidler er stigende, iser for leegemidler til sjeldne
sygdomme. Hgje priser pavirker prisoverkommeligheden i og holdbarheden af
sundhedssystemerne. De incitamenter, lovgivningen giver, forsinker markedsadgangen for
billigere udgaver af produkter (generiske og biosimileere laegemidler), som ellers kunne
forbedre prisoverkommeligheden for sundhedssystemerne.

3) Kun omkring halvdelen af de leegemidler til sjeeldne sygdomme, der findes pa markedet, er i
dag tilgengelige for patienter i de fleste medlemsstater, og den generelle adgang varierer
betydeligt fra medlemsstat til medlemsstat. Dette er veerre end for standardleegemidler. Adgang
til leegemidler til barn er ofte knyttet til lanceringen af det tilsvarende voksenleegemiddel.

4) Videnskabelige fremskridt, sasom udvikling af legemidler til avanceret terapi og
persontilpassede leegemidler, har allerede forbedret malbehandlinger af patienter, der lider af
sjeeldne sygdomme. Disse nye leegemidler har skabt en udfordring for det nuveaerende system
for udpegelse af legemidler til sjeldne sygdomme, som praciserer, hvilke Kriterier et
legemiddel skal opfylde for at blive udpeget som leegemiddel til sjeeldne sygdomme. Dertil
kommer, at peaediatriforordningen er baseret pa visse procedurer (godkendelse af en padiatrisk
undersggelsesplan tidligt i udviklingsprocessen), som i nogle tilfelde har vist sig at vere
besvarlige og ineffektive.

Hvilke resultater skal der opnas?

Den overordnede malsatning med dette initiativ er at sikre et hgjt sundhedsbeskyttelsesniveau
for alle EU-borgere og sikre, at bgrn og patienter med sjeldne sygdomme har adgang til
gkonomisk overkommelige leegemidler af hgj kvalitet og til sikre og effektive behandlinger,
som imgdekommer deres medicinske behov.




Hvad er mervardien ved at handle pa EU-plan (n&rhedsprincippet)?

Initiativet forventes at ville medfare en betydelig effektivisering ved at forbedre systemet med
incitamenter, belgnninger og forpligtelser i forbindelse med forskning i og udvikling af
leegemidler til sjeeldne sygdomme og leegemidler til bgrn samt ved at bidrage til at gare
lzegemidlerne billigere og tilgengelige for alle patienter i hele EU. Revisionen af lovgivningen
vil desuden kunne forbedre markedets konkurrencemaessige funktion via revisionen af diverse
andre foranstaltninger, der skal lette markedsadgangen for generiske og biosimilaere
leegemidler. Dette ville forbedre patienternes adgang til leegemidler og prismaessig
overkommelighed. Da markedet for leegemidler til sjeeldne sygdomme og barn er lille, selv i
starre EU-medlemsstater, vil kun en harmoniseret tilgang pa EU-plan kunne forventes at ville
give de gnskede resultater. Det foreslaede initiativ vil veere i overensstemmelse med andre
europaiske og nationale foranstaltninger.

B. Lgsninger

Hvilke lgsninger er overvejet for at na malene? Foretraekkes en bestemt lgsning frem for andre?
Hvis ikke, hvorfor ikke?

Forordningen om sjeeldne sygdomme — De mulige lgsninger suppleres alle af en raekke feelles
elementer, der sikrer hurtigere lancering af generiske leegemidler, foranstaltninger til at holde
leegemidler til sjeldne sygdomme pa markedet, foranstaltninger, der skaber den ngdvendige
fleksibilitet til at tage hensyn til teknologiske og videnskabelige fremskridt, samt forenkling af
diverse procedurer.

Lasning A: De 10 ars eneret til markedsfering bibeholdes, og der indfgres en voucher for
produkter, der imgdekommer et stort uopfyldt patientbehov. Denne voucher giver mulighed
for at fa forleenget varigheden af den lovgivningsmaessige beskyttelse med et ar eller kan
alternativt s&lges til en anden virksomhed eller anvendes for et produkt i denne virksomheds
portefalje. Lasning B: Det nuveaerende system med 10 ars eneret til markedsfgring afskaffes.
Lasning C: Der indfgres et system med eneret til markedsfgring af varierende varighed —
nemlig 10, 9 eller 5 &r — afhaengigt af, hvilken type leegemiddel til sjeldne sygdomme der er
tale om (imgdekommelse af et stort uopfyldt medicinsk behov/nyt virksomt stof/almindelig
anerkendt anvendelse). Hvis et leegemiddel, der imedekommer et stort uopfyldt medicinsk
behov eller indeholder et nyt virksomt stof, geres tilgeengeligt i alle relevante medlemsstater,
forleenges eneretten til markedsfgring med 1 ar for det pagaldende leegemiddel.

Den foretrukne lgsning er lgsning C.

Padiatriforordningen — De mulige lgsninger suppleres alle af en raekke feelles elementer til
befordring af udvikling af produkter, der imgdekommer uopfyldte medicinske behov hos barn,
med strgmlining og som forngdent forenkling af procedurerne for at na til enighed om, hvilke
Kliniske undersggelser der skal gennemferes hos bgrn. Hensigten er at give bedre plads til
innovation inden for videnskab og at fremskynde procedurerne for hurtigere at gere produkter
tilgaengelige for barn.

Lgsning A: Forlengelsen pa 6 maneder af intellektuelle ejendomsrettigheder (supplerende
beskyttelsescertifikat) vil blive bibeholdt for alle leegemidler, for hvilke anvendelsen hos barn
undersgges. Der vil for leegemidler, der imgdekommer uopfyldte behov hos bgrn, veere en
yderligere belgnning i form af enten en yderligere forlengelse pa 6 maneder af det
supplerende beskyttelsescertifikat eller en voucher med en forlaengelse pa 1 ar af varigheden af
den lovgivningsmassige beskyttelse, som kan szlges til en anden virksomhed eller anvendes
for et produkt i denne virksomheds portefglje. Lasning B: Den seksmaneders forlengelse af




det supplerende beskyttelsescertifikat afskaffes. Lasning C: Den seksmaneders forlengelse af
det supplerende beskyttelsescertifikat bibeholdes.

Den foretrukne lgsning er lgsning C.

Hvad er de forskellige interessenters synspunkter? Hvem statter hvilken lgsning?

Forordningen om sjeldne sygdomme — Alle interessenter er enige om, at det er ngdvendigt
fortsat at statte udviklingen af lsegemidler til sjeeldne sygdomme med specifikke incitamenter,
da der ellers igen vil kunne opleves markedssvigt. Offentlige myndigheder og
patientorganisationer gar ind for en graduering af det vigtigste nuveerende incitament som
afspejlet i1 lgsning C. Medicinalindustrien ville kunne tilslutte sig gradueringen af
incitamenterne, men ikke en generel afkortning af dem. Industrien har foreslaet, at der indfares
yderligere incitamenter i forhold til den nuvarende situation eller et helt nyt incitament som
f.eks. en overdragelig eksklusivitetsvoucher. Industrien har ogsa fremhaevet behovet for, at den
nuveerende retlige ramme i henhold til forordningen forbliver stabil, og for forudsigelighed
med hensyn til de nuveerende kriterier for udpegelse af leegemidler til sjeldne sygdomme, da
investeringsbeslutninger traeffes, leenge inden der kan drages fordel af incitamenterne til et
vellykket udviklingsarbejde.

Padiatriforordningen — Der er bred enighed blandt alle interessenter om behovet for at
bevare den eksisterende forpligtelse til at undersgge alle nye leegemidler til anvendelse hos
bgrn. Medicinalindustrien og den akademiske verden hilser generelt forbedringerne af
procedurerne velkommen. Ingen af interessentgrupperne gar ind for at afkorte forlngelsen af
det supplerende beskyttelsescertifikat. Industrien gar ind for at opretholde det eksisterende
system, men har ogsa opfordret til, at der indferes yderligere belgnninger for at stette
udvikling specifikt inden for omrader med uopfyldte medicinske behov hos bgrn. De offentlige
myndigheder anerkender behovet for mere precist at identificere, hvornar der er tale om
uopfyldte medicinske behov hos bgrn, og anerkender, at det eksisterende system med
forpligtelser og belgnninger har fungeret ganske godt, men har givet udtryk for bekymring
over indfarelsen af nye belgnninger og deres efterfalgende indvirkning pa de nationale
sundhedssystemers holdbarhed.

C. Den foretrukne lgsnings virkninger

Hvilke fordele er der ved den foretrukne lgsning (hvis en bestemt Igsning foretraekkes — ellers
fordelene ved de vigtigste af de mulige lgsninger)?

Forordningen om sjeldne sygdomme — Med den foretrukne lgsning — lgsning C — il
livskvaliteten blive forbedret for patienter, der lider af disse sygdomme, og for deres familier,
da patienterne i gennemsnit vil fa gavn af yderligere 1-2 nye leegemidler om aret, navnlig
inden for omrader, hvor der i dag ikke findes nogen behandlingsmuligheder.
Originalproducenterne vil drage fordel af den udvidede eneret til markedsfering for
leegemidler, der imgdekommer et stort uopfyldt medicinsk behov. De generiske virksomheder
tilgodeses med hurtigere og mere forudsigelig markedsadgang. Ogsa det, at
generikaproducenterne vil kunne markedsfere deres produkt, det gjeblik eneretten til
markedsfaring udlgber, burde sikre stgrre forudsigelighed for dem. Adgangen for patienterne
vil blive forbedret som faglge af hurtigere markedsadgang for generiske leegemidler, hvilket
ogsd vil reducere  omkostningerne  for  medlemsstaternes  sundhedssystemer.
Forenklingsforanstaltningerne vil give arlige besparelser pa 3,3 mio. EUR i reducerede
administrationsomkostninger. De specifikke incitamenter til udvikling af leegemidler, der
imgdekommer store uopfyldte medicinske behov, vil fremme innovation og kan forventes at
ville omdirigere investeringerne i forskning til de omrader, hvor der er starst behov for dem,




og dermed styrke konkurrenceevnen.

Padiatriforordningen — Den foretrukne lgsning — lgsning C — vil gge antallet af
leegemidler til barn, hvilket vil forbedre deres og deres familiers livskvalitet. Denne lgsning vil
befordre udvikling af produkter, der imgdekommer uopfyldte behov hos bgrn, via klare
kriterier for identifikation af sadanne produkter. Den indeberer desuden indfarelse af et krav
om, at et produkt, der er udviklet udelukkende til voksne, ogsa skal undersgges hos barn,
safremt det — vurderet pa grundlag af videnskabelig evidens — kunne veere effektivt mod en
sygdom, der rammer bgrn. Proceduremassige forenklinger og tilpasninger vil gere systemet
mere innovationsvenligt og fere til hurtigere feerdiggerelse af paediatriske undersggelsesplaner
og godkendelse af leegemidler. Undersggelse af brugen af et lsegemiddel til barn vil hgjst
kunne udskydes i 5 ar (i dag er der ingen greense), og produkterne vil dermed na ud til barn
hurtigere end i dag.

Hvilke omkostninger er der ved den foretrukne lgsning (hvis en bestemt lgsning foretreekkes —
ellers omkostningerne ved de vigtigste af de mulige lgsninger)?

Hurtigere markedsadgang for generiske legemidler vil i et vist omfang medfgre tab for
originalproducenterne. Overordnet set vil systemet imidlertid vaere mere afbalanceret og sikre
bedre adgang til billigere legemidler, samtidig med at incitamenterne kanaliseres derhen, hvor
der er starst behov for dem, hvilket vil fremme innovation.

Hvordan indvirker den foretrukne lgsning pa sma og mellemstore virksomheder (SMV'er)?

De proceduremassige forbedringer (sasom forenkling og gget stette fra Det Europeiske
Leegemiddelagentur) og mindskelsen af den administrative byrde vil vere af serlig stor
betydning for SMV'er pa grund af disse virksomheders beskedne starrelse. SMV'er vil desuden
fortsat drage fordel af lavere gebyrer i forbindelse med agenturets procedurer. | betragtning af
at SMV'er, der beskeftiger sig med sjeldne sygdomme, ofte udvikler innovative koncepter
(udpegede laegemidler til sjeldne sygdomme), kan de forventes at ville drage fordel af
gradueringen af varigheden af eneret til markedsfaring, som belgnner produkter, der
imgdekommer store uopfyldte medicinske behov.

Vil den foretrukne lgsning fa vaesentlige virkninger for de nationale budgetter og myndigheder?

Der forventes ingen vasentlige omkostninger for de nationale sundhedssystemer. Det, at der
vil blive udviklet flere produkter, forventes at ville give de nationale sundhedssystemer
refusionsrelaterede ekstraomkostninger, men dette vil blive opvejet af besparelser som fglge af
hurtigere markedsadgang for generiske legemidler.

Vil den foretrukne lgsning fa andre vaesentlige virkninger?

Dette initiativ forventes ville indvirke positivt pa folkesundheden og gavne samfundet som
helhed. Initiativet burde sikre, at nye behandlingslgsninger bliver tilgeengelige for patienterne
via et gget antal leegemidler til sjeeldne sygdomme og til barn, navnlig inden for omrader, hvor
der ikke findes nogen behandlingsmuligheder. Revisionen af lovgivningen om sjaldne
sygdomme og padiatriske leegemidler og af den overordnede leegemiddellovgivning inden for
rammerne af legemiddelstrategien for Europa vil have en kumulativ positiv indvirkning pa
adgangen til leegemidler til overkommelige priser for alle patienter og pa sundhedssystemernes
holdbarhed.

Proportionalitetsprincippet




Ingen af lgsningerne til revisionen af forordningen om sjeldne sygdomme og
padiatriforordningen gar videre, end hvad der er ngdvendigt for at na malene. Initiativet er
begrenset til de aspekter, som medlemsstaterne ikke selv kan klare pa tilfredsstillende vis, og
hvor EU kan gare det bedre. De foretrukne lgsninger star i et rimeligt forhold til malene, idet
de bygger pa og bevarer sgjlerne i et allerede etableret system, med foreslaede malrettede
tilpasninger, og i betragtning af de forventede fordele for patienter, sundhedssystemer og
industrien.

D. Opfglgning

Hvornar vil foranstaltningen blive taget op til fornyet overvejelse?

Udvikling af nye leegemidler til sjeeldne sygdomme kan veere en langvarig proces, og det kan
tage op til 10-15 ar at udarbejde en klinisk udviklingsplan for leegemidler til bgrn. Incitamenter
og belgnning er derfor af betydning mange ar efter datoen for udstedelse af en
markedsfgringstilladelse. Fordelene for patienterne skal ogsa males over en periode pa mindst
5-10 ar, efter at et legemiddel er blevet godkendt. Kommissionen agter at tage initiativet op til
fornyet overvejelse med jevne mellemrum. En evaluering af resultaterne af den endrede
lovgivning vil imidlertid farst give mening som minimum 15 ar efter dens ikrafttraeden.




