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RELATORIO SOBRE A IMPLEMENTACAO DO REGULAMENTO DO PARLAMENTO

EUROPEU E DO CONSELHO SOBRE MEDICAMENTOS ORFAOS

Em Abril de 2000, entrou em vigor na Unido Europeia a legislagdo' sobre medicamentos 6rfaos,
aguardada ha muitos anos pelos doentes que sofrem de patologias raras.

Os medicamentos designados “6rfaos” destinam-se ao tratamento de patologias tdo raras que os
promotores ndo demonstram interesse no seu desenvolvimento em condi¢des normais de
mercado. Estes medicamentos destinam-se ao tratamento de individuos com doencgas
potencialmente fatais ou muito graves, para as quais ndo existe presentemente tratamento ou
cujas opcdes terap€uticas existentes nao sdo satisfatdrias. Muitas destas patologias afectam
criangas ou recém-nascidos.

A EMEA desempenha um papel fundamental no fomento do desenvolvimento de medicamentos
orfaos. Foram criados um comité e um procedimento para a designacdo de medicamentos
“orfaos”. Os promotores irdo receber incentivos para desenvolver e comercializar medicamentos
orfdos no mais curto intervalo de tempo possivel. Tais incentivos incluem a possibilidade de
requerer assisténcia protocolar (aconselhamento cientifico) 8 EMEA e obter reducdes das taxas
aplicaveis a todos os tipos de actividades segundo o procedimento centralizado, incluindo taxas
de assisténcia protocolar, taxas de pedido de autorizagdo de introdu¢do no mercado, taxas de
alterag@o e taxas anuais.

O Comité dos Medicamentos Orfios (COMP), criado pela EMEA em Abril de 2000, é o
primeiro Comité institucional da Unido Europeia, que integra representantes de associa¢des de
doentes na qualidade de membros efectivos, assumindo um deles o cargo de vice-presidente.

A partir de Maio de 2000, os promotores passaram a ter a possibilidade de apresentar 8 EMEA
pedidos de autorizagdo de introdugdo no mercado para medicamentos oOrfaos, tendo-se
verificado, até a data, um niimero consideravel de respostas:

Notificagdo de Intengdo Pedidos Pedidos Pareceres Pareceres Designagoes
de apresentar pedido | apresentados | retirados | positivos do | negativos do atribuidas
de designacdo COMP COMP pela Comissdo
47 169 43 101 1’ 98

Informagdes detalhadas sobre os medicamentos designados “6rfaos” encontram-se disponiveis
no Registo Comunitario dos Medicamentos Orfaos publicado no website da Comissao Europeia,
no seguinte endereco: http://pharmacos.eudra.org/F2/register/index.htm.

Entre os pedidos de autorizacdo de introdug@o no mercado ja recebidos, ou cuja recepgdo esta
prevista pela EMEA, relativos a medicamentos para tratamento de patologias raras, incluem-se
produtos destinados a:

- doengas genéticas em que uma defici€ncia enzimatica produz alteragdes metabolicas, e,
eventualmente, a morte precoce;

- doencgas em que, presentemente, o transplante constitui a iinica opgao,

! Regulamento (CE) n.° 141/2000 do Parlamento Europeu ¢ do Conselho, de 16 de Dezembro de 1999, ¢ Regulamento (CE)
n.° 847/2000 da Comissao, de 27 de Abril de 2000

% Dos 5 pareceres negativos adoptados até a data, esta a decorrer um procedimento de recurso. Duas aplicagdes
foram subsequentemente retiradas, uma aplicagdo resultou numa decis@o final negativa e outra resultou num
parecer final positivo apds procedimento de recurso.

7 Westferry Circus, Canary Wharf, London E14 4HB, UK
Tel: (44-20) 74 18 84 00 Fax: (44-20) 7523 70 40
E-mail: webmaster@emea.eu.int http://www.emea.eu.int

©EMEA 2002 Reproduction and/or distribution of this document is authorised for non commercial purposes only provided the EMEA is acknowledged



- doentes com patologias incuraveis do aparelho gastrintestinal e fungdo pulmonar
gravemente deficitaria (fibrose quistica);

- neoplasias raras, nomeadamente neoplasias cerebrais malignas, em especial nas criangas e
jovens adultos. Neoplasias malignas para as quais ndo exista qualquer opcao terapéutica
quando todos os tratamentos presentemente disponiveis falham, por exemplo, certos tipos
de neoplasias malignas do sangue (leucemias);

- perturbacdes neuroldgicas que conduzem a paralisia e, progressivamente, a morte;
- produtos que contribuam para o éxito dos transplantes de medula 6ssea.

Alguns destes medicamentos sdo desenvolvidos recorrendo a biotecnologia ou terapéutica
genética, na sua maioria por empresas farmacéuticas europeias de pequena e média dimensao.

* Em 2001 os primeiros medicamentos 6rfaos chegaram ao mercado apds concessdo de autorizagdo
de introdugdo no mercado pela Comissdo Europeia. Até a data foram concedidas 4 autorizagdes de
introdugdo no mercado para medicamentos orfaos.

Nome do Data da Autorizagao Patologia Orfa Estimativa’ do namero
medicamento de Introdug¢do no de cidaddos da EU
Mercado afectados pela
patologia
Fabrazyme Agosto de 2001 Doenga de Fabry 500-1000
Replagal Agosto de 2001 Doenga de Fabry 500-1000
Glivec Novembro de 2001 Leucemia mieldide 33 000
cronica
Trisenox Margo de 2002 Leucemia mieldide 30 000
cronica
. Foram, igualmente, apresentadas na EMEA 15 pedidos de autorizagdo de introdugdo no

mercado e 1 pedido de alteragdo para um medicamento orfao ja autorizado que se encontram em
fase de avaliagdo.

. Uma verba total de € 1 297 500 proveniente de fundos comunitarios foi utilizada em 2001 para
financiar a iseng@o de taxas de medicamentos orfaos.

. Em 2002, os montantes disponibilizados pela Comissdo para isen¢des de taxas aplicaveis aos
medicamentos orfaos elevam-se a 3 300 000 euros. Além disso, a EMEA reservou 1 900 000
euros provenientes do seu subsidio basico destinados a cobrir as despesas relacionadas com
encontros e os custos do pessoal. Devido ao elevado nimero de designagdes concedidas em
2001, o numero dos pedidos de autorizagdo de introdugdo no mercado para medicamentos
orfaos sera em 2002 mais elevado do que se esperava. Até a data, 50% dos montantes
destinados a isengdo de taxas ja foram atribuidos a pedidos apresentados para obtengdo de
assisténcia protocolar e da autorizacdo de introdugdo no mercado e para a manutengdo das
respectivas autorizagoes.

. Para 2003, a EMEA requereu uma contribuigdo especial no valor de 6 200 000 euros destinada
ao financiamento das isengdes de taxas aplicaveis aos medicamentos Orfaos, que se calcula vir a
ser aplicada a 20 pedidos de autorizagdo de introducdo no mercado e 30 pedidos de assisténcia
protocolar. Foi solicitado um montante adicional no valor de 2 300 000 euros a acrescentar ao
subsidio basico da Agéncia, destinado a cobrir as despesas relacionadas com encontros e os

3 0 nimero de doentes afectados pela patologia é estimado e avaliado para efeitos da designagdo. Esta estimativa baseia-se

em informacao dispoivel e em projecgdes apresentadas pelo promotor quando da submissédo do pedido e pode, portanto, diferir

do numero real de doentes afectados pela patologia.
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custos do pessoal decorrentes do procedimento de designacdo de medicamentos o6rfaos e do
apoio prestado no ambito da assisténcia protocolar.
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L REVISAO GERAL DAS NECESSIDADES ORCAMENTAIS DA EMEA PARA
2002-2003
Ano 2002 2003
Numero de designagdes de 85 90
medicamentos 6rfaos
Numero de pedidos de autorizagdo de 38 50
introdugdo no mercado de
medicamentos Orfaos + assisténcias
protocolares
Numero de alteragdes + taxa anual 12 44
para manuteng¢ao da autorizagdo de
introdug¢do no mercado
Contribuigdo especial para isencdes €3 300 000 € 6200 000
parciais de taxas (estimativa)
Contribui¢do do subsidio basico da
UE para as despesas da EMEA € 1900 000 € 2300 000
referentes a reunides e a custos de (estimativa)
pessoal
--FIM--
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