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(Retsakter hvis offentliggorelse er obligatorisk)

EUROPA-PARLAMENTETS OG RADETS FORORDNING (EF) Nr. 141/2000
af 16. december 1999
om legemidler til sjeldne sygdomme

EUROPA-PARLAMENTET OG RADET FOR DEN EUROP.EISKE
UNION HAR —

under henvisning til traktaten om oprettelse af Det Europaiske
Fellesskab, sarlig artikel 95,

under henvisning til forslag fra Kommissionen ('),

under henvisning til udtalelse fra Det Gkonomiske og Sociale
Udvalg (3),

i henhold til proceduren i traktatens artikel 251 (}), og

ud fra folgende betragtninger:

1)

Nogle sygdomme er si sjeldne, at udgifterne til udvik-
ling og markedsfering af legemidler, der er beregnet til
diagnosticering, forebyggelse eller behandling af disse,
ikke vil kunne afskrives gennem det forventede salg af
produktet; den farmaceutiske industri vil ikke veere tilbe-
jelig til at udvikle sddanne laegemidler pd normale
markedsvilkir; de benavnes »legemidler til sjeldne
sygdomme;

patienter, som lider af sjzldne sygdomme, ber have
adgang til lige sd kvalificeret behandling som andre
patienter, og det er derfor nedvendigt at give den farma-
ceutiske industri incitamenter med henblik pé at fremme
forskning, udvikling og markedsforing af egnede laege-
midler; USA og Japan har siden henholdsvis 1983 og
1993 haft ordninger, der tilskynder til udvikling af lege-
midler til sjeldne sygdomme;

i Den Europaiske Union er der kun truffet fa foranstalt-
ninger pa nationalt eller fallesskabsplan til at fremme
udviklingen af legemidler til sjeldne sygdomme;
sddanne foranstaltninger ber vedtages pd fellesskabs-
plan, s& man kan udnytte fordelene ved et sd stort
marked som muligt og undgd at sprede begrensede
ressourcer; en fallesskabsaktion er at foretrakke frem
for, at medlemsstaterne traffer foranstaltninger uden
koordinering, hvilket risikerer at medfere konkurrence-

() EFT C 276 af 4.9.1998, s. 7.
(® EFT C 101 af 12.4.1999, s. 37.
(*) Europa-Parlamentets udtalelse af 9. marts 1999 (EFT C 175 af

21.6.1999, s. 61), Radets felles holdning af 27. september 1999
(EFT C 317 af 4.11.1999, s. 34) og Europa-Parlamentets afgorelse
af 15. december 1999 (endnu ikke offentliggjort i EFT).

forvridning og at leegge hindringer i vejen for handelen
inden for Feallesskabet;

de leegemidler til sjzldne sygdomme, der kan omfattes af
en sadan aktion, ber identificeres klart og uden besver;
det forekommer mest hensigtsmessigt, at der med
henblik herpd udarbejdes en &ben og gennemsigtig
fellesskabsprocedure for udpegelse af legemidler som
leegemidler til sjeldne sygdomme;

der ber fastleegges objektive kriterier for udpegelsen af
leegemidler til sjeldne sygdomme; sddanne kriterier ber
tage udgangspunkt i prevalensen af den lidelse, man
seger at diagnosticere, forebygge eller behandle; en
pravalens pd hejst fem ud af 10 000 personer anses
almindeligvis for at vare en passende teerskel; laege-
midler beregnet til behandling af en livstruende, invalide-
rende, alvorlig eller kronisk lidelse, ber kunne udpeges,
selv om preavalensen af lidelsen er hgjere end fem ud af
10 000;

der ber nedsattes et udvalg med mandat til at behandle
enhver ansegning om udpegelse, der er sammensat dels
af eksperter udnavnt af medlemsstaterne dels af tre
repreesentanter for patientorganisationer, der udnavnes
af Kommissionen, samt af tre andre personer, som
udnavnes af Kommissionen efter indstilling fra Det
Europwiske Agentur for Leegemiddelvurdering; agenturet
ber sikre en passende samordning mellem Udvalget for
Sjeldne Lagemidler og Udvalget for Farmaceutiske
Specialiteter;

patienter med sjeldne lidelser ber have ret til legemidler
af samme kvalitet, sikkerhed og effektivitet som de laege-
midler, andre patienter har adgang til; legemidler til
sjeldne sygdomme ber derfor igennem den sadvanlige
evalueringsprocedure; det ber vere muligt for sponsorer
af legemidler til sjeldne sygdomme at fa en fellesskabs-
tilladelse; for at gore det lettere at opnd og bevare denne
feellesskabstilladelse, ber der gives i hvert tilfelde delvis
dispensation fra det gebyr, der skal betales til agenturet;
dette ber modtage kompensation over fellesskabsbud-
gettet for det deraf folgende indtagtstab;
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(8)  erfaringerne fra USA og Japan viser, at den mest effek-
tive mdde, hvorpd man kan tilskynde den farmaceutiske
industri til at investere i udvikling og markedsfering af
leegemidler til sjeeldne sygdomme, er at stille i udsigt, at
der kan opnés eksklusivret pd markedet i en vis arreekke,
hvor investeringen kan afskrives; bestemmelserne om
databeskyttelse i artikel 4, stk. 8, litra a), nr. iii), i Radets
direktiv 65/65/EQF af 26. januar 1965 om tilnermelse
af lovgivning om legemidler (') giver ikke tilstrackkelig
tilskyndelse hertil; medlemsstaterne kan ikke vedtage en
sddan foranstaltning uden at give den en fellesskabsdi-
mension, da dette vil vare i modstrid med direktiv 65/
65/EQF; medlemsstaternes ukoordinerede vedtagelse af
sddanne foranstaltninger ville skabe hindringer for
handelen inden for Fellesskabet og siledes fore til
fordrejning af konkurrencevilkdrene og modvirke det
indre marked; eksklusivret pd markedet ber imidlertid
begranses til den terapeutiske indikation, som ligger til
grund for udpegelsen som laegemiddel til sjeldne
sygdomme, uden at dette anfegter de eksisterende intel-
lektuelle ejendomsrettigheder; den eksklusive ret pa
markedet, som tildeles et legemiddel til sjeldne
sygdomme i patienternes egen interesse ber ikke hindre
markedsforingen af et lignende laeegemiddel, som kan
vare til vesentlig gavn for personer med sddanne
lidelser;

(9)  de sponsorer af legemidler til sjeldne sygdomme, der
udpeges i henhold til denne forordning, méa i fuldt
omfang kunne nyde godt af alle de foranstaltninger, som
Feellesskabet eller medlemsstaterne vedtager til fremme
af forskningen og udviklingen af laegemidler bestemt til
diagnosticering, forebyggelse eller behandling af sddanne
lidelser, herunder sjeldne sygdomme;

(10)  sarprogrammet Biomed 2 under Den Europeiske
Unions fjerde rammeprogram for forskning og teknolo-
gisk udvikling (1994-1998) har stettet forskning i
behandling af sjeldne sygdomme, navnlig udarbejdelsen
af systemer, som gor det muligt hurtigt at udvikle laege-
midler til sjzldne sygdomme og at udarbejde oversigter
over de legemidler til sjeldne sygdomme, der er til
radighed i Europa; bevillingerne til dette program havde
til formal at fremme et tvaernationalt samarbejde med
henblik pé grundleggende og klinisk forskning af
sjeldne sygdomme; Fallesskabet prioriterer fortsat forsk-
ning i sjeldne sygdomme som omhandlet i Kommissio-
nens femte rammeprogram for forskning og teknologisk
udvikling (1998-2002); med neervarende forordning
indferes en retlig ramme, som muligger hurtig og
effektiv iveerksattelse af resultaterne af denne forskning;

(11)  sjeldne sygdomme nazvnes som et prioriteret omrdde
for Fellesskabets indsats inden for folkesundhed; i sin
meddelelse om et handlingsprogram pé feellesskabsplan
om sjeldne sygdomme, som led i indsatsen pa folke-
sundhedsomradet, har Kommissionen besluttet at priori-
tere sjeldne sygdomme i indsatsen inden for folke-
sundhed; Europa-Parlamentet og Rddet har vedtaget

(") EFT 22 af 9.2.1965, s. 369. Senest @ndret ved Radets direktiv 93/
39/EQF (EFT L 214 af 24.8.1993, s. 22).

afgerelse nr. 1295/1999/EF af 29. april 1999 om vedta-
gelse af et EF-handlingsprogram vedrgrende sjaldne
sygdomme som led i indsatsen inden for folkesundhed
(1999-2003) (%), som tager sigte pd at stille oplysninger
til raddighed, undersege ophobede forekomster af sjeldne
sygdomme i en befolkning og stette de péigaldende
patientorganisationer; nervaerrende forordning er en af
de prioriteringer, der defineres i navnte handlingspro-
gram —

UDSTEDT FOLGENDE FORORDNING:

Artikel 1
Formal

Formélet med denne forordning er at fastlegge en fallesskabs-
procedure for udpegelse af legemidler som legemidler til
sjeldne sygdomme og at fremme forskning i, samt udvikling
og markedsforing af leegemidler, der er udpeget som laege-
midler til sjeldne sygdomme.

Artikel 2
Definitioner

I denne forordning forstds ved:

a) »legemidler« legemidler til humant brug, som defineret i
artikel 2 i direktiv 65/65/EQF

b) »legemidler til sjeldne sygdomme« laegemidler, der er
udpeget som sddanne i henhold til bestemmelserne i denne
forordning

¢) »sponsor« en fysisk eller juridisk person, der er etableret i
Fellesskabet, og som seger at fa eller har faet et legemiddel
udpeget som et legemiddel til sjeldne sygdomme

d) »agenturet« Det Europeiske Agentur for Lagemiddelvurde-
ring.

Artikel 3
Udpegelseskriterier

1. Et legemiddel udpeges som et legemiddel til sjeldne
sygdomme, hvis dets sponsor kan bevise,

a) at legemidlet er beregnet til diagnosticering, forebyggelse
eller behandling af en livstruende eller kronisk invaliderende
lidelse, der bergrer hgjst fem ud 10 000 personer i Felles-
skabet pd det tidspunkt, hvor ansegningen fremszttes, eller

at leegemidlet er beregnet til diagnosticering, forebyggelse
eller behandling af en livstruende, alvorligt invaliderende
eller alvorlig og kronisk lidelse i Fellesskabet, og at det er
usandsynligt, at markedsfering af leegemidlet i Faellesskabet
uden incitamenter vil give tilstrakkeligt afkast til at gore
den ngdvendige investering berettiget,

08

() EFT L 155 af 22.6.1999, s. 1.
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b) at der ikke findes nogen tilfredsstillende metode til diagno-
sticering, forebyggelse eller behandling af den péagaldende
lidelse, som er blevet tilladt i Fellesskabet eller, sifremt en
sddan metode findes, at legemidlet vil vare til vasentlig
gavn for personer med denne lidelse.

2. Kommissionen vedtager de bestemmelser, der er ngdven-
dige for gennemforelsen af denne artikel i form af en gennem-
forelsesforordning i overensstemmelse med proceduren i artikel
72 i Radets forordning (EQF) nr. 2309/93 ().

Artikel 4
Udvalget for Lagemidler til Sjeldne Sygdomme

1. Der nedsettes herved inden for rammerne af agenturet et
udvalg for legemidler til sjzldne sygdomme, i det folgende
benavnt udvalget.

2. Udvalget har til opgave:

a) at undersoge enhver ansegning om udpegelse af et laege-
middel som legemiddel til sjeldne sygdomme, der fore-
leegges det i overensstemmelse med denne forordning

b) at rddgive Kommissionen om etablering og udvikling af en
politik for leegemidler til sjeeldne sygdomme i Den Europz-
iske Union

) at bistd Kommissionen i internationale dreftelser vedre-
rende sporgsmdl om leegemidler til sjeeldne sygdomme og i
forbindelserne til patientstattegrupper

d) at bistd Kommissionen med at udarbejde detaljerede
retningslinjer.

3. Udvalget bestir af et medlem, der udnevnes af hver
enkelt medlemsstat, tre medlemmer, der udnavnes af
Kommissionen til at reprasentere patientorganisationer, og tre
medlemmer, der udnavnes af Kommissionen efter indstilling
fra agenturet. Udvalgets medlemmer udnzavnes for en periode
pa tre ar, som kan forlanges. De kan lade sig bista af eksperter.

4. Udvalget vealger sin formand for en periode pa tre dr,
som kan forlenges en gang.

5. Kommissionens reprasentanter og agenturets administre-
rende direktor eller dennes reprasentant kan deltage i alle
udvalgets meder.

6.  Agenturet varetager udvalgets sekretariat.

7. Udvalgets medlemmer har selv efter at have afsluttet
deres hverv pligt til ikke at afslore oplysninger, der er omfattet
af tavshedspligt.

Artikel 5

Udpegelses- og slettelsesprocedure

1. For at et leegemiddel kan udpeges som et legemiddel til
sjeldne sygdomme, skal sponsor forelaegge agenturet en anseg-

(') EFT L 214 af 24.8.1993, s. 1. Andret ved Kommissionens forord-
ning (EF) nr. 649/98 (EFT L 88 af 24.3.1998, s. 7).

ning pa ethvert stadium i udviklingen af leegemidlet, inden der
anmodes om markedsferingstilladelse.

2. Ansegningen skal vedlegges folgende oplysninger og
dokumenter:

a) sponsors navn eller firmanavn samt faste adresse
b) leegemidlets aktive bestanddele
c) foresldet terapeutisk indikation

d) dokumentation for, at kriterierne i artikel 3, stk. 1, er
opfyldt, samt beskrivelse af udviklingstrinnet, herunder de
forrentede indikationsomrader.

3. Kommissionen udarbejder i samrdd med medlemssta-
terne, agenturet og interesserede parter detaljerede retnings-
linjer for, i hvilket format og med hvilket indhold ansegninger
om udpegelse skal forelegges.

4. Agenturet kontrollerer ansegningens gyldighed og udar-
bejder et resumé til udvalget. Det kan om fornedent anmode
sponsor om at supplere de oplysninger og dokumenter, som er
vedlagt ansegningen.

5. Agenturet sikrer, at udvalget fremsatter en udtalelse
inden 90 dage efter modtagelse af en gyldig ansegning.

6. Nar udvalget udarbejder sin udtalelse, skal det sd vidt
muligt bestrabe sig pd at nd frem til konsensus. Hvis en sddan
konsensus ikke kan nds, vedtages udtalelsen med et flertal pa to
tredjedele af udvalgets medlemmer. Udtalelsen kan tilveje-
bringes ved skriftlig procedure.

7. Nar det fremgar af udvalgets udtalelse, at ansegningen
ikke opfylder kriterierne i artikel 3, stk. 1, underretter agen-
turet straks sponsor herom. Inden 90 dage efter modtagelse af
udtalelsen kan sponsor forelaegge detaljerede grunde for appel,
som agenturet foreleegger udvalget. Udvalget overvejer pa naste
mede, om dets udtalelse skal andres.

8. Agenturet fremsender straks udvalgets endelige udtalelse
til Kommissionen, som treffer afgerelse inden 30 dage efter
modtagelse af udtalelsen. Hvis udkastet til afgerelse undtagel-
sesvis ikke er i overensstemmelse med udvalgets udtalelse,
vedtages afgorelsen i overensstemmelse med proceduren i
artikel 73 i Rédets forordning (EQF) nr. 2309/93. Sponsor
underrettes om afgerelsen, og den fremsendes til agenturet og
til medlemsstaternes kompetente myndigheder.

9.  Det udpegede leegemiddel indfores i fallesskabsregisteret
for legemidler til sjeldne sygdomme.

10.  Sponsor afleegger hvert ar beretning til agenturet om
status for udviklingen af det udpegede laegemiddel.

11. For at fi udpegelsen af et legemiddel til sjeldne
sygdomme overfert til en anden sponsor, skal sponsor indgive
en serlig ansegning til agenturet. Kommissionen vedtager i
samrdd med medlemsstaterne, agenturet og de bergrte parter
detaljerede retningslinjer for, i hvilket format og med hvilket
indhold ansegninger om overforsel skal forelagges; ansggnin-
gerne skal ligeledes indeholde alle oplysninger om den nye
Sponsor.
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12.  Et udpeget leegemiddel slettes af fallesskabsregisteret for
leegemidler til sjeldne sygdomme

a) efter anmodning fra sponsor

b) hvis det for markedsforingstilladelsen udstedes fastslas, at de
i artikel 3 neevnte kriterier ikke leengere er opfyldt for si
vidt angdr det pageldende legemiddel

¢) ved udlgbet af den i artikel 8 omhandlede eksklusive ret pa
markedet.

Artikel 6

Protokolbistand

1. Sponsor for et legemiddel til sjeldne sygdomme kan
inden forelaeggelsen af en ansegning om markedsferingstilla-
delse anmode agenturet om rddgivning med hensyn til
gennemforelse af de forskellige afprevninger og forseg, der er
nedvendige for at pévise leegemidlets kvalitet, sikkerhed og
effekt i overensstemmelse med artikel 51, litra j), i forordning
(EQF) nr. 2309/93.

2. Agenturet opstiller en procedure for udvikling af lage-
midler til sjeldne sygdomme; proceduren skal omfatte
forskriftsmeessig bistand til fastleggelse af indholdet af anseg-
ningen om tilladelse som omhandlet i artikel 6 i forordning
(EQF) nr. 2309/93.

Artikel 7

Markedsforingstilladelse i Feellesskabet

1.  Den markedsforingsansvarlige for et lagemiddel til
sjeldne sygdomme kan anmode om, at Fellesskabet udsteder
en markedsforingstilladelse efter bestemmelserne i forordning
(EQF) nr. 2309/93, uden at den pagaldende skal godtgere, at
leegemidlet falder ind under del B i bilaget til navnte forord-
ning.

2. Agenturet tildeles hvert ar et sarligt bidrag fra Felles-
skabet, som adskiller sig fra det bidrag, der navnes i artikel 57 i
forordning (EQF) nr. 2309/93. Dette bidrag anvender agenturet
udelukkende som kompensation for helt eller delvis at undlade
at opkrave alle de gebyrer, der skal betales i henhold til de
feellesskabsregler, der er vedtaget i medfer af forordning (EQF)
nr. 2309/93. Agenturets administrerende direktor fremlaegger
ved udgangen af hvert dr en detaljeret rapport om anvendelsen
af dette sarlige bidrag. Overskud fra ét ar overferes til det
folgende og fratrakkes det sarlige bidrag for det folgende ar.

3. Den markedsforingstilladelse, der gives for et leegemiddel
til sjeldne sygdomme, omfatter kun de terapeutiske indikati-
oner, der opfylder kriterierne i artikel 3. Dette berorer ikke

muligheden for at ansege om en sarskilt markedsferingstilla-
delse for andre indikationer uden for denne forordnings anven-
delsesomréde.

Artikel 8
Eksklusiv ret pd markedet

1. Er der udstedt en markedsforingstilladelse for et lege-
middel til sjeeldne sygdomme i henhold til forordning (EQF) nr.
2309/93, eller har alle medlemsstaterne udstedt en markedsfe-
ringstilladelse for det pdgzldende legemiddel i overensstem-
melse med proceduren for gensidig anerkendelse i artikel 7 og
7a i direktiv 65/65/EQF eller artikel 9, stk. 4, i Radets andet
direktiv 75/319/EQF af 20. maj 1975 om tilnermelse af
lovgivning om legemidler ('), og med forbehold af bestemmel-
serne om intellektuel ejendomsret eller enhver anden bestem-
melse i faellesskabsretten, mé Fellesskabet og medlemsstaterne i
en periode pd ti dr ikke acceptere en anden ansegning om
markedsforingstilladelse, eller give en markedsforingstilladelse
eller imgdekomme en supplerende ansegning vedrerende en
eksisterende markedsfaringstilladelse for den samme terapeu-
tiske indikation i forbindelse med et lignende laegemiddel.

2. Denne periode kan imidlertid nedsettes til seks ar, hvis
det ved udgangen af det femte ar for sd vidt angdr det pigel-
dende leegemiddel fastslds, at de kriterier, der er fastsat i artikel
3, ikke lengere er opfyldt, f.eks. hvis det pd grundlag af de
oplysninger, der er til radighed, viser sig, at afkastet er tilstrak-
kelig hejt til, at det ikke leengere berettiger til opretholdelse af
eksklusivretten. I sd fald underretter medlemsstaten agenturet
om, at kriteriet for eksklusiv ret pad markedet muligvis ikke
leengere opfyldes, hvorefter agenturet indleder proceduren i
artikel 5. Sponsor giver agenturet de nedvendige oplysninger
med henblik herpa.

3. Uanset stk. 1 og med forbehold af lovgivningen om
intellektuel ejendomsret eller enhver anden bestemmelse i
feellesskabslovgivningen, kan der tildeles markedsferingstilla-
delse for samme terapeutiske indikation for et lignende lege-
middel, hvis:

a) indehaveren af markedsfaringstilladelsen for det oprindelige
leegemiddel til sjeeldne sygdomme giver sit samtykke til den
anden anseger, eller

b) indehaveren af markedsforingstilladelsen for det oprindelige
leegemiddel til sjeldne sygdomme er ude af stand til at
levere tilstraekkeligt store mengder af legemidlet, eller

c¢) den anden ansgger i sin ansegning kan pévise, at hans
leegemiddel, selv om det ligner det allerede godkendte laege-
middel til sjeeldne sygdomme, er sikrere, mere effektivt eller
pd anden vis klinisk overlegent.

4. Kommissionen vedtager definitioner af udtrykkene
slignende laegemiddel« og »klinisk overlegenhed« i form af en
gennemforelsesforordning i overensstemmelse med proceduren
i artikel 72 i forordning (E@QF) nr. 2309/93.

5. Kommissionen udarbejder i samrdd med medlemssta-
terne, agenturet og de bergrte parter detaljerede retningslinjer
for, hvordan denne artikel skal anvendes.

(') EFT L 147 af 9.6.1975, s. 13. Senest @ndret ved Radets direktiv
93/39/EQF (EFT L 214 af 2.8.1993, s. 22).
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Artikel 9
Andre incitamenter

1.  Laegemidler, der udpeges som laegemidler til sjeldne
sygdomme i henhold til bestemmelserne i denne forordning,
kan omfattes af de incitamenter, som Feallesskabet og medlems-
staterne stiller til rddighed til stotte for forskning i, samt udvik-
ling og markedsforing af legemidler til sjeldne sygdomme,
navnlig de foranstaltninger til stotte for forskning til fordel for
smé og mellemstore virksomheder, der er fastsat i rammepro-
grammer for forskning og teknologisk udvikling.

2. Inden den 22. juli 2000 fremsender medlemsstaterne
detaljerede oplysninger til Kommissionen om alle de foranstalt-
ninger, de matte have vedtaget til fremme af forskning, udvik-
ling og markedsfering af leegemidler til sjaeldne sygdomme eller
af legemidler, der kan udpeges som sddanne. Disse oplysninger
ajourferes regelmeassigt.

3. Inden den 22. januar 2001 offentligger Kommissionen en

detaljeret oversigt over alle de incitamenter, Fellesskabet og
medlemsstaterne har stillet til radighed til fremme af forskning

Denne forordning er bindende i alle
medlemsstat.

i, samt udvikling og markedsforing af leegemidler til sjeldne
sygdomme. Denne oversigt ajourfores regelmeessigt.
Artikel 10
Generel rapport

Inden den 22. januar 2006 offentligger Kommissionen en
generel rapport om de erfaringer, der er gjort med anvendelsen
af forordningen; der skal i rapporten bla. redegeres for de
fordele, der er opndet for folkesundheden.

Artikel 11

Ikrafttraeden

Denne forordning traeder i kraft pd dagen for offentliggerelsen i
De Europeiske Fellesskabers Tidende.

Denne forordning anvendes efter vedtagelsen af de gennem-
forelsesforordninger, der er omhandlet i artikel 3, stk. 2, og
artikel 8, stk. 4.

enkeltheder og gealder umiddelbart i hver

Udfeerdiget i Bruxelles, den 16. december 1999.

Pd Europa-Parlamentets vegne
N. FONTAINE

Formand

Pd Rddets vegne
K. HEMILA

Formand



