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A gyermekgydgyaszati felhasznalasra szant gyogyszerek helyzete az EU-ban — az unios
gyermekgydgyéaszati rendelet alkalmazasanak tiz éve

HU



1. BEVEZETES

Napjainkban széles korben elfogadott &llaspont, hogy a gyermekek megérdemlik a
kifejezetten fiatal betegek szaméara Kkifejlesztett és kutatott gydgyszerekhez vald
hozzaférést. A gyermekgyoOgyészati felhasznélasra szant gyogyszerek fejlesztése és
tesztelése azonban egészen a kozelmultig messze nem volt kielégitd. Az orvosok a
gyermekeknek szant készitmenyeket sok esetben sajat tapasztalataik, nem pedig klinikai
kutatasi eredmények alapjan irtdk fel és adtak be. Ezenkivil a gydgyszerek szamos
esetben nem alltak rendelkezésre gyermekek szamara megfeleld gyodgyszerészeti
kiszerelésben. A gyermekorvosok felnbttek szamara engedélyezett gyogyszereket voltak
kénytelenek alkalmazni modositott adagoléassal és kiszerelésben. Ilyen esetekben példaul
felndtteknek szant tablettdkat tortek Ossze, és azok egy részét adtak be. A felnotteknek
készilt gyogyszerek e nem elbirasszerli hasznalata magaban hordozza a gyogyszer
hatastalansaganak, illetve a gyermekekben jelentkez6 nem kivant gydgyszerhatasoknak a
kockazatat. A felnéttekben nem feltétleniil kialakuld mellékhatdsok gyermekek esetében
jelentOsek és sulyosak is lehetnek.

Az elvégzett felmérések alapjan szamos gyoOgyaszati terlleten széles korben — gyakran
akar 50 % feletti ardnyban is — elterjedt volt a nem elbirasszerii hasznalat. Ez alol
jelentésebb kivételként a modernkori orvostudomany egyik sikertorténetének szamito
gyermekkori véddoltasok teriilete emlitheté meg.

A gyermekgyogyaszati felhasznalasra szant gydgyszerek fejlesztésének nagymértékii
clhanyagolasa szamos okra vezethet6 vissza. Egészen az 1980-as évekig gyakran érveltek
azzal, hogy a gyermekeket etikai okokbol meg kell kimelni a Klinikai kutatdsokban vald
részvételtol. Azota ez az allaspont fokozatosan a jelenlegi konszenzus felé mozdult el,
miszerint a gyermekek ugyanolyan szinvonalu egészsegugyi ellatast érdemelnek, mint
barmely mas korcsoport, amihez a gyogyszerek bizonyitékokon alapulé felirasa is
hozzatartozik. A gazdasdgi megfontolasok szintén kozrejatszottak abban, hogy a
vallalatok tartozkodtak az ebbe az dgazatba torténd proaktiv befektetéstél. A gyermekek
novekednek és fejlédnek, aminek kovetkeztében nem alkotnak egységes alcsoportot. Az
ujsziilottek i1gényei, valamint bioldgiai és fiziologiai tulajdonsagai jelentdsen eltérnek a
tizenévesekéitdl. Ezért gyakran tovabbi, az adott korosztalynak megfeleld kutatasra van
szlikség, ami Osszetettebbé teszi a gyermekgydgyaszati felhasznalasra szant gyogyszerek
fejlesztésének folyamatat.

E probléma orvoslasa érdekében fogadtak el a gyermekgydgyészati rendeletet’ (a
tovabbiakban: rendelet). A kordbbi trendek megforditdsa érdekében jogalkotoi
beavatkozast itéltek szlikségesnek. A jogszabalyt tébb évig tartd konzultacios és
vitafolyamat alapozta meg. Mintaként szolgaltak tovabbé az Egyesiilt Allamokban tortént
fejlemények, ahol az 1990-es évek végétél jogalkotdoi megkozelitéseket kezdtek
alkalmazni a gyermekgydgyaszati felhasznalasra szant készitmények fejlesztése
tekintetében.

2017-ben van a rendelet elfogadasanak 10. évforduldja. A rendelet 50. cikke
(3) bekezdésének megfeleléen e jelentés szamot ad a rendelet alkalmazasanak mind
kdzegészségligyi, mind gazdasagi eredményeirdl, tovabba elemzi az abban rogzitett
célkitlizések teljesiilésének mértékét. 10 év tavlataban a tapasztalatok gazdag adatbazisa
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all ugyan rendelkezésre, a gyogyszerkészitmények gyakran kozel egy évtizedes
fejlesztési ciklusait figyelembe véve ez mégis viszonylag rovid idétartamnak tekinthetd.

E jelentés az Europai Gyogyszeriigynokség (EMA), valamint annak gyermekgyogyaszati
bizottsaga altal készitett 10 éves jelentésen?, a Bizottsag meghizasabol készilt, a rendelet
hatasat vizsgalo kiilsé tanulmanyon®, valamint a tagallamokkal, az Eurdpai Parlamenttel”,
betegekkel, vallalatokkal, érdekeltekkel és kiils6 partnerekkel a rendelet hatdsaval
kapcsolatos tapasztalataikrol folytatott nyilvanos konzultacién és vitakon alapul.

2. A GYERMEKGYOGYASZATI RENDELETET
A rendelet hadrom 6 célkitiizés mentén épiil fel:

e a gyermekek szamara készult gydgyszerek fejlesztésével kapcsolatos, magas
szinvonall kutatas 0sztonzése és lehetové tétele;

e az id6 folyaman annak biztositdsa, hogy a gyermekek az esetek tobbségében olyan
gyégyszereket kapjanak, amelyeket kifejezetten e célra, az adott korcsoport szdmara
megfeleld kiszerelésben és dsszetétellel engedélyeztek; valamint

e a gyermekeknek szant gyogyszerekkel kapcsolatos, magas szinvonalu informaciok
rendelkezésre allasanak novelése.

E célkitiizések elérése érdekében a rendelet kotelezettségek, jutalmak és 6sztonzok
rendszerét hatarozza meg, tovabba olyan intézkedéseket vezet be, amelyek biztositjak,
hogy a gyogyszerek rendszeres kutatasa, fejlesztése €s engedélyezése a gyermekek
terapias sziikségleteinek megfelelden torténjen. Mindez azon az egyszerli elgondolason
alapul, hogy a véllalatoknak koteleseknek kell lennitik minden egyes, altaluk kifejlesztett
terméket megvizsgalni a gyermekek korében vald lehetséges hasznalat szempontjabol,
ezaltal fokozatosan novelve a gyermekgyodgyaszati javallatokkal rendelkezd
készitmények szamat.

A rendelet kotelezi a vallalatokat, hogy a fejlesztés korai szakaszaban
gyermekgyogyaszati kutatdsi és fejlesztési program (,,gyermekgyogyaszati vizsgalati
terv”) kidolgozasarol allapodjanak meg az EMA-val. A rendelet kdzvetlen hatassal van a
vallalatok kutatasi-fejlesztési koltségeire, mivel megkdveteli a gyermekgydgyaszati
kutatdsba valé befektetést. Ha egy véallalat nem tesz eleget a megallapodésnak,
zarolhatjak a (felnétteknek késziilt gyogyszerekre sz610) forgalombahozatali engedélyét.
A rendelet igy tulmutat a ritka betegségek gydgyszereirdl szold jogszabalyban (a

10 éves jelentés az Eurdpai Bizottsagnak — Altalanos jelentés a gyermekgyogyaszati rendelet
alkalmazéasa nyoman szerzett tapasztalatokrol.
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tovabbiakban: a ritka betegségek gyogyszereirél szolo rendelet)® meghatarozott
mechanizmusokon, amely csupan dsztonzoket biztosit a vallalatok szamara.

A rendeletben meghatarozott kotelezettségeket tovabbi intézkedések, igy kuléndsen a
kovetkezok egészitik ki:

mentességek rendszere azon gydgyszerek vonatkozasdban, amelyek nem
valoszinli, hogy hasznosak a gyermekek szamara, valamint a végrehajtando
gyermekgyoOgyaszati  intézkedések Utemezésével kapcsolatos halasztasok
rendszere;

a kotelezettség teljesitéséért jaro jutalom: a kiegészitd oltalmi tanusitvany® hat
honappal torténd meghosszabbitasa;

a ritka betegségek gyogyszereivel kapcsolatos kulon jutalom: a ritka betegségek
gyogyszereir6l szolo rendelet szerint biztositott 10 éven fellil tovabbi két év piaci
Kizardlagossag;

a forgalombahozatali engedélyek Uj tipusa, a gyermekgydgyaszati felhasznalasra
sz0l6 forgalombahozatali engedély, amelynek célja a lejart szabadalmd
készitmények gyermekgyogyaszati terapias javallataival kapcsolatos fejlesztés
Osztonzése;

az EMA szakértdi bizottsaga, a gyermekgyogyaszati bizottsag; valamint

az EMA altal az iparagi szerepléknek nyujtott ingyenes tudomanyos tanacsadas
rendszere.

A rendelet emellett egyéb intézkedések, koztiik a kovetkezOk révén tdmogatja a magas
szinvonall tajékoztatast és kutatast:

a gyermekgydgyaszati kutatast folytatd vizsgalok és vizsgalati kozpontok
halozatait fellelé eurdpai unios halozat (Enpr-EMA);

a terapias igenyek europai unids jegyzéke;
gyermekgyogyaszati tanulmanyok nyilvanos adatbazisa; valamint
a vallalatokkal szemben tamasztott azon kdvetelmény, hogy az engedélyezett

gyogyszerkészitményekkel kapcsolatos meglévo gyermekgyogyaszati
tanulmanyaikat ellendrzésre benyujtsédk a szabdlyozo hatosagokhoz.

A rendelet egyik vitathatatlan eredménye, hogy felhivta a figyelmet a
gyermekgyogyaszati fejlesztésre, és ndvelte az abba torténé pénziigyi befektetést. A
vallalatok lényegében arra kényszeriiltek, hogy gyermekgydgyaszati infrastruktirat

> Az Eurépai Parlament és a Tanacs 141/2000/EK rendelete (1999. december 16.) a ritka betegségek
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épitsenek ki, valamint szakértelmet alakitsanak ki annak érdekében, hogy
termékfejlesztésiik megfelelé gyermekgyodgyaszati kutatasi lehetéségekkel egésziiljon ki.

A Bizottsdg 2013-ban tette kozzé a rendelet hatasaval foglalkozo elsé jelentését,
amelyben azt a kdvetkeztetést vonta le, hogy a fejlédés biztato jelei figyelheték meg’.
Ugyanakkor megallapitotta, hogy a gyogyszerkészitmények fejlesztésének idétartamabol
adoddan legalabb 10 évre lesz sziikség a helyzet teljes korli megismeréséhez.

A rendelet 50. cikkének (3) bekezdése szerint a Bizottsagnak 2017-ben kell kdzzétennie a
masodik jelentését. A masodik jelentésnek vizsgalnia kell azt is, hogy szlikséges-e
mérlegelni a rendelet moédositasat.

3. A GYERMEKGYOGYASZATI FELHASZNALASRA SZANT GYOGYSZEREK SZAMANAK
NOVEKEDESE

Az adatok arr6l taniskodnak, hogy a rendelet jelentds hatdssal volt a
gyermekgyogyaszati  felhasznalasra szant gyogyszerek Eurdpai Union  bellli
fejlesztésére. A gydgyszerészeti véllalatok immar az &ltalanos gyodgyszerfejlesztés
szerves reszének tekintik a gyermekgydgyaszati fejlesztést, bar sokan kodzilik tovabbra
is szabalyozasi, nem pedig vallalati indittatasu tevékenységként tekintenek a
gyermekgydgyaszati kutatasra.

A 2007 ¢és 2016 kozotti idészakban tobb mint 260, gyermekeknek késziilt gyogyszert
engedélyeztek (Uj forgalombahozatali engedély és Uj javallat), amelyek tdbbsége a
rendelet kovetelményeihez kothetd. Az elfogadott gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek
szama 2017-ben meghaladta az 1000-et, és ebbdl 131 végrehajtasa 2016 végére be is
fejez6dott. Nyilvanvald emelkedés figyelhetd meg a végrehajtott gyermekgyogyaszati
vizsgalati tervek szamaban — azok tébb mint 60 %-at véglegesitették az utdbbi harom
évben. Ezenkiviil az illetékes hatdsagok altal a rendelet hatalybalépése elott végzett,
gyermekgyogyaszati vizsgalatokkal kapcsolatos értékelések (45. cikk) segitettek a mar
meglévé  bizonyitékok  konszoliddlasaban,  valamint a  termékinformacidk
gyermekgyogyaszati adatokkal vald kiegészitésében.

A rendelet hatalybalépése eldtti és utani helyzetet Gsszehasonlitva egyértelmii pozitiv
hatas figyelhetd meg az 10j engedélyezett gydgyszerek szempontjabol. Ugyanez
mondhatd el a kifejezetten gyermekgydgyaszati jogszabalyokkal rendelkezd, illetve
azokkal nem rendelkezd jogrendszerek nemzetkozi szintli 6sszehasonlitdsa esetében is: a
megfeleld jogszabalyi rendelkezéseket megallapitd jogrendszerek esetében jelentdsen
nagyobb a gyermekgydgyészati felhasznalasra szant Uj gyogyszerek szama.

A fenti mennyiségi elemzés egyértelmii eldrelépésrdl tantuskodik. E kibocsatasi adatok
megfelelnek tovabba a varakozasoknak, tekintettel arra, hogy egy gydgyszer forgalomba
hozatala akar 10 évet is igénybe vehet, ami kiemeli a rendelet altal eléidézett valtozas
fokozatos jellegét.

A forgalombahozatali engedély kibocsatasa vagy a megléve forgalombahozatali
engedély gyermekgydgyaszati informacidval torténd kiegészitése ugyanakkor nem jelenti
automatikusan azt, hogy az adott készitmény az Union belul minden beteg gyermek
szdmara azonnal elérhetd lesz. Ezt okozhatjadk a nemzeti szinten még meghozatalra varo
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megtéritési dontések, illetve a felirasi szokasok, amelyek miatt az orvosok nem
feltétlenlil valtanak kdzvetlenil az Ujonnan engedélyezett készitményekre. Az e jelentés
egyik informacitforrasaként szolgald felmérésben® a valaszadok tobbsége 5-10 %
kodzottire becsilte a rendelkezésre allo gydgyszerek szamanak ndvekedését. A felirasi
szokasok kapcsan a valaszadok 58 %-a tapasztalta azt, hogy a rendelet alkalmazasanak
eredményeként a kezeléorvosok egyre nagyobb ardnyban irnak fel jovahagyott
gyogyszereket azok engedélyezett gyermekgyogydszati javallatainak megfelelden.
Mindez pozitiv tendenciara utal, ugyanakkor bizonyos fok( tétlenségre is felhivja a
figyelmet. A nem eldirdsszerli gyermekgydgyaszati hasznalat csokkentése végsd soron
nem csupan az engedélyezett, gyermekgydgyaszati felhasznalasra szant gydgyszerek
nagyobb szamatdl fugg, hanem azok tényleges rendelkezésre allasatol és felhasznalasatol
is.

Ebben az Osszefliggésben megfigyelhetd, hogy a vallalatok sok esetben szakaszosan
vezetik be az Uj készitményeket, aminek kovetkeztében azok csak késésekkel lesznek
elérhetdk az Unio teljes teriiletén. Ez annak ellenére sem kiiszobdlhetd ki teljes
meértékben, hogy a rendelet tobb eszkozrdl is rendelkezik annak biztositasa érdekében,
hogy a gyermekgyogyaszati vizsgalati terv végrehajtasat és a gyermekgyogyaszati
felhasznalasra szant gyogyszer engedélyezését kovetden a terméket forgalomba hozzék.
A 36. cikk szerinti, kiegészit6 oltalmi tanusitvannyal kapcsolatos jutalom példaul csak
akkor jar, ha az adott terméket minden tagallamban engedélyezik. A 33. cikk emellett
rogziti azt a kotelezettséget, miszerint a készitményt az Uj gyermekgyogyaszati javallat
engedélyezésének idépontjatol szamitott két éven beliil forgalomba kell hozni.

A gyermekgyogyaszati felhaszndldsra szant gyogyszerek kelld iddben torténd
rendelkezésre &llasat befolyasolhatja a gyermekgyoOgyészati vizsgalatoknak a
felnétteknek szant megfeleld készitmény veéglegesitésehez és engedélyezéséhez képesti
késedelmes befejezése is. A rendelet rendelkezik a gyermekgydgyaszati vizsgalati
tervekben rogzitett intézkedések megkezdésének vagy elvégzésének részleges vagy teljes
kort elhalasztasarol (20. cikk) annak érdekeben, hogy a kutatasra csakis abban az esetben
kerulljon sor, ha az biztonsagos és etikus. Emellett mindez azt a célt is szolgélja, hogy
elkeriiljék a felnott lakossagnak szant készitmények engedélyezésének akadalyozasat
vagy kesleltetéset.

A tapasztalatok alapjan a halasztas eszkdzével széles korben élnek. A gyakorlatban szinte
az 0sszes olyan, uj gydgyszerekkel kapcsolatos gyermekgyogyaszati vizsgalati terv,
amely felnétteknek szant gyogyszerekre vonatkozd fejlesztéshez kapcsolodik, egy vagy
tobb intézkedés halasztasat foglalja magaban. A halasztas elviekben hasznos és
megfeleld eszkoz, és nincs arra utaldé bizonyiték, hogy a gyermekgyodgyaszati
kovetelmények késleltették volna a felndttekkel kapcsolatos kérelmek feldolgozasat. A
gyermekgyogyaszati bizottsag ugyanakkor bizonyos esetekben nagyon hosszt idétartamu
halasztasokat fogadott el. Ez frusztraciét okozhat a klinikai orvosok és a betegek
korében, kilondsen abban az esetben, ha ennek kovetkeztében egy igéretes
gyermekgyogyaszati készitmény csupan évekkel a felnbttek korében vald felhasznalasra
sz6l6 engedély kibocsatasat kovetden all rendelkezésre. Emellett a tapasztalatok azt
mutatjak, hogy megneheziti a gyermekgyogyaszati vizsgalatokban részt vevd betegek
toborzasat, ha e vizsgalatokra a felnéttek korében vald felhasznalasra torténd
engedélyezés utan keriil csak sor. Eléfordulhat, hogy a sziilék nem latnak hozziadott
értéket abban, hogy beleegyezzenek a gyermekik klinikai kutatdsban val6 részvételébe,
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ha a felnétteknek késziilt termék (nem eldirasszerii médon) mar eleve alkalmazhat6 a
gyermekek korében is. Bizonyos esetekben a halasztdsok a gyermekgydgyaszati
vizsgalati tervek késedelmes benyUjtasaval is Osszefliggtek. Ugyan csokkend tendencia
figyelhet6 meg a késedelmes benyujtasok (jelenleg 10-20 %-0s) aranyaban, a halasztas
ilyen esetekben torténd elfogadasa eldtt alaposabb ellendrzésre lehet sziikség annak
elkertlése érdekében, hogy e késedelmes benyujtasok hatraltassak a gyermekgyogyéaszati
terapidk gyors litemii fejlodését.

Ebben az dsszefiiggésben az EMA és annak gyermekgyogyéaszati bizottsaga jelenleg a
multbeli gyakorlatok felllvizsgalataval igyekszik biztositani a kovetkezetességet és a
jelentds halasztasok elkeriilését. A tudomény fejlodésére vald tekintettel helytalld lehet
az az érvelés, hogy a hosszU halasztasok elfogadasa egyet jelent a termékfejlesztés altal a
beteg gyermekek szamara rendelkezésre allo, meglévd kezelésekhez képest nyujtott
jelentds terapias eldny kétségbe vonasaval. Ilyen esetekben a gyermekgyogydszati
vizsgalatok hozzaadott értéke elhanyagolhatd lehet. Emellett a hossz( halasztasok
aldashatjdk a gyermekgyogyaszati kodvetelmények végrehajthatésagat, valamint a
jutalmak rendelkezésre allasat, kiloéndsen abban az esetben, ha a halasztds a
készitményre vonatkozo6 védelmi idészakok lejarta utani iddpontig szol.

4, A GYERMEKGYOGYASZATI FELHASZNALASRA SZANT GYOGYSZEREK
MINOSEGENEK JAVULASA

Az elmult 10 évben bizonyos terapias teriileteken komoly el6relépések torténtek a
rendelet alkalmazasanak kovetkeztében a gyermekgyogyéaszati felhasznalasra szant
gyogyszerek rendelkezésre allasa terén. Ennek szemléletes példajaként gyakran emlitik a
reumatologiat vagy a fert6z0 betegségek kezelését. A reumatoldgiai betegségekben
szenveddé gyermekek szdmara rendelkezésre all6 1) kezelések szamanak a
gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek végrehajtasat kovetden bekovetkezett ugrasszerii
novekedése atformalta ezt az azeldtt elhanyagolt 4gazatot.

Ugyanakkor ezek a kedvezd fejlemények nem stratégiai terv nyoman kovetkeztek be,
hanem sok esetben a felndtteknek szant gyogyszerek piacain tortént fejleményekhez
kothetdk. A legtobb gyermekgyogyaszati vizsgalati terv kiindulopontjaként felndttekre
vonatkoz6 kutatasi és fejlesztési program szolgal, a gyermekgyogyaszati teriileten torténd
elérelépés pedig a vallalatok felnéttekkel kapcsolatos termékfejlesztési folyamatatol
fligg, tovabba azt az adott piaci szegmensben elérhetd lehetséges bevétel mértéke is
befolyasolja. Amennyiben a felndttekkel kapcsolatos igények vagy piaci varakozasok
atfedésben vannak a gyermekgyodgyaszati igényekkel, a gyermekek kozvetlen elényben
részesiilnek. Ugyanakkor jelentds azoknak a betegségeknek a szdma, amelyek biologiai
szempontbol eltéréek a felndttekben és a gyermekekben, amelyek esetében kiillonboznek
a betegség okozta terhek, illetve amelyek csak a gyermekek korében fordulnak elé. E
betegségek azok, amelyek tekintetében a rendelet altal bevezetett mechanizmus bizonyos
esetekben nehezen képes megbirkozni a tudomanyos, klinikai és piaci realitdsokkal.

Ez mindkét irdnyba hat. Kozelmultbeli példaként megemlitheté a 2-es tipusl diabétesz,
amely esetében a felndtteket célzo uj fejlesztések hullama a rendszer tulterhelésével
fenyeget; e betegség az 1980-as évek Ota egyre nagyobb aranyban sujtja a felndtt
lakossagot. Az elmult évek soran szamos vallalat 6sszpontositott erre a terapias teruletre,
aminek kovetkeztében tetéztek az azzal kapcsolatos tevékenységek, €s tjonnan
kifejlesztett keészitmények egész sora jelent meg. E hullamokkal parhuzamosan
novekedik a gyermekgyoOgyaszati kutatdsi programok szdma is, jollehet — a terapias
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igények szempontjabol — azok kisebb szamban is elegenddek lettek volna, hiszen a 2-es
tipustt diabétesz eléfordulasa a gyermekek korében tovabbra is viszonylag ritka. A
betegség altal a felnéttek és a gyermekek korében okozott terhek ezen eltérése a
gyermekgyogyéaszati  vizsgalatok lefolytatdsdval kapcsolatos megvalosithatosagi
problémékat is felvethet, ugyanis el6fordulhat, hogy egyszerlien nem toborozhatd
elegendd fiatal beteg a gyermekgyogyaszati vizsgalati tervekkel kapcsolatos
vizsgalatokhoz. E problémak lehetséges megoldasaként felvetették, hogy a vallalatoknak
egylttmikodésen alapuld kutatast kellene folytatniuk, hogy hatékonyabban
kihaszndlhassédk a betegek sziik korét. A vallalatok azonban hezitdlnak, kiillondsen, ha
mindez a felndttek korében komoly pénziigyi sikerrel kecsegtetd fejlesztéseket érint.
Ugyanakkor a gyermekgyogyaszati bizottsagnak nem all médjaban prioritasi sorrendet
felallitani egy adott terapias terllet gyermekgyOgyaszati vizsgalati tervei kozott. A
helyzet gyakran a 22-es csapdajara emlékeztet, hiszen kizardlag a klinikai vizsgalatok
eredményei alapozhatjdk meg a gyermekgydgyaszati bizottsdg azzal kapcsolatos
dontését, hogy mely vegyulletek biztosithatjdk a legigéretesebb eredményeket a
gyermekek  korében. A gyermekgydgyaszati  bizottsdg beavatkozdsa és a
gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek elfogaddsa azonban altaldban azt megel6zden
torténik, hogy ezek az eredmények rendelkezesre allnanak, mivel a gyermekgyogyaszati
vizsgalati tervek célja az elvégzendé vizsgalatok meghatarozasa és elfogadasa.

A masik végletet a kizarolag gyermekeket érintd betegségek jelentik, amelyek esetében a
gyermekgyogyaszati fejlesztés jellemzden egy adott vallalat arra vonatkozo stratégiai
dontésétél fiigg, hogy a folyamatban 1év6, felnétteket megcélzd programoktol
fuggetlendl befektessen e terlletbe. Ez killondsen igaz az olyan ritka gyermekbetegségek
esetében, mint a gyermekrék.

Megnyugtatd fejlemény, hogy az elfogadott gyermekgydgyaszati vizsgalati tervek
elemzése alapjan a tervek terapias teriiletek széles korét olelik fel, amelyek kozil a
legmeghatarozébb a fertéz6 betegségek (12 %), az onkologia (10 %) és az
endokrinoldgia, illetve az anyagcsere-betegségek terillete (9 %), ugyanakkor nincs
konkrét dominans teriillet. Osszességében ez jo jel, ugyanis azt mutatja, hogy a
gyermekgyogyaszati tevékenységek betegségek széles korére kiterjednek. Ugyanakkor az
elfogadott gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek nagy szama nem jelenti automatikusan
azt, hogy a végrehajtott gyermekgyogyaszati vizsgélati tervek szdma is nagy. Jelenleg a
legnagyobb szdmban az immunologia, illetve a reumatologia (14 %), a fert6z6
betegségek (14 %), a sziv- és érrendszeri betegségek és a vakcindk (10-10 %) terlletén
hajtottak végre a legnagyobb szdmban gyermekgydgyaszati vizsgalati terveket, mikzben
az onkologia és az endokrinoldgia, illetve az anyagcsere-betegségek teriilete a
végrehajtott gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek minddssze 7 %-at kepviseli. Ezenkivil
az elfogadott és végrehajtott gyermekgydgyaszati vizsgalati tervek szamaban mért
fejlodés nem feltétleniil felel meg a gyermekbetegségek okozta terheknek, ami ramutat
arra, hogy a gyermekgydgyaszati felhasznalasra szant gyogyszerek fejlesztéset gyakran a
felndtteknek szant gyogyszerek fejlesztése hajtja. A rendelet korlatozott lehet6ségeket
biztosit a tevékenységek meghatdrozott terapias terliletek felé torténd terelésére. A
lehetdségek megteremtése szempontjabol fontos szerepet jatszik, mennyiségi hatisa
azonban tovabbra is a piaci erokt6l, a novekedés mozgatorugditdol és a vallalatok
stratégiai megfontolasaitdl fugg.

A gyermekgydgyészati igények megvitatdsa soran gyakran hasznéljak fel a
gyermekonkoldgia példajat az olyan tertletek esettanulmanyaként, ahol a nagy foku
kielégitetlen gyermekgyodgydszati igény ellenére nem tortént kelld mértékli elérelépés.
Bar a gyermekkori rak ritka, a csecsemdkor feletti betegségek kozott tovabbra is ez a
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vezetd haldlozasi ok annak ellenére, hogy a radk bizonyos fajtai esetében javult a tilélési
arany az elmalt évtizedekben.

A gyermekonkoldgiarol folytatott vitak gyakran kapcsolddnak a rendelet 11. cikkében
meghatarozott mentesitések koncepcidjahoz; az emlitett cikk szerint bizonyos
készitmények vagy készitmények csoportjai meghatarozott korilmények kozott
mentesitheték a gyermekgyodgyaszati vizsgalati tervekre vonatkozo kovetelmények alol.
Erre abban az esetben keriil sor, ha valdszinii, hogy a készitmény gyermekek korében
torténd alkalmazasa hatastalan vagy nem biztonsagos, vagy ha nincs jelentOs terapias
elénye a meglévé kezelésekhez viszonyitva. A kotelezettseg alol abban az esetben is
mentességet adnak, ha kizarolag felndttekben fordul elé az a betegség vagy allapot,
amelynek kezelésére az adott gyogyszer szolgal.

A mentesités — amelynek célja a szikségtelen vagy adott esetben etikatlan kutatas
elkerllése, valamint a kotelezettségek hatalyanak megfelelé meghatarozasa — megfeleld
eszkoznek tekinthetd. 2007 és 2016 kozott az EMA néhany, csoportra vonatkozd
mentességet, valamint 486 termékspecifikus mentességet biztositott az adott gyogyszerek
egy vagy tobb allapot kezelésére valé felhasznalasa tekintetében. Ugyanakkor bar
altalanossagban megfeleldonek tekinthetd a gyermekgyodgydszati vizsgélatok aloli
mentesség, az, hogy a kezelt betegség a gyermekek korében nem fordul eld, nem zarja ki,
hogy az adott vegyiilet — mas allapot kezelésében — hasznos legyen a gyermekek szamara
is. Példaul bar a gyermekrak szamos formaja bioldgiailag hasonld a felnéttkori rakhoz,
mas szervekben fordulnak eld, ezért altalaban mas allapotnak tekintik azokat.
Kovetkezésképpen egy vallalat akkor is jogosult lehet a mentességre, ha a felnbttek
szamara kifejlesztett vegyilet hatdsmechanizmusa és molekularis célja a gyermekrak
bizonyos formainak kezelésében és hatasos lehet.

Az elmult néhany évben hatarozott emelkedés volt tapasztalhaté a piacon megjelend
innovativ, felndttkori rak elleni gyogyszerek — koztik els¢ osztalyu termékek —
szdmaban, ami jobb kezelési lehetdségeket, a betegek szempontjabol elérhetd jobb
eredményeket, valamint magasabb tulélési aranyt eredményezett. Jelenleg a rak
lehetséges elérhetd bevétel szempontjabol is. A varakozdsok szerint e gyogyszerek
folytatni fogjak a terapias lehetdségek kornyezetének atformalasat®.

A jelenleg a fejlesztés késoi stadiumaban 1évé gydgyszerek csaknem negyede rakterapias
gyogyszer. A rékellenes gyodgyszerek fejlesztése iranti folyamatosan magas érdeklddést
jelzi a ritka betegségek gyogyszereirdl sz616 rendelet is, amelyben a rakellenes terapiak
tartoznak a ritka betegségek gydgyszereinek leggyakrabban megjeldlt feltételei kozé, ami
a sziikebb teriiletre Ssszpontositd gyodgyszerek felé tartd tendenciara utal®. Ez a
felndttkori terapidk terén megfigyelhetd fejlodési litem azonban egyeldre nem tiikkrozddik
a beteg gyermekek vonatkozésdban. A gyermekrak bizonyos formai esetében a
legkorszeriibb gyogyszerek — ha egyaltalan vannak ilyenek — az 1990-es évekbdl
szarmaznak.

QuintilesIMS Institute, Outlook for global medicines through 2021 (A globalis gydgyszerek kilatasai
2021-ig), 2016. december.

10 Eurépai Bizottsag, A ritka betegségek gydgyszereivel kapcsolatos kutatast, valamint azok fejlesztését
és rendelkezésre allasat tamogatd unids és tagallami 6sztonzok jegyzéke, SWD(2015)13.



A rendeletnek ugyanakkor megvolt a hatasa, és alkalmazasa Gj rakellenes gyogyszerek
engedéelyezését eredményezte. Hét, gyermekgyogyaszati vizsgalati tervekben
meghatarozott fejlesztés fejez6dott be, amelyek kezelési lehetdségeket teremtenek a
magas gradusu glioma, a rhabdomioszarkéma, az asztrocitoma es az akut limfoblasztos
leukémia vonatkozasaban.

A rékellenes gyogyszerekre vonatkozo, tobb mint 30 kiilonb6z6 hatasmechanizmusra
kiterjed6 elfogadott gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek szama (68) tovabbi jovobeli
elérelépések igéretét hordozza magdban. E gyermekgyogydszati vizsgalati tervek
némelyike a hatdsmechanizmus elvén alapul, azaz bar a véallalat mentességet élvezhetett
volna, az adott vegyiilet gyermekrak kezelése szempontjabol nytjtott lehetséges elényére
tekintettel elkdtelezte magat gyermekgyogyaszati kutatas mellett.

Az effajta elkotelezettségben kozrejatszhattak a rendelet masodlagos hatésai is, az
ugyanis jellegébdl fakaddan a gyermekgydgyszerek fejlesztésével kapcsolatos
szakértelmiik megerdsitésére Osztondzte a vallalatokat. Ez hatast gyakorolhatott a
vallalatok stratégiai dontéshozatalara, amelyben igy nagyobb figyelmet kaptak a
gyermekgyogydaszati igények, kiilondsen innovativ vizsgalati modok, példaul ,,kosaras”
vizsgalatok alkalmazésa formajaban, amelyek soran az adott vegydletet a rak tobb fajtaja
tekintetében is megvizsgaljak, hogy a folyamat korai szakasz&ban kivalaszthassak a
legigéretesebb fejlesztéseket. Az EU emellett célzott finanszirozassal tdmogatja a
rakkutatast, tobbek kozott az Eurdpai Stratégiai Beruhéazési Alap tjan™.

A fenti eredmények vegyes jellege kdvetkeztében egyesek a hatasmechanizmus elvéere
val6 tdmaszkodas fokozasat, tovabba jogszabaly-mddositdsokat surgetnek annak
érdekében, hogy a vallalatok kénytelenek legyenek nodvelni a gyermekrak elleni
gyogyszerek fejlesztésébe torténd Dbefektetésiiket. Ez azonban befolydsolhatja a
gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek hatalyanak kiszamithatosagat, és arra sarkallhatja a
vallatokat, hogy Ujragondoljék a termékfejlesztés egészét.

Az EMA 2015-ben a hatdsmechanizmus elvének fényében felllvizsgalta a csoportra
vonatkozd mentességgel kapcsolatos hatarozatat, és korlatozta annak hatalyat. Ez a
megkdzelités segitheti a rakellenes gyogyszerek fejlesztésével foglalkozo vallalatokkal
torténd egylittmiikodést. Amennyiben e vallalatok ennek ellenére mentességet
szeretnének igénybe venni, azt indokolniuk kell a gyermekgydgyéaszati bizottsaghoz
(termékspecifikus mentesség iranti kérelemként) kozvetlenil benydjtott kérelmikben. Ez
a folyamat lehetové teszi, hogy a mentesség irdnti kérelem ellenére kozvetlen vita
keretében kiemeljék az adott készitmény gyermekgyOgyészati lehetéségeit. A vallalatok
igy ezenkivll kénytelenek a fejlesztés kordbbi szakaszaban felvenni a kapcsolatot a
bizottsaggal, hogy bizonyossdgot szerezzenek a rendeletben meghatérozott
kovetelményekkel kapcsolatban. A csoportra vonatkozd mentesség feliilvizsgalatanak
egyelére nincs lathatdé eredménye, ugyanis még nem telt le a haroméves atmeneti
id6szak, ez a megkozelités azonban jogi szabalyok eldirasa helyett a vallalatok altali
hatékonyabb beszerzést tehet lehetdve.

Ezenkivil még nem teljesen egyértelmii, hogy a vallalatok miért nem hasznaljak ki a
ritka betegségek gyodgyszereir6l szol6 rendelet altal biztositott elényoket a gyermekrak
tekintetében ugy, ahogy azt a felndttkori rak esetében teszik. A felndttkori rak elleni yj

1 https://ec.europa.eu/commission/news/investment-plan-europe-eib-grants-financing-apeiron-2017-aug-

28 en.
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készitmények jelentds részére kedvezden hatott a ritka betegségek gyogyszereirdl sz616
rendelet 0sztonzd ereje, a gyermekrak esetében ez azonban nincs igy, jollehet a ritka
betegségek gyogyszereirdl szolo rendelet értelmében mindkettd ritkdnak mindsiil.

5. ATISZTAN GYERMEKGYOGYASZATI FEJLESZTESEK ELOMOZDITASA

A rendelet pozitiv hatdsa, valamint az az 4&ltal elémozditott kultaravaltozas a
gyermekgyogydaszati fejlesztésnek az 1) gyogyszerek altaldnos fejlesztésébe torténd
integracioja terén érzékelhetdé a leginkabb. Kevésbé nyilvanvald a tisztan
gyermekgyogyaszati fejlesztések terén, amelyek nem felndttekkel kapcsolatos projektek
folyomanyai, hanem amelyek esetében az adott vallalat egy meghatarozott
gyermekbetegség kezelésére szolgélo, kizardlag gyermekeknek szant gyogyszert
szandékozik kifejleszteni.

A rendelkezésre all6 adatok nem szolgdlnak kelld bizonyitékkal a hatarozott
kovetkeztetések levonasahoz. Egyesek szerint ugyanakkor a kizardlag gyermekeknek
szant készitmények esetében a gyermekgydgyaszati vizsgalati tervek folyamata csak
tovabb komplikalja a gyermekek kezelésére szant készitmények fejlesztését, és
meghosszabbithatja a fejlesztés id6tartamat. Az EMA ¢és a gyermekgyogyaszati bizottsag
ugyan tovabbra is hasznos Utmutatast tud nyujtani, és gondoskodni fog réla, hogy a
fejlesztés a gyermekgyogyészat 6sszes vonatkozo részteriiletére kiterjedjen, mindennek
hatdsa kevésbé jelentds a felndttekkel kapcsolatos fejlesztésekhez képest. Mindazonaltal
a véllalatok korében — legalabbis a rendelet alkalmazasanak elsé éveiben — az idoben
torténd befejezés érdekében ¢Elvezhettek elsébbséget a felndttekkel kapcsolatos
fejlesztéshez kothetd gyermekgyogyaszati projektek a kizardlag gyermekgyogyaszati
projektekkel szemben. Bar ez az id0 mulasdval megvaltozhat, fontosnak tiinik —
kulondsen a ritka gyermekbetegségek esetében — jobban megérteni a ritka betegségek
gyogyszereirdl szo6ld rendelet és a gyermekgydgydszati rendelet egyiittes hatasat,
valamint az azok Kkozotti Osszefliggéseket e jogszabalyi eszkozok kizardlag
gyermekekben eléforduld betegségekkel kapcsolatos hozzaadott értékének felméréséhez.

A kizérolag gyermekgyogyészati fejlesztéseknek egy olyan terllete van, ahol a rendelet
konkrét érdeklddést igyekszik teremteni, azonban mindeddig kudarcot vallott. A rendelet
bevezette a gyermekgyogyészati felhasznalasra szO6l6 forgalombahozatali engedély
fogalmat. A gyermekgyogyéaszati felhasznalasra szoldé forgalombahozatali engedély
(30. cikk) elsédleges célja, hogy Osztondzze a lejart szabadalmi meglévd vegyiiletekkel
kapcsolatos kutatést, illetve eldsegitse a nem eldirdsszerii haszndlatrol az engedélyezett —
igy biztonsagosabb ¢és a forgalombahozatali engedély révén megfelelobb keretek kozott
torténd — haszndlatra vald attérést. Jovahagyasat kovetden a gyermekgyogyaszati
felhasznalasra sz6l6 forgalombahozatali engedély tiz éves id6szakra biztosit a gyartonak
forgalombahozatali védelmet, amely alatt a termék generikus masolatai nem hozhatdk
forgalomba.

A mai napig minddsszesen harom gyermekgyogyaszati felhasznalasra sz6l6
forgalombahozatali engedélyt adtak ki. Ez egyértelmiien kevesebb a véartnal, tekintettel
arra, hogy a lejart szabadalmu gyogyszerek tdamogatasara tobb éve biztositanak a hetedik
keretprogrambdl elkulonitett uniés forrasokat. Bar az EMA tébb mint 20,
gyermekgyogyaszati felhasznalasra sz6l6 forgalombahozatali engedély benydjtasara
iranyul6 gyermekgyogyaszati vizsgalati tervet fogadott el, tovabbra is bizonytalan, hogy
ezek kozul hanyat fognak végil végrehajtani, és hany fogja 0] készitmények
kereskedelmi forgalomba hozatalat eredményezni.
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A tovabbi érdeklédés felkeltése érdekében a Bizottsag és az EMA 2014-ben
egyértelmiivé tette, hogy a gyermekgyogyaszati felhasznalasra szolo forgalombahozatali
engedélyekhez kapcsol6do gyermekgyogyaszati vizsgalati terveknek nem feltétlentl kell
minden Kkorcsoportra kiterjednilik, ez azonban egyelére korlatozott hatast ért el. Mindez
lehetévé teheti ugyan a véllalatoknak, hogy a legfontosabb gyermekgydgydszati
részteruletekre Osszpontositsak Kkutatasaikat, azonban magaban hordozza annak
kockazatat is, hogy tovabb csdkken a célpopulécio és a lehetséges bevétel.

A gyermekgydgyaszati felhasznalasra sz616 forgalombahozatali engedélyek koncepcioja
hasonl6 probléméakat hordoz magaban, mint minden mas olyan rendszer, amelynek célja
a vallalatok ismert, hosszi ideje a piacon 1év6 vegyiiletek tovabbi kutatasaba (mas célra
valo felhasznalasaba) torténd befektetésének Osztonzése. A gyogyszerfejlesztok attol
tartanak, hogy a gyermekgydgyaszati felhasznalasra sz6l6 forgalombahozatali
engedélyek nem feltétlentl fogjak megakadalyozni sem azt, hogy az orvosok tovabbra is
azonos hatéanyagot tartalmazo, de mas javallatokra engedélyezett versenytars termékeket
hasznaljanak nem eldirdsszeri modon, alacsonyabb koltségen, sem pedig azt, hogy a
gyogyszertarak szintjén az olcsobb formakkal helyettesitsék termékeiket. Ezenkivil az
egészségiigyi ellatasok koltségeinek tagallami viseldi altalaban hezitalnak, amikor az e
termékek felarardl valé megéllapodasrol van sz6.

A kibocsatott gyermekgyogyaszati felhasznalasra sz6l6 forgalombahozatali engedélyek
jelenlegi  kis szémaéra valé tekintettel nem lehetséges sem e kockézatok
megalapozottsagat, sem a gyermekgydgyéaszati felhasznalasra sz6ld forgalombahozatali
engedélyek jutalomként torténd kiallitdsanak gazdasagi értékét ellendrizni. A
rendelkezésre all6 adatokbdl ugyan az derul ki, hogy a gyermekgyogyaszati
felhasznalasra sz6l6 forgalombahozatali engedély Gtjan engedélyezett készitményeket
szdmos tagillamban kedvezd megtéritési dontések kisérték, ¢és azok jo {izleti
esettanulmanyként szolgalnak, am el6fordulhat, hogy ezek képezik a kivételt a szabaly
alol, és mindezt részben az adott termék sajatossdgai mozditottdk eld, nem pedig
onmagaban a gyermekgyogyaszati felhasznalasra sz6l6 forgalombahozatali engedély
koncepcioja.

Ebbél az latszik, hogy a gyermekgyogyaszati felhasznalasra sz6l6 forgalombahozatali
engedélyek kereskedelmi sikerességét Osszetett, unios szinten aligha kezelhetd tényezdk
befolyasoljak. E tényezok a nemzeti szintii, lefel¢ irdnyuld dontéshozatalt érintik, amely
az unids jog hatalyan kivil esik. A jogalkotoi 6sztdbnzék nem képesek kompenzaciot
nyujtani a gazdasagi siker helyett. Egyes javaslatok szerint a gyermekgydgyaszati
felhasznalasra sz6l6 forgalombahozatali engedélyek hatékonyak lehetnek azokban az
esetben, amikor gyermekspecifikus dsszetétel vagy adagolasi forma szlikséges, azonban
bar ez a feltételezés elméletben helytallo, a tapasztalatok szerint a gyermekgydgyéaszati
felhasznalasra sz6l6 forgalombahozatali engedély feltlintetése nem zérja ki teljes
bizonyossaggal azt, hogy az orvosok tovabbra is nem gyermekek szamara kialakitott
termékeket irjanak fel.

6. A GYERMEKGYOGYASZATI FELHASZNALASRA SZANT UJ GYOGYSZEREK
KOLTSEGEI

A rendelet tobbletterhet r6 a gydgyszerészeti vallalatokra azzal, hogy olyan
gyermekgyogyaszati kutatdsok végrehajtasara kotelezi azokat, amelyeket egyébként nem
vegeztek volna el. A rendelet tovabbi befektetést és megfelelés-ellendrzést kovetel meg.
E kotelezettséget azonban a rendelet jutalomrendszerrel koti 6ssze, amelynek keretében a
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vallalatok szamara hossz(i védelmi idGszakok soran megtériilhetnek az annak
kovetkeztében felmeriilt elézetes tobbletkoltségek. E tekintetben az unids rendszer
kiilonbozik az egyesiilt allamokbelitdl, ugyanis az Egyesiilt Allamok Elelmiszer- és
Gyogyszerligyi Hivatala (FDA) altal tamasztott gyermekgyoOgyéaszati kovetelmények
teljesitéseért nem jar jutalom, kivéve abban az esetben, ha a vallalat 6nkéntes alapon
folytat tovabbi kutatast az FDA ,,irasbeli kérésére”.

A jutalom onnantdl kezdve valik elérhetévé, hogy a gyermekgyogyaszati vizsgalati tervet
végrehajtottdk, és annak eredményei megjelennek a megfelel6 forgalombahozatali
engedélyben. A vallalatok akkor is jogosultak a jutalomra, ha a gyermekgyogyaszati
vizsgalatok eredményei végsd soron nem tamasztjdk ala az adott vegyiilet
gyermekgydgyaszati felhasznalasat, hiszen a jutalom rendeltetésénél fogva a kutatasért,
nem pedig egy meghatarozott végkimenetelért nyljt kompenzaciot. A rendelet két {6
jutalmat kiilonboztet meg: a kiegészitd oltalmi tanusitvannyal és a ritka betegségek
gyogyszereivel kapcsolatos jutalmat. A két jutalom kdlcsondsen kizérja egymast, és
eltérd célokat szolgalnak, ugyanakkor mindkettd azzal a hatassal jar, hogy késlelteti a
versenytars termékek piacra 1épését. A jutalmak altal biztositott tobbletbevételt igy végso
soron az egészsegugyi ellatasok koltségeinek tagallami visel6i, illetve a betegek fedezik,
hiszen a tarsadalom szempontjdbol nem jelent elényt a kizardlagossag
meghosszabbitasanak idOtartama alatt tapasztalhato versenyndvekedés és arcsokkenés.

A rendelet 36. cikke alapjan a vallalat hat honappal hosszabbittathatja meg a kiegészitd
oltalmi tanusitvany iddtartamat. A kiegészitd oltalmi tanusitvany egy alapszabadalom
meglétéhez kotott onallo, sui generis jog. A forgalombahozatali engedély megszerzéséig
tartd azon hosszu idészakért biztosit a szabadalmas szamara kompenzaciot, amelynek
sordn az nem képes kereskedelmi szempontbdl hasznositani a szabadalmat. A kiegészitd
oltalmi tandsitvany tehat egy szabadalmi joghoz hasonld poziciot biztosit valtozo
(nullatol legfeljebb ot évig terjedd) iddszakra. A kiegészitd oltalmi tanusitvannyal
kapcsolatos jutalom ezt az iddszakot hosszabbitja meg, illetve valthatja pozitivra, ha
addig negativ volt'?. Erdekességként megjegyezhets, hogy a jogalkoté a termék
szabadalmi statuszahoz kot6do, kiilsé jutalomrendszer alkalmazasa mellett dontott egy
gyogyszerspecifikus, szabalyozoi adatvédelmi jutalomrendszer helyett.

A ritka betegségek gyogyszereivel kapcsolatos jutalom (37. cikk) a ritka betegségek
gyogyszerei piaci kizérélagossagi idétartamanak két évvel, azaz legfeljebb 12 évre
torténd meghosszabbitasat jelenti. A kifejezetten a ritka betegségek gyogyszereire
vonatkozd jutalom bevezetésének egyik oka az volt, hogy a rendeletre vonatkozd
jogszabalyjavaslat megvitatasanak id6pontjaban a ritka betegségek gyodgyszereiként
megjelolt készitmények tobbsége lejart szabadalommal rendelkezett. Ezért megfelelonek
itéltéek egy alternativ jutalom biztositasat annak érdekében, hogy a ritka betegségek
gyogyszereinek gyartdi szintén részesiilhessenek kompenzacioban.

A rendeletben meghatarozott rendszer azon a feltételezésen alapul, hogy a
gyermekgyogyéaszati  vizsgélati tervek kOvetelményének hatdlya ala tartozo
készitményeknek  jogosultsdgot  kell biztositaniuk a jutalomra, amint a
gyermekgyogyaszati fejlesztés befejez6dott. A valosagban azonban nem minden vallalat
részestlhetett jutalomban. Az adatok alapjan eddig a végrehajtott gyermekgyogyaszati
vizsgalati tervek minddssze 55 %-a esetében kaptak meg a véllalatok a jutalmat. Ez az

2 Az Eurépai Bir6sag itélete a C-125/10 sz., Merck Sharp & Dohme kontra Deutsches Patent- und

Markenamt (igyben, ECLI:EU:C:2011:812.
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esetek tobbségében a kiegészitd oltalmi tanusitvany meghosszabbitasanak formajat
Oltotte. Néhany esetben egy-egy ritka betegség gyogyszerének piaci kizar6lagossagi
id6tartamat hosszabbitottdk meg. Ugyan varhato, hogy az id6 folyaman néni fog a
jutalomban részesiilé6 készitmények ardnya, ahogy a vallalatok elkezdik jobban és
kordbban megtervezi a gyogyszerészeti kutatasukat, valdsziniitlen, hogy a sikerességi
arény valaha is eléri a 100 %-ot.

6.1. A Kkiegészit6 oltalmi tanusitvannyal kapcsolatos jutalom

Gyakran a kiegészité oltalmi tanUsitvany meghosszabbitasat tekintik a legértékesebb
jutalomnak. 2016 vegéig tobb mint 40 gyogyszer részesiilt a kiegészité oltalmi
tanGsitvannyal kapcsolatos jutalomban, és a véllalatok tagéllami szinten igenyelték a
megfeleld tanusitvanyokat. A kiegészité oltalmi tanusitvanyok elmult 10 évben tortént
meghosszabbitasainak szama (tébb mint 500) arra utal, hogy a véllalatok rendszeresen
megkapjak ezt a jutalmat attol a tagallami szabadalmi hivataltdl, amelytdl azt igénylik.
Ez a jutalomrendszer mitkodéképességére utal.

Ugyanakkor a kiilsé, egy masik jogi eszkdzhoz kotédd jutalomrendszer alkalmazasa
komplikaciokat és hatékonysagbeli elégtelenségeket is okoz. A kiegészitd oltalmi
tanusitvanyok példaul tagallami jogcimek, vagyis azok meghosszabbitasat minden olyan
tagallam szabadalmi hivatalatol igényelni kell, amelyben az adott kiegészitd oltalmi
tanusitvany létezik, ami egyesek szerint tulzottan bonyolult eljaras.

Emellett a kiegészitd oltalmi tanusitvany meghosszabbitasat annak lejarta eldtt két évvel
kell igényelni. Bizonyos esetekben ez azzal a kdvetkezménnyel jart, hogy a vallalatok
nem részesiiltek a jutalomban, mert nem hajtottdk végre idében a gyermekgyogyaszati
vizsgalati tervet. Masrészrdl azonban ez a hataridé a gyermekgyogyaszati kutatas minél
gyorsabb végrehajtasara 0sztonzi a vallalatokat, tovabba biztositja, hogy a generikus
versenytarsak kelloképpen eldre értesiiljenek a védelmi idészak meghosszabbitasarol,
amely hatéssal lehet a generikus mésolatok piacra Iépésére.

A kiegészité oltalmi tanusitvanyokrol szOl6 rendelet jelenleg a Bizottsag altal
kezdeményezett értékelés alatt all, amelynek célja az eszkdz hasznossaganak felmérése™.
Az értekelés eredménye €s a kiegészitd oltalmi tanusitvanyok rendszerének jovojére
vonatkoz6 kdvetkezmények még nem ismertek, de az elkdvetkez6 honapokban varhatéan
rendelkezésre fognak allni. Az esetleges modernizalas vagy UGjrakalibralas kezelheti a
kiegészitd oltalmi tantsitvanyok rendszerének bizonyos hatékonysagbeli hianyossagait,
ugyanakkor kozvetlen hatassal lehet a gyermekgyogyaszati jutalomrendszer miikodésére,
és kovetkezésképpen magara a rendeletre is. Ezért fontos figyelembe venni ezen
értekelés eredményeit a rendelettel kapcsolatos szakpolitikai dontések meghozatala
soran.

A kiegészit6 oltalmi tanusitvanyokkal kapcsolatos jutalmak pénzigyi értéke nagyrészt az
adott termék altal a kiegészitd oltalmi tanusitvany altali védelem iddtartama alatt termelt
bevételtdl fiigg. A generikus verseny kialakulasat a termék egésze tekintetében (igy a
felnéttek korében torténd alkalmazds vonatkozasaban is) késleltetik, ami tovabbi
tobbletbevételhez juttatja a forgalombahozatali engedély tulajdonosat az adott iddszakra.
Ez az iddszak hagyomanyosan egybeesik az értékesités csucsiddszakaval. Ugyanakkor 1j

B3 Belsé Piaci, Ipar-, Vallalkozas- és Kkv-politikai Foigazgatosag, A belsd piac kiegészité oltalmi

tanusitvanyokkal és szabadalmi kutatdsi mentességekkel kapcsolatos iparjogvédelmi jogi
keretrendszerének optimalizalasa, 2017. 2. 16.
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piaci trendek lerdvidithetik a bevételszerzési idészakot. A készitmény piaci helyzete
idével romolhat az 1j, innovativ, ugyanazon terapias osztalyba tartoz6 készitmények
piaci megjelenése kovetkeztében.

A vallalatok altal a jutalom kovetkeztében élvezett gazdasagi elony megbecsléséhez
eldszor meg kell allapitani az azok részérdl a gyermekgyogyaszati vizsgélati tervnek valo
megfelelés miatt felmeriild szabalyozasi koltségeket. A Bizottsdg megbizasabol késziilt
kiils6 tanulmany™ alapjén a rendelet alkalmazéasanak teljes koltsége az 4gazat egészére
vetitve évi 2,1 milliard EUR-ra teheté. Ez az adat 85 tényleges gyermekgyogyaszati
vizsgalati terv adataibdl valé extrapolacié eredménye. Az atlagos kutatasi-fejlesztési
koltségek gyermekgydgyaszati vizsgalati tervenként 18,9 milli6 EUR-t tesznek ki gy,
hogy mindegyik terv atlagosan harom klinikai vizsgalatot foglal magaban. A vallalatok
részérdl ezenfeliil kortilbeliil 720 000 EUR 06sszegti altalanos koltségek meriilnek fel a
gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek eredeti benyujtdsa és az ut6lagos maddositasok
kapcsan.

Ugyan ezek az atlagadatok viszonylag robusztus mintanagysagon alapulnak, a tal-,
illetve alulbecslés kockazata nem zérhatdé ki teljes bizonyossaggal. Ezenkivil az
atlagokon alapuld becslésekbdl az kovetkezik, hogy vannak eltérések, kiilondsen a
kutatasi-fejlesztési koltségek legnagyobb hanyadat kitevd klinikai vizsgalatok (II. és
I11. szakasz) koltségei tekintetében. Ennek ellenére ezek az adatok arra utalnak, hogy az
dgazat altal a rendelet alkalmazasa kovetkeztében viselt tobbletkdltségek csupan
korlatozott mértékben ndvelik a gyogyszerfejlesztes teljes koltséget.

E koltségeknek a kiegészitd oltalmi tanusitvanyokkal kapcsolatos jutalom értékével valo
Osszehasonlitasa érdekében nyolc gyogyszerre kiterjedd konkrét elemzést végeztek. A
kivalasztott gyogyszerek kozé olyan készitmények tartoztak, amelyek kiegészit6 oltalmi
tanusitvanyat meghosszabbitottak, majd az azok szdmara biztositott védelem 2014 vége
el6tt megsziint. A mintanagysag természetesen meglehetdsen kicsi, hiszen a végrehajtott
gyermekgyogyaszati vizsgalati tervvel rendelkezé termékeknek eddig csupan kis
hanyada vesztette el a kizar6lagossagi jogat, és szolgal ezaltal adatokkal e bevételkiesés
hatasarol. Bar az e termékekre vonatkozd adatokat adott esetben bizonyos mértéki
Ovatossaggal kell értelmezni, tekintettel arra, hogy a vallalatok az elsé években a
kiegészitd oltalmi tandsitvany meghosszabbitdsdval elérhetd legmagasabb becsiilt
megtériilést biztositd készitményeket részesithették elényben, azok mégis érdekes
informaciokkal szolgalnak a jutalom gazdasagi értékérél, ha a kiegészitd oltalmi
tanusitvany meghosszabbitasaval szerzett tényleges bevételt &sszehasonlitjuk a
meghosszabbitas nélkiil elérhetd hipotetikus bevételekkel.

Az adatokbol az derll ki, hogy a markas termékek &rainak esese sok esetben a
kizardlagossag megsziinését kovetd elsé negyedévben kezdddik, ugyanakkor korlatozott
mértékli (legfeljebb 20 %-os) marad, miel6tt tovabbi csokkenés kovetkezne be. Jelentds
eltérések figyelhetdk meg az egyes termékek és orszdgok kozott, amelyek nagy
valosziniiséggel az adott terapids piac versenyképességére, illetve a generikus
készitményekkel valo helyettesités 6sztonzésére iranyuld tagallami szakpolitikakra
vezethetOk vissza, és amelyek a kiegészitd oltalmi tantsitvany meghosszabbitdsa altal
biztositott, a teljes bevétel szazalékos aranyaban kifejezett (10 és 93 % kdzott mozgo)

" Technopolis-tanulmény, 2. fejezet.

> Technopolis-tanulmény, 2.2. fejezet.
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gazdasagi érték nagymértékii kiilonbségeihez vezetnek. Altalanossagban elmondhato,
hogy a kiegészitd oltalmi tanusitvannyal kapcsolatos jutalom kiigazitott gazdasagi értéke
a nyolc vizsgalt készitmény esetében 926 milli6 EUR, amelyen belil a bevételek
kiilondsen a mintdban szerepld bizonyos, komoly pénziigyi sikert jelentd
készitményekben dsszpontosulnak.

Ez az adat ugyan 0sszehasonlithaté a gyermekgydgyaszati vizsgalati tervenkénti atlagos
kutatasi—fejlesztési  koltségekkel (18,9 millio EUR), azonban egy részletesebb
megkozelités keretében a készitmények szintjén végezhetd koltség—haszon elemzés a
nyolc fejlesztés tekintetében. Ez a tarsadalom és a gyermekegészségiigy szempontjabol a
gyermekgyogydaszati fejlesztés kovetelményének érvényesitése kovetkeztében jelentkezd
becsllt haszon és az adott vallalat altal a jutalomrendszer keretében megszerzett
tobbletmonopoldij tarsadalmi koltségének dsszehasonlitasat jelenti.

Az effajta 6sszehasonlitas felderito jellegii, mivel annak keretében pénziigyi értéket kell
rendelni a gyermekek szdmara biztositott jobb kezelés, a nem eldirasszerli hasznalat
visszaszoritdsa, valamint az esetleges karos gydgyszermellékhatasok csokkentése
formajaban megjelend pozitiv hatashoz. A gazdasagi tanulmany keretében kidolgozott
modell alapjan 10 éves idészakra szamitva a nyolc készitménybdl ketté hatarozottan
kedvez6 koltség—haszon ardnnyal rendelkezik az egészségugyi rendszerek
szempontjabol, azaz azok esetében a tarsadalom és az egészségugy szamara biztositott
elényok meghaladjdk a tobbletmonopoldij jelentette tobbletkdltségek mértékét. Az Gsszes
tobbi készitmény negativ koltseg—haszon arannyal rendelkezik 10 év tavlataban,
kulondsen azok, amelyek esetében a gyermekgyogyéaszati vizsgélati terv végrehajtdsanak
eredményeként nem sziletett Uj gyermekgyogyaszati javallat. Arrol is hasznos ugyan
bizonyossagot szerezni, hogy egy adott, felnétteknek szant készitmény a gyermekek
korében nem hasznélhato, ezen informacié gazdasagi értéke mégis sokkal alacsonyabb,
mint a beteg gyermekek szdmaéra 0j kezelési alternativakat biztosito termékeké.

Ezek a készitményekre vonatkozO eredmények ugyanakkor Kiigazitasra szorulhatnak
azon készitmények adataival, amelyeknek meg kellett felelniik a gyermekgyogyéaszati
vizsgalati tervekre vonatkozo kovetelménynek, de a vonatkozd idészakban nem
részesiltek jutalomban (ezek ardnya 45 % korili). Ezek értékes gyermekgydgyaszati
informaciokat tettek elérhetévé anélkiil, hogy a tarsadalom tobbletmonopoldijak
formajaban hozzijarult volna a felmerilt koltségek viseléséhez. E termékeket is
figyelembe véve az eredmény javul, &m a koltség—haszon arany még igy is negativ
marad.

A rendelet ezenkiviil tovabbgylirizd gazdasdgi hatdsokat is eldidézhet az Uj és
tovabbfejlesztett gyogyszerekbe torténé tovabbi kutatasi—fejlesztési befektetések
kovetkeztében, amelyek tovabbi befektetéseket 6sztondznek, valamint tébb agazatban is
hozzgjarulnak a munkahelyteremtéshez, a novekedéshez és az innovacios
tevekenységekhez. A gyermekgyogyaszati  kutatds—fejlesztésbe  torténdé  évi
2,1 milliard EUR  befektetés Ovatosabb becslések szerint 6sszesen  kortlbelil
6 milliard EUR megtériilést hozhat a tarsadalom szamara 10 év tavlataban'®. Ez a becsilt
tarsadalmi megtériilés jelentdsen magasabb, mint a kiegészité oltalmi tanusitvanyok
meghosszabbitasanak gazdasagi értéke, ami arra utal, hogy pénzigyi szempontbdl a
rendelet tarsadalmi haszna meghaladja a tobbletmonopoldij koltségét.

16 Technopolis-tanulmény, 6. fejezet.
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6.2.  Aritka betegségek gydgyszereivel kapcsolatos jutalom

Eddig hét készitmény részesult a ritka betegségek gyogyszereivel kapcsolatos
jutalomban, vagyis a piaci kizdrolagossdg két évvel torténd meghosszabbitasaban,
amelyek koziil az els6 2014-ben nyerte el a jutalmat. Bizonyos esetekben azonban a
vallalatok onkéntesen mondtak le a ritka betegség gyogyszereként torténé megjelolésrol
annak érdekében, hogy készitménylik jogosult legyen a kiegészitd oltalmi tantsitvannyal
kapcsolatos jutalomra. Ennek lehetséges oka, hogy mig a kiegészitd oltalmi
tanusitvannyal kapcsolatos jutalom az adott vegyilethez kapcsol6do teljes termékcsalad
szamara védelmet biztosit tobb kiillonbozo terapids javallat tekintetében is, addig a ritka
betegségek gyogyszereivel kapcsolatos jutalom a ritka betegség gyogyszereként torténd
felhasznalas védelmére korlatozddik. Ezért abban az esetben, ha az adott gydgyszer
gyakori ¢és ritka betegségek kezelésére egyarant haszndlhatd, a kiegészitdé oltalmi
tanusitvany hat honappal torténd meghosszabbitasabdl elérhetd bevétel meghaladhatja
azt, amely a ritka betegség vonatkozasaban biztositott piaci kizarolagossag két évvel valo
meghosszabbitasaval érhetd el.

Ebben kodzrejatszhat, hogy egyre tobb Gjonnan engedélyezett, ritka betegségek kezelésére
szolgald készitmény rendelkezik érvényes szabadalommal (ezek aranya jelenleg tobb
mint 90 %), ami jo hir, ugyanis arra utal, hogy a ritka betegségek gyogyszereirél sz61d
rendelet altal biztositott rendszer 0j kutatdson alapul6, innovativ termékeket vonz.
Masrészrdl azonban ramutat a ritka betegségek gyogyszereivel kapcsolatos jutalom egyik
hidnyossagara is, nevezetesen arra, hogy az els6sorban a lejart szabadalmi
készitményekre Osszpontosit, és nem rendelkezik kellé rugalmassaggal ahhoz, hogy a
vallalatok megdrizhessék a készitményiik ritka betegség gyogyszereként fennalld
statusat, mikdzben a kiegészit6 oltalmi tantsitvannyal kapcsolatos jutalmat valasztjak.

Ebben a szakaszban, illetve tovabbi tanulmanyok nélkil lehetetlen megbecsilni a ritka
betegségek gyodgyszereivel kapcsolatos jutalom gazdasagi elonyét a kiegészitd oltalmi
tandsitvannyal kapcsolatos jutaloméhoz hasonlé mintanagysag mellett, ugyanis e
készitmények tobbsége tovabbra is védelmet élvez. Ezért nem lehetséges elemezni a
kizardlagossag elvesztésének a beveételekre gyakorolt tényleges hatadsat. Nem garantalt
példaul, hogy a generikus készitmények ugyanolyan temben jelennek meg a piacon,
mint a nem ritka betegségek gydgyszerei esetében, vagy, hogy egyaltalan megjelennek a
piacon, tekintve a betegség ritkasagat és a vonatkozd piac kis méretét. Mindazonaltal
elképzelhetd, hogy a gazdasagi érték megbecsiilhetd egy, a kiegészitd oltalmi
tanusitvannyal kapcsolatos jutalom esetében hasznalthoz hasonlé gazdasagi modell
alapjan, azzal a {6 eltéréssel, hogy a késés ez esetben hat honap helyett két év.

7. HATEKONYABB VEGREHAJTAS

A rendelet az EMA-ra és annak gyermekgydgyaszati bizottsagara ruhdzza a
gyermekgyogyéaszati vizsgalati tervek, halasztdsok és mentességek kezelésével
kapcsolatos elsddleges felelosséget. Az EMA ezért kulcsszerepet jatszik a rendelet
végrehajtasaban. Er6feszitéseket tettek annak érdekében, hogy tanuljanak a végrehajtas
elsd éveibdl, és leegyszerlisitsék a gyermekgyogyaszati vizsgalati tervekkel kapcsolatos
véleményeket annak érdekében, hogy cstkkentsék a modositas szilkségessegét, ha a
programban nem lényeges valtozasok torténtek. Ezen erbfeszitéseknek koszonhetden
sikeriilt csokkenteni a valtozasok altalanos aranyat, jollehet az adatokbdl az dertl ki,
hogy éatlagosan minden gyermekgyogyaszati vizsgalati tervet legalabb egyszer
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modositottak. Ennek leggyakoribb okai az Utemezésben (43 %), illetve a vizsgalatban
részt vevo gyermekek szamaban (14 %) keresendok.

Ezenkivil a gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek formajara és tartalmara vonatkozé
bizottsagi iranymutatas 2014-es feliilvizsgalata'” soran a tervek jévahagyasara iranyuld
folyamat egyszeriisitésére szolgald intézkedéseket vezettek be. 2015-ben emellett az
EMA kisérleti jelleggel korai egyiittmiikodési értekezletet tartott a vallalatokkal annak
érdekében, hogy a gyermekgyogyaszati igényeket mar a gydgyszerfejlesztés korai
szakaszaiba be tudjak épiteni. Az ennek sorén szerzett tapasztalatok alapjan jelenleg
folyamatban van a projektekre 6sszpontosito fejlesztési megbeszélésekben val6 részvétel
koncepciojanak arra iranyuld feliilvizsgélata, hogy lehetévé tegyék a megteleld
utemezéssel, valamint a gyermekgydgyaszati intézkedéseknek a fejlesztés egészébe
torténd integralasaval kapcsolatos megbeszéléseket.

A termékekrél a kiilonbozd bizottsagok ¢és munkacsoportok kozott azok sajat
feladatkorén  belll  folytatott megbeszélések és informaciocsere  biztositasa
elengedhetetlen eleme az EMA koordinacios szerepének. A gyermekgydgyaszati
fejlesztés terliletén ez kulonodsen a gyermekgydgyaszati bizottsag és mas tudomanyos
bizottsdgok vagy tandcsadd munkacsoportok kozotti egylittmiikodést érinti. Ezen
egylittmiikodés lehetové tétele érdekében folyamatos fejlesztési tevékenységek zajlanak.

A régiok kozotti egyiittmitkodés erdsitése érdekében 2007-ben tobbek kdzott az egyesult
allamokbeli FDA, valamint az EMA tagjainak részvetelével vitaférumot hoztak létre
(,,gyermekgyogyaszati klaszter”), amelynek keretében rendszeres informaciocserét
folytatnak  elsésorban telefonkonferenciak forméjaban. A  klaszterhez azota
megfigyeloként csatlakozott a Japan Gyogyszer- és Orvosieszkdz-ligyndkség (PMDA), a
Kanadai Egészséglgyi Minisztérium, valamint az Ausztraliai Terdpids Termékek
Hivatala (TGA) is. 2013-ban az EMA és annak egyesilt allamokbeli tarsszerve
ugynevezett ,,kozos kommentarokat” inditott az EMA-hoz és az FDA-hoz egyarant
benydjtott, tehat mindkét (gyndkség altal felulvizsgalandd gyermekgyogyaszati
fejlesztési tervekkel kapcsolatban. Ezek a kommentarok, valamint a két gyndkseég
kozott zajlo megbeszélések ugyan nem hivatalosak €s nem kotelezd erejliek, mégis
segitették az alldspontok &sszehangoldsat és a gyermekgyoOgyéaszati fejlesztési
programmal szemben tamasztott kovetelmények ellentmondasainak elkerulését.

Ugyanakkor tovabbra is kihivast jelent az EMA és annak gyermekgydgyaszati bizottsaga,
valamint a vallalatok szaméara a gyogyszerfejlesztés kulcsfontossagl szempontjainak
figyelembevetele ugy, hogy még nem Aallnak rendelkezésre bizonyos informaciok,
tovabba a megbeszélések tovabbra is feltételezéseken és hidnyos adatokon alapulnak. Ez
kiléndsen igaz annak fényében, hogy a gyermekgyogyészati fejlesztési tervek célja
jogbiztonsagot teremteni a szabalyozO hatésagok vallalatokkal szemben tamasztott
elvarasai tekintetében. Masrészt csakis a korai tervezés teheti lehetové a
gyermekgyogyaszati fejlesztésnek a termékfejlesztés egészébe torténd egységes
integraciojat, nem pedig az, ha csupan utdlag foglalkoznak azzal. Elviekben ennek
(kbltseg)hatékonyabb kutatas—fejlesztést is kell eredményeznie, hiszen lehetévé teszi
példaul a beteg gyermekek (példaul serdiilok) felndttekkel kapcsolatos vizsgalatokba,
valamint az 0Osszetétel kifejlesztésére vonatkozo tervezés korai szakaszaiba torténd
bevonasat, ami csokkentené az altalanos fejlesztési koltségeket.

" Iranymutatds a gyermekgyogyaszati vizsgélati terv jovahagyésa vagy modositasa iranti kérelmek

formajardl és tartalmarél, HL C 338., 2014.9.27., 1. o.
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8. A GYERMEKEK KOREBEN VEGZETT KLINIKAI VIZSGALATOK SZAMANAK
NOVEKEDESE

A rendelet célja biztositani, hogy a gyogyszerek gyermekek korében torténd alkalmazésa
elott bizonyitékokat szerezzenek az adott készitmény mindségérol, biztonsagossagarol és
hatdsossagarél. Ehhez tdbb klinikai kutatast kell végezni a gyermekek korében a
gyogyszerek engedélyezését megelézéen. A rendelkezésre 4ll6 adatok jelentds
novekedésrdl tantiskodnak. Az EudraCT nevii eurdpai klinikai vizsgélati adatbazisban
szerepld klinikai vizsgalatok kozott a gyermekekre is kiterjedd vizsgélatok aranya 2007
és 2016 kozott 50 %-kal, 8,25 %-rél 12,4 %-ra nétt. Ezenkiviil szamottevd novekedés
tortént a korabban elhanyagolt gyermekgydgyaszati alpopulaciokkal kapcsolatos
kutatasok terén is. A rendelet hatalybalépése eldtt az ujsziilottek korében végzett
kutatasok szinte teljesen hianyoztak a gyogyszerfejlesztés teriiletén.

Altalanossagban elmondhat6, hogy az unids jogszabalyok rendelkeznek a megfeleld
eszkdzokkel annak biztositasara, hogy a gyermekgyogyaszati kutatds tudomanyos
szempontb6l megalapozott és etikailag kifogastalan legyen. Ezeket a szempontokat
nemcsak az EMA  gyermekgyOgyészati  bizottsdga veszi  figyelembe a
gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek értékelése soran, hanem az egyes Kklinikai
vizsgélatok engedélyezéséért felelés nemzeti etikai bizottsdgok és szabalyozé hatoésagok
is.

A rendelet eldsegitette a gyermekgyogyaszati vizsgalatok optimalis megtervezésevel
kapcsolatos szakértdi eszmecsere kialakulasat. E korben megemlithetok a bevalt
gyakorlatok cseréjével kapcsolatos kezdeményezések, valamint az (j tudomanyos
iranymutatasok kidolgozasa. Kozrejatszd tényezd volt a kutatasi haldzatokat feldleld
EMA-hélézat (Enpr-EMA)® létrehozasa, amely sikeres munkajanak koszonhetben —
amerikai, kanadai, valamint japan nemzeti €és tobb szakteriiletet feldleld halozatok
regisztraciojaval — immar Eurdpa hatéarain kivilre is kiterjesztette tevekenységét.

Osztonzést kapott az innovativ vizsgélati koncepciok tovabbi fejlesztése, valamint a
vizsgélatokhoz sziikséges résztvevok szamdanak csokkentésére iranyuld modellezési és
szimulacioés stratégidk kidolgozasa is. A rendelet emellett felhivta a figyelmet a
gyermekek kutatdsi dontéshozatalban vallalandé szerepével kapcsolatos vitara is. Az
ezzel kapcsolatos kezdeményezések a fiatalokbdl Osszetevodd tanacsadd csoportok
létrehozasatol a betegek ¢és sziileik klinikai vizsgéalatokrol torténd megfeleld
tajékoztatasaval kapcsolatos megbeszéléseken at a gyakorlati kérdésekkel, példaul
hozzajarul6 trlapokkal foglalkozé kezdeményezésekig terjednek.

A gyermekgyodgyaszati vizsgalatok ennek ellenére kilonos kihivasokat tAmasztanak. A
résztvevok toborzasaval kapcsolatos nehézségek példaul gyakran keésleltetik a
vizsgalatok elvégzését eés befejezését. A gyermekgydgyaszati vizsgalatok emellett
jellemzéen tobb kozpontban zajlo vizsgalatok, amelyek soran néha egy-egy helyszinen
csupan néhany beteget vizsgalnak, ez pedig miikodésbeli kihivasokkal jarhat peldaul a
szukséges személyzet és szaktudas helyszini biztositasa kapcsan. A gyermekgyogyaszati
Klinikai vizsgalatok tovabbi infrastrukturdlis tdmogatasa érdekében 2016 végén az
innovativ gyogyszerek kutatasara irdnyuld kezdeményezés — egy, a magan- és allami
szféra kozotti, unids finanszirozasu partnerseg — keretében egy fenntarthatd, paneuropai

8 Az Eurépai Gyogyszeriigynokségnél mitkodé Eurdpai Gyermekgyogyaszati Kutatasi Halozat.
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gyermekgydgyaszati klinikai vizsgalati halozat létrehozésara iranyuld projektet inditottak
Gtjara™.

Ezenkivil az eurdpai referenciahdlozatok létrehozasara iranyuld kdzelmaltbeli
kezdeményezése?®® révén a Bizottsdg Eurdpa-szerte tdmogatjia az egészségiigyi
szolgéltatok virtualis halézatait a rendkivil specialis kezelést, valamint a tudas és az
kezelésében. A projektben részt vevd tematikus halézatok koziil egyesek kifejezetten
ritka gyermekbetegségekkel foglalkoznak. Ezek elomozditjak majd az egyiittmiikddést,
és utat nyitnak olyan tovabbi klinikai kutatdsoknak, amelyek korabban nem lettek volna
megvalosithatok.

A rendelet Osszességében eldmozditotta a gyermekgyodgyaszati kutatdst. Ugyanakkor
elismert tény, hogy e kutatas a termékfejlesztésre iranyul. Bizonyos betegségek, illetve
terapids teriletek esetében tovabbra sem allnak rendelkezésre alapos ismeretek a
vonatkozé betegségrél. Eppen ezért hasznos lenne a magukra a betegségekre vonatkozo
tovabbi alapkutatdst végezni annak érdekében, hogy az lehetdvé tegye és megalapozza a
megfelelé termékfejlesztést. Ez a rendelet utjan nem, csupan tovabbi, koz- és
maganszférabeli eréfeszitések €és finanszirozasi forrasok révén garantalhato.

9. JOVOBELI KIHIVASOK

A gyogyszerek kifejlesztésének modja a tudomanyos €s technolédgiai fejlédés, valamint
az tuzleti modellek valtozasa kovetkeztében idével megvaltozhat. A kozelmaltban
kialakult trendek kozé tartozik a gydgyszerek rétegzett fejlesztése, illetve a személyre
szabott orvoslads koncepcioja, amelynek célja a gyogyszerek hasznélatanak azaltal torténd
optimalizalasa, hogy azokat a betegek egyedi génjeihez igazitjak, hogy a kezelés valoban
hatasos legyen. Ezenkiviil fokozddhat a terapiakat technologiafliiggd betegtamogatés és
szolgéltatasok utjan timogato technoldgiai cégek piacra Iépése.

Ugyan ezen Uj fejlesztési paradigmak tobbsége teljes mértékben Osszeegyeztethetének
tlnik a rendelet altal bevezetett mechanizmusokkal, mégis hatassal lehetnek a vallalatok
befektetési prioritdsokkal, valamint a klinikai vizsgalatok kialakitdsadval kapcsolatos
dontéshozatalara. Rovid tdvon ezek a trendek valdsziniitlen, hogy érinteni fogjak a
rendeletet, mivel a fejlesztés késdi szakaszéban 1évo 1j gyogyszerek szama a multbeli
adatok alapjan magas, és az elérejelzések szerint 2021-ig évente varhatoan 45 (j
hatéanyag fog a piacra kerulni. Ugyanakkor a gyermekgyogyészati vizsgalati tervek
folyamatanak kell6 rugalmassagot kell biztositania e trendek figyelembevételéhez, és
egyuttal gondoskodnia kell arrél, hogy a gyermekek teljes mértékben élvezhessék a
kialakuloban 1évd koncepcidk, példaul a személyre szabott orvoslds nyujtotta elonyodket.

A részletek szintjén figyelembe kell venni azt is, hogy a rendelet végrehajtasa nemcsak
az EMA?, hanem a tagallamok részérdl is komoly erdforras-befektetést feltételez,

19 https://www.imi.europa.eul.

20 A hataron atnyulo egészségiigyi ellatas érvényesitésérél szol6 2011/24/EU iranyelv 12. cikke alapjan

hoztak létre, https://ec.europa.eu/health/cross_border care/policy hu.

2L A rendelet 48. cikkének megfeleléen az EMA részére kifizetett unios koltségvetési hozzajarulasbol az

igynokség gyogyszerészeti tevékenységeinek miikodését tamogatjak.

20


https://www.imi.europa.eu/
https://ec.europa.eu/health/cross_border_care/policy_hu

amelyeknek tagokat kell kineveznitk a gyermekgydgyéaszati bizottsagba, valamint hozza
kell jarulniuk a véllalatok altal benyujtott gyermekgydgyaszati vizsgalati tervek, illetve
multbeli vagy 0j gyermekgyogyaszati vizsgalati eredmények értékelesehez. A rendelet
kimondja, hogy a kérelmezdk dijmentesen vehetik igénybe ezeket az eljardsokat, ami a
gyermekgyogyaszati fejlesztés lehetdvé tételével kapcsolatos 0sztonzdk részét képezi.
Ugyan nincs arra utald bizonyiték, hogy a dijmentesség az eddigiekben negativ hatast
gyakorolt volna az értékelés mindségére, a rendszer megfeleld miitkddésére gyakorolt
hosszi tavu hatas egyelére nem ismert. Az EMA dijrendszerének folyamatban 1évé
értékelése soran a Bizottsag a gyermekgydgyaszati vizsgalati tervek értékelésének
koltségeit is ellendrizni fogja.

10. KOVETKEZTETES

A gyermekgyoOgyaszati rendelet jelentés hatassal volt a gyermekgydgyaszati
felhasznalasra szant gydgyszerek Eurdpai Union belili fejlesztésére. Biztositotta, hogy a
gyermekgyogyaszati felhasznalasra szant gyogyszerek fejlesztése a gyogyszerfejlesztés
egészének szerves részévé valjon. Ez az eredmény kilonos jogszabaly elfogadasa nélkil
nem lett volna elérhetd, és az eredmény kiemeli annak folyamatos relevancidjat.
Ezenkiviil a rendelet végrehajtasanak javitasa érdekében tett intézkedések az 1d6
folyaméan fokoztak annak hatasossagat.

Gazdasagi szempontbol a rendelet 0Osszességeben pozitiv tarsadalmi—gazdasagi
eredményeket biztositott, ami igazolja e kdzvetlen, a gyermekgyogyéaszati felhasznalasra
szant gyogyszerek rendelkezésre allasanak javitasara iranyuld befektetés megfeleldségét.
A kotelezettségek és jutalmak kombinacidja gy tinik, hatékonyan mozditja elé a
hangsuly gyermekgyogyaszati készitmények fejlesztésére torténd athelyezését. A
jutalmak kihasznaltsdga ugyanakkor a végrehajtott gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek
55 %-ara koncentralodott, és el6fordult tal-, illetve alulkompenzécio, ami kiemeli a
jelenlegi rendszer bizonyos korlatait. Ezenkivil gyermekgyogyéaszati felhasznalasra szo6l6
forgalombahozatali engedélyek koncepcidja és az ahhoz kapcsol6dd kilénds jutalom
nem valtotta be a hozza fiiz6tt reményeket.

A gyermekgyogyaszati kutatas boviilése és a kiilonds gyermekgyogyaszati javallatokkal
rendelkezé 0j készitmények szdmanak ndvekedése biztatd, és biztositani fogja, hogy
idével csokkenjen a felndtteknek szant gyogyszerek gyermekek korében torténd, nem
eléirasszerti hasznalata. E pozitiv eredmények azonban nem egyenletesen oszlanak meg
az egyes terapias terlletek kozott, hanem bizonyos teriileteken 6sszpontosulnak, és
gyakran fiiggnek Ossze felndttekkel, nem pedig gyermekekkel kapcsolatos kutatasi
prioritasokkal.

Ez arra utal, hogy a rendelet alkalmazéasa azokon a terileteken a leghatékonyabb, ahol a
beteg felndttek €és gyermekek igényei atfedésben vannak egymassal. Kiilonodsen a ritka,
illetve kizarolag gyermekekben el6forduld betegségek korében fordul elé — amelyek
kezelését sok esetben a ritka betegségek gyogyszereire vonatkozd jogszabalyok szintén
tdmogatjak —, hogy egyel6re elmaradtak a jelentOs terapids elérelépések. Ennek oka,
valamint az, hogy a ritka betegsegek gyogyszereivel kapcsolatos jutalom bizonyos
esetekben miért nem képes ugyanolyan modon eldmozditani a gyermekgyogyaszati
fejlesztést, mint a felndtteknek szant, ritka betegségek kezelésére szolgald gyodgyszerek
fejlesztését, tovabbi vizsgalatot igenyel.
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Ezért a Bizottsag — miel6tt barmilyen modositasi javaslatot nyujtana be — alaposabban
meg kivanja vizsgdlni a ritka betegségek gyogyszereirdl szo6ld rendelet és a
gyermekgyogyaszati rendelet egylittes hatasat e két, kiilonds igényekkel rendelkezd
alpopulécidknak szant gydgyszerek fejlesztésének tamogatasara iranyuld jogi eszkoz
egylittes értékelésének keretében. Mivel az e jelentésben feltart hianyossagok sok esetben
ritka betegségnek mindsiild gyermekbetegségekhez kapcsolddnak, kizardlag ezen
Osszevont erdfeszités révén biztosithato, hogy sziikség esetén a megfeleld paramétereket
igazitsak Ki.

Ez a jelentés nem lezérja a gyermekgyogyaszati felhasznalasra szant gyogyszerek és a
ritka betegségek gydgyszereinek jovobeli paramétereivel kapcsolatos kozos elképzelésrol
szol6 vitat, hanem annak egy létfontossagu koztes lépését képviseli. Az e folyamat
tdmogatasara szolgalo tovabbi értékelés célja, hogy 2019-ig eredményekkel szolgaljon,
és ezzel lehetdvé tegye a kovetkezd Bizottsdgnak, hogy megalapozott dontést hozzon a
szakpolitikai lehetdségekrdl. Ezenkiviil lehetdvé teszi majd a kiegészitd oltalmi
tanusitvanyokra vonatkozd, a gyermekgyogyaszati rendelet jovdjével kapcsolatos
értékelés hamarosan rendelkezésre all6 eredményeinek figyelembevételét.

A Bizottsag addig is elkotelezett marad egy konkrét intézkedéseket magaban foglalo,
pozitiv menetrend mellett annak érdekében, hogy az EMA-val? egyiittmiikodve sziikség
szerint egyszerusitse a jelenlegi alkalmazasi ¢és végrehajtasi folyamatot. Ez tobbek kozott
a kovetkezoket foglalja magaban:

e az atlathatdsadg ndvelése a gyermekgyogyéaszati javallatokkal engedélyezett (]
készitmények tekintetében;

e a halasztasok igenybevételével kapcsolatos tapasztalatok elemzése, valamint a
gyakorlatok mddositasanak mérlegelése a gyermekgyogyaszati vizsgalati tervek
gyorsabb végrehajtasa érdekében;

o a folyamatok és elvardsok felulvizsgélata a gyermekgydgyaszati vizsgalati
tervekre vonatkozd kérelmek kezelésének Osszefiiggésében, €és a megfeleld
bizottsagi iranymutatas szlikség szerinti kiigazitasa;

e a gyermekgyoOgyéaszati igények nyilvanos és atlathato, az 6sszes Iényeges érintett
fel — koztiik a tudomanyos korok, az egészségiigyi szolgaltatok, a sziilok, illetve
gondozok, a gyermekgyogyéaszati Klinikai vizsgalati halézatok, az iparagi
szereplok és a szabalyozd hatdsagok — részvételével folytatott parbeszed
keretében torténé megvitatasara nyitva allo lehetGségek feltarasa;

e rendszeres tajekoztatds a gyermekgyogyaszati felhasznalasra szant gyogyszerek
unios helyzetével kapcsolatos fejleményekrdl €s trendekrol; valamint

e anemzetkdzi egyiittmitkddés és harmonizacid 6sztonzése.

Ezenkivil olyan projekteken keresztill is tovabb fogja tdmogatni a gyermekekkel
kapcsolatos, magas szinvonall egészségugyi ellatast és kutatast, mint az egészségugyi
szolgéltatok  és  szakértéi  kozpontok  kozott  kapcsolatot  teremtdé  eurdpai
referenciahaldzatok. E halozatok képesek lehetnek rovid tavon jelentdsen javitani a
diagnosztizalashoz és a kezeléshez valo hozzaférést, valamit érdemi valtozast eléidézni a
gyermekek egészsége tekintetében.

2 Ebben az osszefiiggéshen az EMA atkoltoztetésének kovetkeztében adott esetben figyelembe kell

venni a mitkddés folytonossagaval kapcsolatos prioritasokat.
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