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Tuomion tiivistelma

1. Jdsenvaltioiden lainsddddnnon ldhentdminen — Yhtendinen lainsddddnto — Ihmisille tar-
koitetut lddkkeet — Harvinaislddkkeet — Harvinaislddkkeeksi mddrittelemisessd noudatet-
tava menettely

(Euroopan parlamentin ja neuvoston asetuksen N:o 141/2000 3 artiklan 1 kohta; komissi-
on asetuksen N:o 847/2000 3 artikian 2 kohta)

2. Jdsenvaltioiden lainsddddnnon lihentdminen — Yhtendinen lainsddddnto — Thmisille tar-
koitetut lddkkeet — Harvinaislddkkeet — Harvinaislddkkeeksi mddrittelemisessd noudatet-
tava menettely

(Euroopan parlamentin ja neuvoston asetuksen N:o 141/2000 4 artikla)
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3. Jasenvaltioiden lainsddddnnon ldhentdminen — Yhtendinen lainsddddnto — Ihmisille tar-

koitetut lddkkeet — Harvinaislddkkeet — Harvinaislddkkeeksi mdédrittelemisessd noudatet-

tava menettely

(Euroopan parlamentin ja neuvoston asetuksen N:o 141/2000 5 artikla)

Harvinaisldakkeistd annetun asetuk-
sen N:o 141/2000 3 artiklan 1 kohdan a
alakohdan ensimméisen alakohdan ja
b alakohdan mukaan lddkkeen, jonka
harvinaisldakkeeksi maérittelemistd on
haettu, rahoittajan on osoitettava, ettd se
on tarkoitettu harvinaisen sairaudenti-
lan diagnosointiin, ehkéisyyn tai hoitoon
ja ettd mainittuun sairaudentilaan ei ole
vield olemassa tyydyttdvda luvan saanut-
ta diagnoosi-, ehkiisy- tai hoitomenetel-
mad. Sitd vastoin mahdollisen ladkkeen,
joka on tarkoitettu sellaisen harvinaisen
sairaudentilan hoitoon, johon on jo ole-
massa téllainen tyydyttdvé luvan saanut
diagnoosi-, ehkdisy- tai hoitomenetelm4,
rahoittajan ei ole ainoastaan osoitettava
tdméin saman 3 artiklan 1 kohdan a ala-
kohdan ensimmadisen alakohdan nojal-
la, ettd kyseinen ladke on tosiasiallisesti
tarkoitettu harvinaisen sairaudentilan
diagnosointiin, ehkdisyyn tai hoitoon,
vaan kyseisen 3 artiklan 1 kohdan b ala-
kohdan nojalla my0s, ettd mahdollisesta
ladkkeestd on merkittavaa etua tallaisesta
sairaudentilasta kirsiville potilaille.
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Merkittava etu madritellddn siis olemas-
sa olevan ja luvan saaneen hoidon tai
ladkkeen kanssa tehtdvan vertailevan
arvioinnin perusteella. "Kliinisesti mer-
kityksellista hyotyd” ja “suurta vaikutusta
potilaan hoitoon’, joihin lddkkeiden har-
vinaisladkkeiksi méiarittelemista koske-
vien arviointiperusteiden soveltamista
koskevista sddnnoksista sekd “vastaa-
vanlaisen lddkkeen” ja "kliinisen parem-
muuden” késitteiden maarittelemisesta
annetun asetuksen N:o 847/2000 3 artik-
lan 2 kohdassa olevan merkittavian edun
madritelmin mukaan mahdollisesta har-
vinaislddkkeesté oleva merkittdvi etu pe-
rustuu, voidaan nimittdin arvioida vain
vertaamalla tété ladkettd jo luvan saanei-
siin hoitoihin.

Koska mahdollisesta ldadkkeestd, jonka
médrittelemistd harvinaislddkkeeksi on
haettu, ei ehkd ole juurikaan kliinistd
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kokemusta, rahoittajan on todennikoi-
sesti osoitettava merkittdva etu oletus-
ten perusteella, joita rahoittajan todis-
teeksi toimittamien tietojen on tuettava.
Ainoastaan unionin sdédnnokset, jotka
koskevat harvinaislddkkeeksi maarittele-
misen perusteita, ovat merkityksellisid,
joten se, ettd lddke tayttda toisten valtioi-
den harvinaislddkkeeksi maérittelemista
koskevat edellytykset, on tdssd yhtey-
desséd merkityksetonta.

(ks. 41-43, 49 ja 57 kohta)

Harvinaislddkkeistd annetussa asetukses-
sa N:o 141/2000 saddetty harvinaisldak-
keeksi maédrittelemisessd noudatettava
menettely on hallinnollinen menettely,
jossa suoritetaan monitahoisia tieteel-
lisia arviointeja, joissa komissiolla on
laaja harkintavalta. Néin ollen on sité
suuremmalla syylld kunnioitettava yh-
teison oikeusjdrjestyksessd vahvistettuja
hallinnollisissa menettelyissdé noudatet-
tavia takeita, joihin kuuluu velvoite tut-
kia huolellisesti ja puolueettomasti kaikki
kasiteltavina olevan tapauksen kannalta
merkitykselliset seikat. Tétd velvoitet-
ta ei tdytetd asianmukaisesti, jos harvi-
naisldakkeitd kasittelevin komitean lau-
sunnon, johon komissio nojautuu, ovat
laatineet asiantuntijat, jotka ovat puolu-
eellisia. Yhteisojen toimielimid koskeva
puolueettomuusvaatimus ulottuu myos
asiantuntijoihin, joita on kuultu asiassa.
Erityisesti silloin, kun asiantuntijalta pyy-
detddn lausuntoa mahdollisen lddkkeen

vaikutuksista, on térkeéd, ettd hdn suo-
rittaa tehtdvéinsa tdysin puolueettomasti.
Puolueettomuusvaatimuksesta ei kuiten-
kaan voida pédtelld, ettd asiantuntijan
kuulemiselle harvinaislddkkeeksi méa-
rittelemisessd noudatettavassa menette-
lyssé olisi oikeudellinen este yksinomaan
siksi, ettd hdn on jo antanut lausunnon
samasta ladkkeestd toisessa menettelyssi
eli jossain unionin jasenvaltiossa kdydys-
sd kansallisessa menettelyssa.

(ks. 77, 88 ja 93 kohta)

Harvinaislddkkeistd annetun asetuksen
N:o 141/2000 5 artiklassa sdddetylle me-
nettelylle on ominaista, ettd harvinais-
ladkkeitd kasittelevdn komitean suorit-
tamalle objektiiviselle ja perusteelliselle
tieteelliselle mahdollisten lddkkeiden te-
hokkuutta koskevalle arvioinnille on an-
nettu keskeinen asema. Koska komissiol-
la ei ole mahdollisuutta tehda ladkkeen
tehosta ja/tai haitallisuudesta tieteellisia
arviointeja harvinaisladkkeeksi maaritte-
lemisessd noudatettavassa menettelyssd,
komitean pakollisen kuulemisen tarkoi-
tuksena on antaa komissiolle tieteelliset
arviointiperusteet, jotka ovat valtta-
méttomid, jotta se voi tietoisena kaikis-
ta asiaa koskevista seikoista mééritelld
kansanterveyden korkean suojelun tason
varmistamiseksi soveltuvat toimenpiteet.
Vaikka tdmén komitean antama lausunto
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ei sido komissiota, silla on kuitenkin rat-
kaisevaa merkitystd. Saman asetuksen
5 artiklan 8 kohdan perusteella sitd, ettd
pdétos ei olisi komitean lausunnon mu-
kainen, on nimittdin pidettava poikkeuk-
sellisena tilanteena.

Yhteis6jen tuomioistuinten tehtdvand
on harvinaislddkkeeksi maédrittelemi-
sen epddmisestd tehtyyn komission
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paitokseen kohdistuvan laillisuusval-
vonnan puitteissa valvoa, ettd menette-
lysdantoja on noudatettu, ettd komission
huomioon ottamat tosiseikat pitavét asi-
allisesti paikkansa, ettei ndité tosiseikkoja
ole arvioitu ilmeisen virheellisesti ja ettei
harkintavaltaa ole kdytetty védarin.

(ks. 111 ja 112 kohta)
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