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pitkalle kehitetyssa ter apiassa kaytettavista |adkkeista seka direktiivin 2001/83/EY ja
asetuksen (EY) N:o 726/2004 muuttamisesta annetun Eur oopan parlamentin ja
neuvoston asetuksen (EY) N:o 1394/2007 25 artiklan mukaisesti

(ETA:n kannalta merkityksellinen teksti)

1. JOHDANTO

Tieteen kehityksen ansiosta on kehitetty uus |88ketyyppi, joka perustuu
geeniterapiaan, somaattiseen soluterapiaan ja kudosmuokkaukseen. Jotta niin
kutsuttujen pitkélle kehitetyssd terapiassa kaytettévien ladkkeiden, jajempéna
"ATMP-laékkeet’, kaupan pitamiselle voitiin tarjota yhteiset puitteet, vuonna 2007
annettiin Euroopan parlamentin ja neuvoston asetus (EY) N:o 1394/2007 pitkdle
kehitetyssé terapiassa kaytettavista | aakkeists, jaljempana’ ATMP-asetus'

ATMP-asetuksella oli tarkoitus varmistaa ihmisten terveyden korkeatasoinen suojelu
ja ATMP-ladkkeiden vapaa liikkuvuus EU:ssa. Asetuksen kulmakivend on se, etta
myyntilupa on hankittava ennen ATMP-la&kkeiden saattamista markkinoille.
Myyntilupa voidaan puolestaan myontda vain, jos laatu-, tehokkuus- ja
turvallisuusprofiilin tieteellisen arvioinnin jalkeen osoitetaan, etta hyodyt ovat riskeja
suuremmat. Myyntilupahakemus on toimitettava Euroopan |aékevirastolle,
jadjempéana 'virasto’, ja lopullisen paéttksen tekee komissio. Tala menettelylla
varmistetaan, etta erityiselin (pitkélle kehitettyja terapioita kasitteleva komitea,
jadjempéana’ CAT’) arvioi kyseisid tuotteita ja etta myyntilupa on voimassa kaikissa
EU:n jasenvaltioissa.

ATMP-asetuksessa virastolle myonnettiin valtuudet antaa tieteellisa suosituksia
sitd, onko tiettya tuotetta pidettdva ATMP-ld8kkeend, jaljempana ’luokittelut’.
Lisdks siind sdadettiin uudesta véalineestd, niin kutsutusta sertifiointimenettelysta,
joka on tarkoitettu kannustimeksi pienille ja keskisuurille yrityksille, jajempana’ pk-
yritykset’, jotka ovat toteuttaneet ATMP-l88kkeiden kehittdmisen ensimmaéiset
vaiheet mutta joilla e ole ollut resurssgja suorittaa kliinisa tutkimuksia
Sertifioinnilla, joka osoittaa, ettd kehittdmisen laatuun liittyvét ja prekliiniset
ndkokohdat ovat asiaa koskevien sdadettyjen vaatimusten mukaisia, oli erityisesti
tarkoitus auttaa pk-yrityksia hankkimaan pé&omaa ja helpottaa tutkimustoimien
siirtoa yksikaille, joillaon valmiudet pitéa kaupan |88kkeita.

ATMP-asetusta on sovellettu 30. joulukuuta 2008 alkaen. Asetuksen antamishetkell&
EU:n markkinoilla jo olleille ATMP-la8kkeille mydnnettiin kuitenkin siirtymakausi.
Geeniterapian ja somaattisen soluterapian oli  oltava asetuksen mukaisia
30. joulukuuta 2011 mennessd, ja kudosmuokkaustuotteiden oli téytettava uudet
vaatimukset 30. joulukuuta 2012 mennessa.

Tassd ATMP-asetuksen 25 artiklan mukaisesti laaditussa kertomuksessa komissio
tarkastelee ATMP-la8kkeiden tilannetta EU:ssa ja analysoi asetuksen vaikutusta
pitkdle kehitettyihin terapioihin. Kertomuksessa otetaan huomioon komission

! Euroopan parlamentin ja neuvoston asetus (EY) N:o 1394/2007, annettu 13. marraskuuta 2007, pitkdle
kehitetyssd tergpiassa kaytettdvistd l&8kkeistd sekd direktiivin 200U/83/EY ja asetuksen (EY)
N:0 726/2004 muuttamisesta (EUVL L 324, 10.12.2007, s. 121).
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yksikkdjen toteuttaman ATM P-asetuksen soveltamista koskevan julkisen kuulemisen
(jaljempana’julkinen kuuleminen’) tul okset.?

PITKALLE KEHITETTYJA TERAPIOITA KOSKEVIEN TUTKIMUS- JA KEHITYSTOIMIEN
NYKYTILANNE EU:ssa

EU:ssa on tehty merkittavda tutkimusta pitkdlle kehitettyjen terapioiden alalla
EudraCT-tietokannassa® ilmoitettiin vuosina 2004—2010 jopa 250 erillista ATMP-
| 88ketté.

Pienet yritykset ja voittoa tavoittelemattomat yksikot tekevat valtaosan kehittyneita
terapioita koskevasta tutkimuksesta. N&n ollen léhes 70 prosenttia EudraCT-
tietokannassa mainituista ATMP-l88kkeitd koskevien Kliinisten tutkimusten
sponsoreista on voittoa tavoittelemattomia organisaatioita tai pk-yrityksig, ja suurten
|a8keyhtididen osuus on alle 2 prosenttia kaikista sponsoreista. Myds suurin osa
CAT:lle toimitetuista tieteellisté neuvontaa koskevista hakemuksista on pk-yritysten
jattamia (ks. 3.5 jakso).

Tie tutkimustoiminnasta siihen vaiheeseen saakka, ettd |88ke on potilaiden
saatavilla, on yleisesti ottaen haastedllista. Ainoastaan pieni osa mahdollisina
|a8kkeina tutkittavista molekyyleistd saa lopulta myyntiluvan. Valtaosa tutkittavista
molekyyleista el etene edes ihmisilla testaamista koskevaan vaiheeseen erilaisista
gyista (esim. siksi, ettel molekyylin oletettua toimintaa tai toimintamekanismia ole
vahvistettu tai ettd prekliiniset tutkimukset osoittavat, ettel turvallisuusprofiili ole
hyvaksyttévd). Arvioiden mukaan keskimaérin ale neljannes kliinisissa
tutkimuksissa testattavista molekyyleista saa myyntiluvan. On tavanomaista, etta
vaikuttavan aineen tunnistamisen jalkeen voi kuluayli kymmenen vuotta, ennen kuin
|a8kkeelle myonnetéén lupa.

Pitkdlle kehitettyjen terapioiden erityisominaisuuksien vuoksi ATMP-l&8kkeiden
kehittgjilla on enemman vaikeuksia. Esimerkiksi tuotteen homogeenisuutta on vaikea
osoittaa |dhtbaineiden vaihtelun vuoksi. Lagjat testit voivat olla mahdottomia my6s
saatavilla olevien erien pienen koon ja lyhyiden kestoaikojen (muutamasta tunnista
muutamaan péivadn) vuoksi. Pistokokein tarkastettavia kliinisia tutkimuksia el voida
myoskaan valttamatta aina toteuttaa esimerkiksi siksi, efta tuotteen annostelu
edellyttéa kirurgista toimenpidetta (valtaosa kudosmuokkaustuotteista) tai ettel
vaihtoehtoisia hoitoja ole saatavilla.

ATMP-l88kkeiden kehittamistd vaikeuttaa myos se, ettei tutkijoilla ole tavallisesti
asianmukaista rahoitusta ja sddntelya koskevaa asiantuntemusta, jotta he
selviytyisivat menestyksekkadasti myyntilupamenettelyista. Investoinnin tuottamaan
tuottoon liittyvét epavarmuudet ovat puolestaan suuri pelote sijoittajille.

YLEISKATSAUS ATMP-ASETUKSEN SOVELTAMISESTA 1. TAMMIKUUTA 2009 JA
30. KESAKUUTA 2013 VALISENA AIKANA

ATMP-l88kkeiden sdantely on ollut térkea askel potilaiden suojelussa tieteellisesti
kestaméttomilta hoidoilta. ATM P-asetuksella luodaan my6s yhteiset puitteet pitkéle
kehitettyjen terapioiden arvioinnille EU:ssa.

2

http://ec.europa.eu/heath/filesadvtherapies/2013 05 pc atmp/2013 04 03 pc_summary.pdf
Tietokanta, joka sisdltda kaikki EU:ssa 1. toukokuuta 2004 jalkeen aloitetut kliiniset tutkimukset.

o


http://ec.europa.eu/health/files/advtherapies/2013_05_pc_atmp/2013_04_03_pc_summary.pdf
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3.2.

Olemme vasta alussa pitkalle kehitettyjen terapioiden kehittdmisesss, ja ainoastaan
neljdlle ATMP-ld8kkeelle on myonnetty myyntilupa. CAT:n huomattavasti
aktiivisempi toiminta tieteellisen neuvonnan ja luokittelun aloilla sekda ATMP-
|a8kkeiden Kliinisten tutkimusten lisdantyminen ovat kuitenkin osoituksia
dynaami sesta tutkimusal asta.

Erityiselin ja mukautettu sdantelykehys

Asetuksen 20 artiklassa sdadetty CAT:n perustaminen on ollut térkein virstanpylvas
ATMP-asetuksen taytantoonpanossa. Kyseisessa komiteassa EU:n parhaat saatavilla
olevat asiantuntijat kokoontumat arvioimaan ATM P-la8kkeiden laatua, turvallisuutta
ja tehokkuutta. Komitea piti ensimmaisen kokouksensa tammikuussa 2009.
Marraskuussa 2010 perustettiin myds CAT:n ja l88kinndllisia laitteita arvioivien
ilmoitettujen laitosten yhteistyéryhma CAT:n neuvoa-antavaksi ryhmaksi ATMP-
yhdistelmél dakkeiden alalla.’

ATMP-asetuksessa myonnettiin komissiolle valtuudet mukauttaa ATM P-la8kkeiden
myyntilupahakemusten sisdltdg, hyvia tuotantotapoja, hyvaa kliinista tutkimustapaa
ja jdjitettavyyttd koskevia erityisvaatimuksia. Direktiivin 2001/83/EY liitteen
IV osaan 14. syyskuuta 2009 tehdylla muutoksella mukautettiin joitakin ATMP-
|dakkeiden myyntilupahakemusten sisdltéd koskevia vaatimuksia®  Lisiks
31. tammikuuta 2013 alkaen on sovellettu hyvia tuotantotapoja koskevia tarkistettuja
suuntaviivoja, joihin sisiltyy erityisa ATMP-laskkeita koskevia mukautuksia®
Hyvéaa kliinista tutkimustapaa ja jaljitettavyytta koskevia erityisvaatimuksia ei ole
kuitenkaan viela hyvéksytty, koska lisdkokemusta pidettiin tarpeellisena, jotta
vaadittavien mukautusten tyyppi ymmarretaan paremmin.’

Heingkuun 24. p&ivana 2009 annettuun komission asetukseen (EY) N:o 668/2009°
sisdltyy sertifiointimenettelya koskevia erityissdannoksi &
Myyntiluvat

Virastolle oli toimitettu 30. kesdkuuta 2013 mennessd kymmenen ATM P-188kkeiden
myyntilupahakemusta. Viis niistd koski aiemmin EU:n markkinoilla olleita tuotteita.

Kyseisista kymmenesta myyntilupahakemuksesta seuraavien neljan tapauksessa
menettely on saatettu menestyksekkaasti paatokseen ja komissio on myontanyt
myyntiluvan:

- ChondroCelect — kudosmuokkaustuote, jota kaytetéén polven reisiluun
nivel nastan oireisten rustovaurioiden korjaamiseen aikuisilla’

http://www.ema.europa.eu/docs/en GB/document library/Other/2010/12/\WWC500099532. pdf
Komission direktiivi 2009/120/EY ihmisille tarkoitettuja l88kkeitd koskevista yhteisbn sadnndista
annetun Euroopan parlamentin ja neuvoston direktiivin 2001/83/EY muuttamisesta pitkélle kehitetyssa
terapiassa kaytettavien |adkke den osalta (EUVL L 242, 15.9.2009, s. 3).
http://ec.europa.eu/health/files/eudralex/vol-4/vol4-an2__2012-06_en.pdf

Komission yksikét ovat kuitenkin julkaisseet joitakin ATMP-188kkeiden hyvéa kliinista tutkimustapaa
koskevia suosituksia (http://ec.europa.eu/health/files/eudralex/vol-10/2009 11 03 _guideline.pdf).
Komission asetus (EY) N:0668/2009 Euroopan parlamentin ja neuvoston asetuksen (EY)
N:0 1394/2007 muuttamisesta siltd osin kuin on kyse mikro-, pienten ja keskisuurten yritysten
kehittémiin pitkéle kehitetyssa terapiassa kaytettaviin ladkkeisiin liittyvien laatua koskevien ja ei-
kliinisten tietojen arvioinnista ja sertifioinnista (EUVL L 194, 25.7.2009, s. 7).

Myyntilupa myonnettiin 5. lokakuuta 2009 tehdylla komission paatdksella K (2009)7726.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Other/2010/12/WC500099532.pdf
http://ec.europa.eu/health/files/eudralex/vol-4/vol4-an2__2012-06_en.pdf
http://ec.europa.eu/health/files/eudralex/vol-10/2009_11_03_guideline.pdf
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3.5.

- Glybera — geeniterapiassa kaytettava | aéke aikuispotilaille, joilla on todettu

perinndllinen lipoproteiinilipaasin puutos (LPLD) jajoillaon ollut vaikeita tai
useita hai matul ehduksia ruokavalion rasvarajoituksesta huolimatta™

- MACI — ATMP-yhdistelmalake, jolla korjataan pinta-alaltaan 3-20 cm?:n

suuruisia polven oireilevia, téysipaksuisia rustovaurioita (modifioidun
Outerbridge-luokituksen 111 jalV aste) aikuisilla potilailla, joiden luusto on
taysin kehittynyt™

- Provenge — somaatti sessa sol uterapiassa kaytettava |aéke, joka on tarkoitettu

oireettoman tai vahaoirei sen metastaattisen (e viskeraalisen)
kastraatioresi stentin eturauhassyovan hoitoon aikuisilla miehilla, joille
kemoterapiaa ei ole vielakliinisesti indikoitu.*

Nelja myyntilupahakemusta on sen sijaan hyléatty. Yksi niista koski tuotetta, joka oli
markkinoilla ennen ATM P-asetuksen voimaantul oa.

CAT:n arvioitavana oli 30. kesékuuta 2013 kaksi myyntilupahakemusta.
Luokittelut

CAT oli 30. kesdkuuta2013 mennessa vastaanottanut 87 pyyntéa ja antanut
81 luokittelusuositusta.™® L ahes puolet kaikista vastaanotetuista |uokittel upyynnéista
oli peraisin pk-yrityksilta ja 15 prosenttia voittoa tavoittelemattomalta sektorilta
Suurten ladkeyhtididen esittdmien luokittelupyyntdjen osuus oli noin 5 prosenttia
kaikista pyynnoista.

Sertifioinnit

Virastolle oli toimitettu 30. kesdkuuta2013 mennessa ainoastaan kolme
sertifiointipyyntéa. Kaks niista liittyi yksinomaan laatua koskeviin tietoihin, ja
kolmas pyynt6d koski muita kuin kliinisid tietoja. CAT myons sertifioinnin kaikissa
kolmessa tapauksessa.

Tietedlinen neuvonta

Virasto oli antanut 30. kesdkuuta2013 mennessd ATMP-ladkkeita koskevaa
tieteellistd neuvontaa 93 tapauksessa, ja neuvonta koski 65:ta eri tuotetta. Yli
60 prosenttia tieteellista neuvontaa koskevista pyynndista oli perdisin pk-yrityksilta
ja 6 prosenttia tiedeyhteisosta. Suurten |&8keyhtitiden esittémien pyyntojen osuus oli
alle 10 prosenttia kaikista pyynndista.

Liséks on todettava, etta seitseman kymmenestd myyntiluvan hakijoista oli aiemmin
pyytanyt tieteellistéd neuvontaa.

ANALYYSI

ATMP-asetuksen myoétavaikutusta kansanterveyteen voidaan arvioida kahden
Seuraavan parametrin perusteellas 1) EU:ssa saataville tulleiden uusien ATMP-
|a8kkeiden mééréd ja 2) luvan saaneiden ATM P-1d8kkei den tehokkuus ja turvallisuus.
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Myyntilupa myonnettiin 25.10.2012 tehdylla komission paétoksella K (2012)7708.
Myyntilupa myonnettiin 27.6.2013 tehdyll& komission pdéttksella K (2013)4190.
Myyntilupa myonnettiin 6.9.2013 tehdylla komission paétoksella K (2013)5841.
Kuuden muun hakemuksen kohdalla luokittelumenettely oli kesken.
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41.
41.1

41.2

Vakka e ole merkkega siitg, etteivat ATMP-asetuksessa sdadetyt edellytykset ole
riittdvan tiukkoja luvan saaneiden tuotteiden hyvan laatu-, tehokkuus- ja
turvallisuusprofiilin varmistamiseen, on pohdittava, heikentéékd tuotteiden, joilla on
ATMP-ladkkeiden ominaispiirteitd, kaupan pitdminen ATM P-asetuksen ulkopuolella
(esim. kudoksiin ja soluihin ta l&kinndllisin laitteisiin  sovellettavan
saantelykehyksen perusteella) asetuksen tavoitteena olevaa kansanterveyden
korkeatasoi sta suojelua.

Lisdkss on mietittdva, voidaanko edistdd yha useampien ATMP-ladkkeiden
asettamista potilaiden saataville.

ATM P-asetuksen vaikutus olemassa olevien ATM P-laédkkeiden saatavuuteen
EU:ssa ennen ATMP-asetusta saatavilla olleet pitkalle kehitetyt terapiat

On ollut vaikea saada tarkkoja lukuja EU:n markkinoilla ennen ATM P-asetuksen
voimaantuloa saatavilla olleiden ATMP-la8kkeiden méarésta. Tama voi johtua
osittain ATMP-ladkkeen madritelmaan liittyvistd luontaisista vaikeuksista (ks.
4.3 jakso).

Jasenvaltiot ovat ilmoittaneet 31 ATMP-la8kettd, jotka olivat laillisesti EU:n
markkinoilla ennen ATMP-asetuksen voimaantuloa'® Tahan lukuun on syyta
suhtautua varovaisesti, koska yhtéélta useampi jasenvaltio on voinut ilmoittaa saman
tuotteen ja toisaalta kaikki jésenvaltiot eivdt ole pystyneet ilmoittamaan kyseista
tietoa. Jasenvaltioiden ilmoittamat luvut saattavat olla myos epétdydellisid, koska
jotkin tuotteet on voitu saattaa markkinoille kudoksina/soluina tai |&8kinnallisina
laitteing, vaikka ne voisivat kuulua ATM P-188kkeen méaritel mén soveltamisalaan.

On syyta panna merkille, ettd jotkin jasenvaltiot ovat ilmoittaneet, ettei niiden
auedla ollut ennen ATMP-asetuksen voimaantuloa saatavilla yhtdan ATMP-
|a8kettd, ja ettd se, ettei kyseisia tuotteita ole saatavilla, on yleisempédé pienemmissa
jasenvaltioissa.

Pitkalle kehitetyt terapiat ATMP-asetuksen voimaantulon jalkeen

Viraston vastaanottamien myyntilupahakemusten véhanen maara (ks. 3.2 jakso)
osoittaa, etta huomattavan monet ennen ATM P-asetuksen voimaantuloa markkinoilla
olleiden ATMP-ld8kkeiden kehittgjét eivat hakeneet myyntilupaa.

Jasenvaltioiden ilmoittamien tietojen mukaan huhtikuuhun 2012 mennessa oli
myonnetty noin 60 poikkeusta velvoitteesta hankkia myyntilupa ennen pitkéle
kehitettyjen terapioiden markkinoille saattamista® Poikkeuksia myo6nnettiin
direktiivin 2001/83 3 artiklan 7 kohdan nojalla (niin kutsuttu sairaalapoikkeus) ja
saman direktiivin muiden sa&nnosten, erityisesti 5 artiklan, nojalla.’®

ATMP-asetuksen voimaantulon vaikutuksia aiemmin saatavilla olleiden hoitojen
saatavuuteen on nain ollen vaikea osoittaa kéytanntssa:

Y htééltd huomattavan monia olemassa olevia ATMP-ladkkeita kaytetdan edelleen
myyntiluvan puuttuessa jasenvaltioiden myontéamien poikkeusten (sairaal apoikkeus
tal muut poikkeukset) nojalla.
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EMA:n vuosina 2007 ja 2009 toteuttamista kyselyistéa kootut tiedot.
http://ec.europa.eu/health/files/advtherapies/2013 05 pc atmp/07 2 pc atmp 2013.pdf

Direktiivin 2001/83 5 artiklan 1 kohdassa séédetdan, ettd jasenvaltio voi olla soveltamatta tdméan
direktiivin sédnnoksia |88kkeeseen, joka on valmistettu laillistetun terveydenhuollon ammattihenkil6n
antamien ohjeiden mukaisesti ja tarkoitettu hanen véaittémalla henkilokohtaisella vastuullaan
yksittdiselle potilaalle ja joka toimitetaan vil pittémassa miel essi vapaaehtoisesti tehtya tilausta vastaan.

o


http://ec.europa.eu/health/files/advtherapies/2013_05_pc_atmp/07_2_pc_atmp_2013.pdf
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Toisadlta valtaosa ATMP-laékkeistd, joiden jasenvaltiot ilmoittivat olleen alueensa
markkinoilla ennen ATMP-asetuksen voimaantuloa, oli kondrosyytteja siséltévia
tuotteita (16 kaikkiaan 31:std). Koska ATMP-asetuksen nojalla myonnettava
myyntilupa on voimassa kaikissa jasenvaltioissa ja koska kondrosyytteja sisdltaville
tuotteille on myonnetty kaksi myyntilupaa, ATM P-asetuksen soveltaminen on voinut
tosiasiallisesti johtaa siihen, etta kyseisia tuotteita on saatavilla aiempaa lagjemmin
EU:n aluedla

Sairaalapoikkeus

ATMP-asetuksen nojalla jasenvaltiot voivat myyntiluvan puuttuessa myontéé luvan
muuten kuin rutiininomaisesti  yksilolliseen kéyttoon vamistettujen ATMP-
|a8kkeiden kayttoon, jos tuotetta kaytetdan sairaalassa yksittéaisilla potilailla 1&8kérin
ammatillisen vastuun alaisuudessa'’ Tamé niin kutsuttu sairaal apoikkeus edel lytta,
ettd tdlaisissa tapauksissa sovelletaan luvan saaneisiin |aékkeisiin sovellettavia
vaatimuksia vastaavia laatua, |jdljitettavyyttd ja ladketurvatoimintaa koskevia
kansallisia vaatimuksia.

Sairaalapoikkeus mahdollistaa ATMP-laékkeen antamisen potilaille valvotuissa
olosuhteissa, jos luvan saanutta |88ketta ef ole saatavilla. Lisdks se helpottaa pitkalle
kehitettyjen terapioiden tutkimusta ja kehittdmista voittoa tavoittelemattomissa
organisaatioissa (kuten tiedeyhtei sossé ja sairaal oissa) ja voi olla arvokas keino saada
tietoa ennen myyntiluvan hakemista.

Asetuksen voimaantulosta lahtien saatu kokemus kuitenkin osoittaa, etta
sairadlapoikkeuksen lilan lagja kayttd voi vadhentéd myyntilupahakemuksia.
Myyntiluvan saaneilla ATMP-l&8&kkeilla on etenkin suuremmat kehitys- ja
yllapitokustannukset kuin sairaal apoikkeuksen nojalla saataville asetettavilla ATMP-
|a8kkeilld, koska myyntilupaan liittyy tiukemmat tietovaatimukset ja markkinoille
saattamisen jalkeiset velvoitteet. Myyntilupaa hakevat kehittgjét saatetaan néin ollen
epaedullisempaan kilpailuasemaan tuotteita sairaalapoikkeuksen nojalla kaupan
pitaviin ndhden.

Sairaalapoikkeuksen muodostuminen tavanomaiseks reitiksi pitéd kaupan pitkalle
kehitettyja terapioita vaikuttais haitallisesti kansanterveyteen. Ensinnakin kliiniset
tutkimukset ovat edelleen padasiallinen keino saada luotettavaa tietoa |a8kkeen
tehokkuus- ja turvalisuusprofiilista, ja monimutkaisten |d8kkeiden systemaattinen
annostelu potilaille ilman asianmukaisia kliinisia tutkimuksia voisi aiheuttaa riskin
potilaalle. Toiseks hoidon tehokkuutta ja turvallisuutta koskevien tietojen keruu
heikentyisi vakavasti, koska kukin paikka tuottaisi ainoastaan pientd potilasméaéréa
koskevia tietoja eika tietoja toimitettaisi toisen sellaisen jasenvaltion viranomaisille,
jossa samantyyppisté tuotetta saatetaan kayttéd samoin sairaal apoikkeuksen nojalla.
Kyseinen hoito el myoskaén olisi kaikkien potilaiden saatavilla EU:ssa.

Néan ollen on téarkedd saattaa keskenddn tasapainoon tarve varmistaa ATMP-
|a8kkeiden asettaminen potilaiden saataville vasta niiden laadun, tehokkuuden ja
turvallisuuden asianmukaisen osoittamisen jalkeen sekd tarve helpottaa uusien
hoitojen saantia varhaisessa vaiheessa, jos l|aéketieteelliset tarpeet eiva ole
téyttyneet.

Julkisessa kuulemisessa oltiin huolissaan myds ditad, ettel  jasenvaltioiden
poikkeuksen soveltamiselle asettamia edellytyksid ole yhdenmukaistettu. Kyseista
poikkeusta kaytetdan jasenvaltioissa hyvin eri tavoin osittain ilmaisun " muuten kuin
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o



F

4.3.
43.1.

4.3.2.

rutiininomaisesti” merkitystd koskevien erilaisten |8hestymistapojen vuoksi.
Esimerkiks joissakin j&senvaltioissa, joissa potilaiden enimméaismaara on
vahvistettu, kasitettd "muuten kuin rutiininomaisesti” tulkitaan suppeasti, ja toisissa
jasenvaltioissa e ole maaritetty mitéén ragjaa, vaan poikkeusta sovelletaan
tapauskohtai sesti.

Selkeyttamalla sairaalapoikkeuksen soveltamisedellytyksia ja niihin  liittyvia
vaatimuksia voitaisiin parantaa pitkélle kehitettyjen terapioiden sisamarkkinoiden
toimintaa. Tassa yhteydessa olisi pohdittava asianmukaisesti tulosten, erityisesti
kielteisten tulosten, raportointia, jotta potilaat eivéa atistu tarpeettomasti
vaaralisille/tehottomille hoidolle.

Selkeyttamisestéa voisi olla hydtya myos seuraavissa asioissa

— muiden kuin  sairadapoikkeusta  koskevien  direktiivin 2001/83/EY
poikkeusséénnosten (erityisesti 5 artiklan 1 kohdan) merkitys ATMP-laékkeiden
yhteydessa

— sairaalapoikkeuksen soveltamisalaan kuuluvan tuotteen kéyttsta luotujen tietojen
merkitys myyntilupahakemuksen yhteydessa.

Asetuksen soveltamisala ja ATM P-ladkkeiden luokittelu
ATMP-asetuksen soveltamisala

ATMP-la8kkeind pidetddn seuraavia kolmea |88ketyyppi& geeniterapiat, somaattiset
soluterapiat ja kudosmuokkaustuotteet. Sen arviointi, kuuluuko tuote johonkin edella
mainituista luokista, voi edellyttéd monimutkaisia tieteellisia arviointgja. Voi olla
vaikea vastata erityisesti siihen, onko eldvan materiaalin kasittelya pidettava
merkittdvana muokkauksena. Myos kysymys siitd, onko solujatai kudoksia tarkoitus
kayttéd samaan toimintoon vastaanottagjassa kuin luovuttajassa, voi olla haasteellinen
joissakin tapauksissa (esim. luuydinmateriaalin yhteydesss).

CAT:n kokemus ATMP-ladkkeiden eri luokkien médritelmien soveltamisesta
osoittaa, ettd madritelman joitakin ndkokohtia voitaisiin vield selkeyttds, jotta
voidaan varmistaa oikeudellisten méaaritelmien parempi soveltuminen yhteen
taustalla olevan tieteellisen todellisuuden kanssa.

Koska pitkdlle kehitettyjen terapioiden aalla tapahtuu nopeaa tietedlista kehitysta,
geeniterapioiden, somaattisten soluterapioiden ja kudosmuokkaustuotteiden
madritelmia on lisdks térkedd arvioida jatkuvasti. Koko agan kehitetéédn uusia
innovatiivisia tuotteita, jotka evéd kuulu selkeasti nykyisten sd8nnosten
soveltamisalaan. Esimerkiksi sellaisten laitteiden kehittaminen, jotka mahdollistavat
solujen tai kudosten keruun, Kké&sittelyn suljetussa ymparistossd  ja
uudelleeninjektoinnin luovuttajaan samalla menetelmalla heréttéa kysymyksia siita,
miten tdllaisia hoitoja olis sdanneltava (erityisesti muun kuin homologisen ké&yton
tapauksessa).

Luokittelu

Yha useammilla innovatiivisilla biologisilla tuotteilla on ominaispiirteitd, jotka
voisivat kuulua useamman eri sdantelyjarjestelman soveltamisalaan (esim. 188kkeset,
la&kinndlliset laitteet, kosmeettiset valmisteet tai kudokset ja solut). Uusiin tuotteisiin
sovellettava sddntelyjarjestelma on tarkedd selvittédd, jotta saavutetaan riittava
kansanterveyden suojelun taso. Kehittgjilla on oltava selked kasitys myos heidan
tuotteisiinsa sovellettavasta séantelykehyksestd, jotta kehitysprosess voidaan
mukauttaa asiaa koskeviin vaatimuksiin.
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On kuitenkin ilmoitettu tapauksista, joissa jasenvatioiden toimivaltaiset
viranomaiset olivat tehneet erilaisia pagtelmia siitd, onko tuotetta pidettdva ATMP-
|a8kkeend. EU:ssa esiintyvdt ATMP-ld8kkeiden luokittelua koskevat erot todettiin
huolenaiheeksi myds julkisessa kuulemisessa, jonka komission yksikét toteuttivat
téma kertomuksen laadinnan yhteydessa.

Se, ettd samaan tuotteeseen saatetaan soveltaa erilaisia vaatimuksia EU:ssa,
tarkoittaa, etta kansanterveyden suojelun taso vaihtel ee potilaan asuinpaikan mukaan.
Se, ettéd samaa tuotetta voidaan pitéd kaupan eri saantelyjarjestelmien nojalla, on
haitallista kansanterveyden ndkokulmasta, ja se myds heikentda kannustimia kehittéa
ATMP-ladkkeita. Ensinndkin epavarmuus tuotteen markkinapotentiaalista estéa
investointgja. Toiseksi saman tuotteen erilainen luokittelu vaaristaa kehittgjien valista
Kilpailua. Erilaisten séantelyjarjestelmien soveltaminen EU:ssa estéa myds kyseisten
tuotteiden vapaan liikkuvuuden.

ATMP-asetuksessa viraston tehtavéksi osoitettiin tieteellisten suositusten antaminen
pitkélle kehitetyn terapian luokitteluista. Neuvontaa annetaan maksutta, eika se ole
sitovaa.

ATMP-asetuksessa sdddetylla luokittelujarjestelmalla on osoitettu olevan kaksi
vahvuutta. Ensinndkin keskitetylla arvioinnilla varmistetaan yhtendinen nakokanta
koko EU:ssa jaluodaan varmuutta. Toiseks taman palvelun maksuttomuus on saanut
pienet yritykset kayttdmaan kyseista jarjestelmaa (ks. 3.3 jakso). Komissio pitéa téata
myonteisend tuloksena, koska se voi auttaa varmistamaan kyseisten tuotteiden
kehitysprosessin  suunnittelun varhaisessa vaiheessa siten, ettd maksimoidaan
mahdollisuudet saada myyntilupa.

NyKkyisessa luokittel ujérjestelméassa on kuitenkin myds joitakin puutteita. Ensinnakin
kehittgj &, joka paéttda pitda tuotetta kaupan tuottamatta tehokkuutta ja turvallisuutta
koskevia tietoja jaltai tayttamatta ladkkeisiin tavallisesti sovellettavia laatua ja
|&8keturvatoimintaa koskevia vaatimuksia, voi jéttéa ottamatta huomioon CAT:n
padtelman, jonka mukaan tuote on ATMP-la&ke. Toinen nykyisen jarjestelman
rgjoitus on se, etteivat jasenvaltioiden toimivaltaiset viranomaiset voi pyytdd CAT:n
nakemysta pohtiessaan, onko tuotetta pidettédva ATM P-188kkeena.

ATMP-ladkkeiden myyntilupaa koskevat vaatimukset

Yleisia nakokohtia

ATMP-asetus perustuu kemikaalipohjaisille [88kkeille tarkoitettuihin menettelyihin,
kasitteisiin ja vaatimuksiin. ATMP-la&kkeilla on kuitenkin hyvin erilaisia
ominaispiirteitd. Lisdksi toisin kuin kemikaalipohjaisten |88kkeiden tapauksessa,
pitkdle kehitettyja terapioita koskevan tutkimuksen tekeva enimmakseen
tiedeyhteiso, voittoa tavoittelemattomat organisaatiot ja pk-yritykset, joilla on pienet
taloudelliset resurssit ja joihin e usein sovelleta l|adkkeitd koskevaa
séantelyjarjestelmaa.

Komission direktiivissa2009/120/EY sd&detddn sellaisia tietoja koskevista
mukautetuista vaatimuksista, jotka hakijoiden on toimitettava hakiessaan ATMP-
|aékkeen myyntilupaa. Lisdks annetaan mahdollisuus soveltaa riskianalyysiin
perustuvaa lahestymistapaa laatua koskevien, ei-kliinisten ja kliinisten tietojen
lagj uuden méarittamiseksi.

Julkinen kuuleminen kuitenkin osoittaa, etta erityisesti laadun yhteydessa toivotaan
lagjalti lisda joustavuutta, jotta voidaan varmistaa, ettd myyntilupahakemusta
koskevissa vaatimuksissa otetaan asianmukaisesti huomioon ATMP-l&8kkeiden
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tieteellinen kehitys ja erityisominaisuudet. Tété mielta ovat olleet vastagjat, jotka
edustavat  teollisuutta, potilaita, sairaaloita, tiedeyhteisba ja voittoa
tavoittelemattomia organisaatioita.

Mahdollisten laatu- tai tehokkuus-/turvallisuustietoja koskevien vaatimusten
erityismukautusten lisaksi on ehdotettu, ettd tutkitaan myds sdantel ykustannusten
pienentamiseks sallittavia vaihtoehtoisia |ahestymistapoja, jotta pitkalle kehitetyille
terapioille voidaan antaa akusysdys. N&an ollen useat julkiseen kuulemiseen
vastanneet ehdottivat, etta erityisesti tapauksissa, joissa |aéketieteel liset tarpeet eivét
ole tayttyneet, otetaan kayttbon vahdisten tietojen perusteella myonnettéava
rgjoitetusti kaytettdva myyntilupa. Rajoitetusta kaytosta keréttyja tietoja voitaisiin
kayttda mydhemmin myyntiluvan | agjentamiseen tavanomaiseksi luvaksi.

Autologiset ATMP-la&kkeet

Autologisten tuotteiden tapauksessa potilaasta kerdtéan solujalkudoksia, joita
kasitelldan tai lagennetaan ja jotka lopuks viedddn takaisin samaan potilaaseen.
L &htdaine (solut/kudokset) on erilainen jokaisella potilaalla, minka vuoksi kyseisten
tuotteiden valmistusprosessissa on erityispiirteita muihin |a8kkeisiin verrattuna.

Kaikkien autologisten tuotteiden valmistukseen e liity kuitenkaan samoja haasteita.
Tastd syystd on asianmukaista erottaa toisistaan kaks eri tapausta. Yhtadta on
autologisia tuotteita, joissa potilaan solut/kudokset kuljetetaan 188keyhtioon, josta
lopullinen |d8ke toimitetaan takaisin sairadlaan implantoitavaksi/injektoitavaks
samaan potilaaseen. Keskitetyn myyntiluvan saaneet ChondroCelect, MACI ja
Provenge ovat esimerkkegja tallaisista autologisista ATMP-laékkeistd. Toisaalta on
tapauksia, joissa potilaan soluja/lkudoksia kéasitelléén sairaalassa (esim. solujen
erottamiseen ja kasittelyyn kehitetyilla la&kinndlisilla laitteilla) ennen
uudelleenannostel ua samaan potil aaseen.

Julkisessa kuulemisessa jotkut vastagjat katsoivat, ettel autologisia ATMP-ladkkeita
pitais sddnnelld 1&8kkeind. Téllainen |dhestymistapa vahentdisi kyseisten tuotteiden
kayttoon liittyvia kehityskustannuksia, mutta komission mielesta tarve varmistaa
riittdvd kansanterveyden suojelun taso olis asetettava etusijalle taloudellisiin
nakokohtiin ndhden.

Saantelemdlla kyseisia tuotteita |d8kkeina varmistetaan, ettéa riippumaton pitkédle
erikoistunut elin on pitanyt niiden riski-hyotysuhdetta positiivisena, etta potilaita
seurataan hoidon jakeen ja ettd terveydenhuollon ammattihenkil6t voivat tuntea
hoidon pysyvét vaikutukset (paitsi turvallisuuden myos tehokkuuden kannalta).

On kuitenkin térkedd, ettd autologisiin tuotteisiin sovellettavat vaatimukset ovat
oikeasuhteisia ja mukautettu tuotteiden erityisominaisuuksiin. Edellyttamalla, etta
sairaal assa ennen potilaaseen annostel emista valmistetut autologiset tuotteet tayttavat
kemikaalipohjaisiin vakiolaékkeisiin sovellettavat laadunvalvonta- ja
vamistusvaatimukset, estettédisiin kaytdnnossa tallaisten hoitojen kehittaminen,
sairaal akohtainen valmistuslisenssi.

ATMP-yhdi stel mél dakkeet

ATMP-yhdistelmalddke on ATMP-lééke, joka sisdltda eldvia soluja ta kudoksia ja
johon sisdltyy tuotteen olennaisena osana vahintéan yks lagkinndlinen laite. Myds
sellaiset ATMP-laékkeet, joihin sisdltyy laite mutta jotka siséltéavét elottomia soluja
ta kudoksia, ovat ATMP-yhdistelmélddkkeitd, jos solujen/kudosten vaikutus
Ihmiskehoon on laitteen vaikutukseen verrattuna merkittavampi.
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Nykyisten saéntdjen mukaan CAT suorittaa ATMP-yhdistelma ddkkeen lopullisen
tieteellisen arvioinnin. Laitteen osan kohdalla viraston on kuitenkin luotettava
ilmoitettujen laitosten tekemaén arviointiin (jos sellainen on saatavilla). Jos
ilmoitettujen laitosten tekemda arviointia e ole saatavilla, viraston on
lahtokohtaisesti kuultavan jotakin téllaistalaitosta, ellei CAT pida sitd tarpeettomana.

Julkinen kuuleminen osoitti, etté |88kinnallisen laitteen ja l&8kkeen erillista arviointia
pidetéan lagjalti kohtuuttomana rasitteena, jos laitetta ei pideta kaupan erikseen. Néain
ollen kannatettiin voimakkaasti periaatetta, jonka mukaan ATMP-188kkeille tehdaan
yksi (CAT:n suorittaman) arviointi, jos laite on tuotteen olennainen osa (tdméa koskee
siis kaikkia ATMP-yhdistelmaléékkeitd). Lisaks julkisessa kuulemisessailmeni, etta
sidosryhmien on vaikea ymmaéartéa viraston ja ilmoitettujen laitosten vaélista
vuorovaikutusta kaytanndssa.

Riskiksi todettiin my6Gs se, ettd nykyinen toimintakehys kannustaa kehittgjia
mieluummin kayttdmaén jo luvan saaneita l&dkinndllisia laitteita (vaikka kaytto
ATMP-yhdistel mél 88kkeessa poikkeais laitteen aiotusta kaytostd) kuin kehittamaan
uusia, paremmin kohdennettuja laitteita. Tallainen toimintatapaa voi johtua
kasityksestd, ettda CE-merkinndn  saaneen  laitteen  valinta  helpottaa
séantelymenettelya

Myyntilupamenettely

ATMP-asetuksessa  edellytetddn, ettd  pitkdlle  kehitettyjen  terapioiden
myyntilupahakemukset toimitetaan virastolle. Niiden tietedlliseen arviointiin
osallistuu enintédn viis komiteaa seuraavasti:

1) CAT arvioi myyntilupahakemuksen ja antaa lausuntonsa ihmisille tarkoitettuja
|aakkeita kasittelevalle komitealle, jdjempéana’ CHMP' .

i)  CHMP antaa lausunnon, joka toimitetaan komissiolle.

iii) La&dketurvalisuuden riskinarviointikomitea (PRAC) antaa CHMPille
suosituksia lé&keturvatoimintaan liittyvista asioista.

iv) Lastenladkekomitea (PDCO) puuttuu nakokohtiin, jotka liittyvat Euroopan
parlamentin ja neuvoston asetuksessa (EY) N:01901/2006' asetettuihin
velvoitteisin.

v)  Harvinaidadkkeita kéasitteleva komitea (COMP) antaa komissiolle tieteellisia
lausuntoja nakokohdista, jotka liittyvdt harvinaisléékkeitd koskevien
kannustimien soveltamiseen (kyseinen komitea osallistuu menettelyyn vain, jos
hakija hakee harvinai slédkkeen asemaa).

Nykyisen myyntilupamenettelyn hallinnointi  on osoittautunut  k&ytanndssa
monimutkaiseksi, ja se on lisdks haasteellinen mahdollisille hakijoille, jotka ovat
tavallisesti yksikkdja, joihin e sovelleta keskitettyd myyntilupamenettelyd. Tassa
yhteydessd julkinen kuuleminen osoitti, efta virastossa toteutettavaa ATMP-
|&8kkeiden arviointimenettelya pidetéén liian vaivalloisena erityisesti pk-yrityksille
javoittoa tavoittelemattomille organisaatioille.

Lyhyesti sanoen ATMP-asetuksen voimaantulosta ldhtien saatu kokemus osoittaa,
ettd ATMP-laékkeiden arviointimenettelya voidaan yksinkertaistaa. Kyseisen

Euroopan parlamentin ja neuvoston asetus (EY) N:0 1901/2006 |astenl 88kkeista seké asetuksen (ETY)
N:0 1768/92, direktiivin 2001/20/EY, direktiivin 2001/83/EY ja asetuksen (EY) N:0 726/2004
muuttamisesta (EUVL L 378, 27.12.2006, s. 1).
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menettelyn yksinkertaistamisesta on hyttya mahdollisille hakijoille, ja silla pitéisi

téta tehtdvad koskeva vastuu jaetaan selkeasti virastossa.

Sertifiointi

Viraston toteuttama laatua koskevien ja muiden kuin kliinisten tietojen sertifiointi oli
uus véline, jolla oli tarkoitus auttaa pk-yrityksid houkuttelemaan sijoituksia /
saamaan tuloja ATMP-ladkkeiden kehittdmiseen. Tieteelliseen neuvontaan

sovellettujen alennusten mukaisesti virasto alensi  pk-yritysten esittdmien
sertifiointipyyntéjen maksuja 90 prosenttia.*®

Vastaanotettujen sertifiointihakemusten erittéin vadhainen maara on kuitenkin ollut
kaupallisten yksikkojen jéattamisesta sertifiointijarjestelman ulkopuolelle. Taman
valineen arvoa voitaisiin néin ollen liséta lagjentamalla sellai sten hakijoiden luokkaa,
jotkavoivat hakea sertifiointia.

Julkisen kuulemisen tuloksista ja EMA:n toteuttamasta kyselyst&?® ilmenee, ettd
sertifioinnin arvoa voitaisiin lisdta joillakin muutoksilla, kuten selkeyttamalla
sertifiointi- ja myyntilupamenettelyjen vdista yhteyttd ta lagentamalla
sertifiointijarjestelmaé asian muihin osiin (kliinisiin nakdkohtiin).

Tieteellinen neuvonta

ATMP-ladkkeiden kehittdjien ja viranomaisten valiset varhaiset sopimukset ovat
térkeitd, jotta voidaan varmistaa, ettéd kehitystoimet suunnitellaan mahdollisimman
hyvin myyntiluvan saantia koskevien mahdollisuuksien maksimoimiseksi. On
erityisen tarkedda, ettéa kehittgéat, jotka eva tunne myyntilupamenettelyja,
ymmartavat tuotteen tehokkuuden ja turvallisuuden osoittamista koskevat
vaatimukset heti kehitystyon alkuvaiheessa.

Jotta ATMP-laékkeiden kehittgéa saataisiin keskustelemaan  tuotteidensa
kehittamisestd viraston kanssa, ATMP-asetuksessa saadettiin tieteellistd neuvontaa
koskevien pyyntdjen maksuihin myonnettavistéa huomattavista alennuksista. Alennus
oli pk-yritysten tapauksessa jopa 90 prosenttia.

Viraston tassa kertomuksessa tarkasteltavana g anjaksona vastaanottamien tieteellista
neuvontaa koskevien pyyntojen suuri madra on myonteista kehitystd, joka voi edistéa
tutkimuksen menestyksekasta siirtamista |aékkeisiin. Erityisen merkityksellistd on se,
ettd valtaosa tieteellistd neuvontaa koskevista pyynnoista oli perdisin pk-yrityksilta
(ks. 3.5jakso). Pk-yrityksiin sovellettava huomattava alennus on siis osoittautunut
tehokkaaksi.

Tiettyjen voittoa tavoittelemattomien organisaatioiden jattaminen
maksukannustimien ulkopuolelle todettiin julkisessa kuulemisessa sen sSijaan
puutteeksi. Tiedeyhteisdn esittdmien tieteellistd neuvontaa koskevien pyyntdjen
pienestad prosenttiosuudesta (6 %) voidaan péételld, etta pk-yrityksiin sovellettavaa
alennusta vastaava maksualennus voisi kannustaa akateemisessa (tai muussa voittoa
tuottamattomassa) yksikossa tyoskentelevid tutkijoita pyytamddn virastolta
tieteellisté neuvontaa.
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http://www.ema.europa.eu/docs/en GB/document_library/Other/2013/02/\WC500138476.pdf
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Myyntilupahakemusta ja markkinoille saattamisen jalkeisa velvoitteita
koskevat maksukannustimet

Pk-yrityksiltd ja sairaaoilta perittéavia myyntilupahakemukseen ja (ensimmaéisena
luvan myontamisen jalkeisend vuonna toteutettaviin) markkinoille saattamisen
jakeisiin toimiin liittyvia maksuja aennettiin 50 prosenttia, jos ATMP-ld8ke on
kansanterveyden kannalta térked. Kyseisia maksualennuksia kuitenkin rajoitettiin
gjallisesti, eilka niitd enda sovelleta.

Néaiden maksukannustimien vaikutuksesta on vaikea tehda yleisia padtelmid, koska
niiden voimassaol oai kana myonnettiin ainoastaan kaksi myyntilupaa. Y leisesti ottaen
markkinoille saattamisen jalkeisiin toimiin liittyvat kustannukset voivat kuitenkin
olla hyvin suuria, etenkin jos markkinoille saattamisen jélkeisia velvoitteita on
paljon. Pienilla yrityksilla el vattamatta ole varaa tdlaisiin kustannuksiin etenk&an
ennen kuin |88kkeesta voidaan saada tuloja (eli ennen korvausmenettelyista
vastaavien kansallisten elinten suostumusta).

PAATELMAT

Pitkélle kehitetyista terapioista voi olla suurta hyétya potilaille. Niihin liittyy viela
kuitenkin monia tuntemattomia tekij6itd, mink& vuoks asianmukainen valvonta on
tarked, jotta voidaan estéda kansanterveyteen kohdistuvat haitalliset vaikutukset.

ATMP-asetuksella suojellaan potilaita edellyttdmalld, ettd EU:n parhaat saatavilla
olevat asiantuntijat suorittavat ATM P-laékkeen riippumattoman arvioinnin tiukkojen
laatu-, tehokkuus- ja turvallisuusvaatimusten mukaisesti ennen tuotteen asettamista
potilaiden saataville.

Liian hankalat vaatimukset voivat kuitenkin vaikuttaa haitallisesti kansanterveyteen,
koska ne voivat estda patevét hoidot tayttymatta jaénel den | 88keti eteel listen tarpeiden
yhteydessd. Taman aan sdantelyn pitdis auttaa luomaan edellytykset, joilla
helpotetaan uusien ladkkeiden markkinoille tuloa ja varmistetaan samalla
kansanterveyden korkeatasoinen suojelu. Lisaksi on térkedd, etta sdéntelykehysta
mukautetaan nopeaan tieteelliseen kehitykseen.

ATMP-asetuksen voimaantulosta lahtien saadun kokemuksen perusteella voidaan
maarittéd muun muassa seuraavat mahdollisuudet auttaa tutkimuksen siirtdmista
koko EU:ssa potilaiden saatavilla oleviin ATMP-ladkkeisiin ja yll&pitda samalla
kansanterveyden korkeatasoi sta suojelua:

—  ATMP-asetuksen soveltamisalaa selkeytetéan viimeistelemdla ATMP-
|aékkeiden nykyisia méaritelmia ja pohtimalla asianmukaista sdantelykehysta
sellaisia uusia innovatiivisia tuotteita varten, joihin el voida soveltaa nykyisia
saannoksia.

- Harkitaan toimia, joilla voidaan valttda ATM P-188kkeiden luokittelussa olevat
erot EU:ssa

- Selkeytetégdn sairaalapoikkeusten hakuedellytyksia ja niistd saatujen tietojen
merkitysta myyntilupamenettel yjen yhteydessa.

—  Tarkistetaan ATMP-la&kkeiden lupavaatimuksia, jotta voidaan varmistaa, etté
sovellettavat vaatimukset ovat oikeasuhteisia ja ettd ne on mukautettu hyvin
kyseisten |aakkeiden erityisominaisuuksiin erityisesti autologisten tuotteiden
tapauksessa.
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Myyntilupamenettelyja yksinkertai stetaan.

Lagjennetaan  sertifiointimenettelya sekd selkeytetddn sertifiointi- ja
myyntilupamenettelyjen valista yhteytta.

Akateemisessa tai voittoa tuottamattomassa yksikdssa tyoskenteleville ATMP-
|aékkeiden kehittgjille luodaan suotuisampi  ympéristé muun muassa
edistamalla varhaisia kontakteja viranomaisten kanssa, myontamalla alennusta
tieteellisestd neuvonnasta  perittéavistd maksuista ja lagentamala
sertifiointijarjestelmaa kyseisiin kehittgiin.

Harkitaan mahdollisia maksukannustimia, jotta voidaan vahentéa markkinoille
saattamisen ja keisten velvoitteiden taloudellisia vaikutuksia.
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