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W Oikeustapauskokoelma

UNIONIN YLEISEN TUOMIOISTUIMEN TUOMIO (seitsemés jaosto)

16 pdivéna toukokuuta 2019*

“Thmisille tarkoitetut ladkkeet — Asetuksen (EY) N:o 141/2000 3 artiklan 1 kohdan b alakohta —
Merkittavan edun kasite — Harvinaisladkkeen saatavuus — Asetuksen
N:o 141/2000 5 artiklan 12 kohdan b alakohta — Komission péétos poistaa ladke harvinaislddkkeiden
rekisterista — Arviointivirhe — Oikeudellinen virhe — Perusteltu luottamus”
Asiassa T-733/17,

GMP-Orphan (GMPO), kotipaikka Pariisi (Ranska), edustajinaan M. Demetriou, QC, E. Mackenzie,
barrister, L. Tsang ja ]J. Mulryne, solicitors,

kantajana,
vastaan

Euroopan komissio, asiamiehinddn K. Petersen ja A. Sipos,

vastaajana,
jossa on kyse SEUT 263 artiklaan perustuvasta vaatimuksesta kumota ihmisille tarkoitetun ladkkeen
"Cuprior — trientiini” myyntiluvan myontdmisestd Euroopan parlamentin ja neuvoston asetuksen
(EY) N:o 726/2004 mukaan 5.9.2017 tehty komission taytantoonpanopaiatos C(2017) 6102 final siltd
osin kuin komissio pddtti tdmdn paatoksen 5 artiklassa, ettd kyseinen ladke ei endd taytd
harvinaisladkkeistda  16.12.1999 annetun Euroopan parlamentin ja neuvoston asetuksessa
(EY) N:o 141/2000 (EYVL 2000, L 18, s. 1) saddettyja harvinaisladkkeeksi rekisteroimisen perusteita ja
ettd Euroopan unionin harvinaisladkkeiden rekisteri olisi sen vuoksi saatettava ajan tasalle.

UNIONIN YLEINEN TUOMIOISTUIN (seitsemds jaosto),

toimien kokoonpanossa: jaoston puheenjohtaja V. Tomljenovi¢ sekd tuomarit E. Bieliinas ja
A. Kornezov (esitteleva tuomari),

kirjaaja: hallintovirkamies P. Cullen,
ottaen huomioon asian kirjallisessa késittelyssa ja 13.12.2018 pidetyssd istunnossa esitetyn,

on antanut seuraavan

* Oikeudenkdyntikieli: englanti.
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tuomion'®

Oikeudenkidyntimenettely sekéd asianosaisten ja muiden osapuolten vaatimukset

Kantaja nosti nyt kasiteltdavin kanteen unionin yleisen tuomioistuimen kirjaamoon 2.11.2017
toimittamallaan kannekirjelmalla.

Kantaja esitti samana paivand véilitoimihakemuksen, joka hyléttiin 23.11.2018 annetulla maaréykselld
GMPO v. komissio (T-733/17 R, ei julkaistu, EU:T:2018:839).

Komissio jatti vastineensa 19.1.2018.

Osapuolet jattivat vastauskirjelménsa 12.3.2018 ja 27.4.2018.
Kantaja vaatii, ettd unionin yleinen tuomioistuin

— kumoaa riidanalaisen péaatoksen 5 artiklan ja

— madrdd komission maddritteleméddn Cupriorin harvinaislddkkeeksi ja sen seurauksena saattamaan
unionin harvinaislddkkeiden rekisterin ajan tasalle ja

— velvoittaa komission korvaamaan oikeudenkéyntikulut.
Komissio vaatii, ettd unionin yleinen tuomioistuin
— jattdd kanteen osittain tutkimatta ja hylkad sen joka tapauksessa perusteettomana ja

— velvoittaa kantajan korvaamaan oikeudenkdyntikulut.

Oikeudellinen arviointi

Asiakysymys

Ensimmdinen ja neljds kanneperuste, jotka koskevat asetuksen N:o 141/2000 3 artiklan 1 kohdan b
alakohdassa tarkoitetun kisitteen “merkittivi etu” tulkinnassa tehtyd oikeudellista virhetti ja
kantajan esittdimdn ndyton arvioinnissa tehtyd ilmeistd arviointivirhettd

1 Théstd tuomiosta on otettu tihdn vain kohdat, joiden julkaisemista unionin yleinen tuomioistuin pitaé aiheellisena.
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Aivan aluksi on todettava, ettd harvinaislddkkeitd koskevassa menettelyssd on kaksi erillistd vaihetta.
Ensimmadinen vaihe koskee ladkkeen mairittelemistd harvinaislddkkeeksi ja toinen harvinaislddkkeeksi
madritellyn ladkkeen markkinoille saattamista koskevan luvan myontamistd ja siihen liittyvaa
kaupallista yksinoikeutta. (tuomio 9.9.2010, Now Pharm v. komissio, T-74/08, EU:T:2010:376,
33 kohta).

Harvinaisladkkeeksi madrittelemisessa noudatettavan menettelyn osalta asetuksen
N:o 141/2000 3 artiklassa sdddetddn edellytyksistd, jotka mahdollisen lddkkeen on taytettdvd, jotta se
voidaan madritelld harvinaislddkkeeksi. Asetuksen N:o 141/2000 3 artiklan 1 kohdan b alakohdan
ensimmadisessd vaihtoehdossa sdddetddn, ettd harvinaislddkkeen rahoittajan on osoitettava erityisesti,
ettd siihen sairaudentilaan, jonka hoitoon harvinaislddkkeeksi maéériteltaviaksi haettu lddke on
tarkoitettu, ei ole olemassa tyydyttdvdd unionissa luvan saanutta diagnoosi-, ehkdisy- tai
hoitomenetelmdd. Jos téllainen menetelmd on kuitenkin olemassa, lainsdédtdja on asetuksen
N:o 141/2000 3 artiklan 1 kohdan b alakohdan toisessa vaihtoehdossa antanut mahdollisuuden
madritelld harvinaisladkkeeksi kaikki sellaiset mahdolliset lddkkeet, jotka on tarkoitettu saman
sairaudentilan hoitoon silld edellytykselld, ettd lddkkeen rahoittaja osoittaa, ettd kyseisestd ladkkeestd
on merkittdvdd etua tdllaisesta sairaudentilasta karsiville potilaille (tuomio 9.9.2010, Now Pharm v.
komissio, T-74/08, EU:T:2010:376, 34 kohta).

Merkittavan edun késite madritellaidn asetuksen N:o 847/2000 3 artiklan 2 kohdassa “kliinisesti
merkitykselliseksi ~ hyodyksi  tai  suureksi  vaikutukseksi ~ potilaan  hoitoon”.  Asetuksen
N:o 141/2000 3 artiklan 1 kohdan b alakohdan toisessa vaihtoehdossa, jota voidaan soveltaa
kasiteltdvassd asiassa, merkittdvd etu médritellddn siis suorittamalla vertailu olemassa olevan luvan
saaneen hoidon tai ladkkeen kanssa. ”"Kliinisesti merkityksellistd hyotyd” ja “suurta vaikutusta potilaan
hoitoon”, joihin mahdollisesta harvinaisladkkeestd oleva merkittdvd etu perustuu, voidaan nimittdin
arvioida vain vertaamalla titd lddkettd jo luvan saaneisiin hoitoihin. (ks. vastaavasti tuomio 22.1.2015,
Teva Pharma ja Teva Pharmaceuticals Europe v. EMA, T-140/12, EU:T:2015:41, 64 kohta
oikeuskaytdntoviittauksineen).

Menettelyn toisen vaiheen eli harvinaisladkkeen markkinoille saattamista koskevan luvan osalta on
todettava, ettd tdma vaihe seuraa tarvittaessa sen jilkeen, kun lddke on maédritelty harvinaislddkkeeksi.
Asetuksen N:o 141/2000 5 artiklan 12 kohdan b alakohdasta seuraa, ettd markkinoille saattamista
koskevaa lupahakemusta tutkittaessa tulee varmistaa, ettd tdmén asetuksen 3 artiklassa saddetyt
edellytykset tdyttyvdat yha. Asetuksen N:o 141/2000 5 artiklan 12 kohdan b alakohdan mukaan
harvinaisladkkeeksi mééritelty ladke on nimittdin poistettava harvinaislddkkeiden rekisteristd, jos ennen
markkinoille saattamista koskevan luvan myontdamistd kdy ilmi, ettd ndma edellytykset eivit endd tayty
kyseisen lddkkeen osalta.

Kun rahoittaja siis hakee harvinaislddkkeeksi maaritellylle ladkkeelle markkinoille saattamista koskevaa
lupaa, hdan kdynnistdd samanaikaisesti menettelyn, jossa arvioidaan uudelleen harvinaislddkkeeksi
madrittelyn perusteet. Médrittelyperusteiden tdyttymisen arviointi on harvinaisladkkeita kasittelevin
komitean tehtdvd, ja sen tulee antaa asiassa lausunto. Kasiteltdviand olevassa asiassa komissio ei ole
poikennut harvinaislddkkeitd késittelevin komitean lopullisesta lausunnosta, ja komissio on tdten
hyviksynyt lausunnossa esitetyt pddtelmdt. Nédin ollen on katsottava, ettd unionin vyleiselle
tuomioistuimelle kuuluvan tuomioistuinvalvonnan tulee kattaa kaikki paitelmét tdssd lausunnossa,
joka muodostaa riidanalaisen pédtoksen erottamattoman osan (ks. vastaavasti tuomio 5.12.2018,
Bristol-Myers Squibb Pharma v. komissio ja EMA, T-329/16, ei julkaistu, EU:T:2018:878, 98 kohta).

Niiden tdasmennysten jilkeen on todettava, ettd kantaja vetoaa nyt kisiteltdvidssd asiassa asetuksen
N:o 141/2000 3 artiklan 1 kohdan b alakohdan toiseen vaihtoehtoon. Kantaja siis myontdd, ettd nyt
kasiteltdviand olevassa asiassa Wilsonin tautia sairastaville potilaille on jo tyydyttdvid unionissa luvan
saaneita hoitomenetelmid, mukaan luettuna vertailulddke. Téaltd osin on kiistatonta, kuten myos
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kantaja istunnossa vahvisti, ettd vertailulddke on Kkliinisesti ainakin yhtd tehokas kuin Cuprior, ja ettd
jalkimmadisen ladkkeen markkinoille saattamista koskevan luvan hakemus on perustunut
vertailuldadkkeelld tehtyihin prekliinisiin ja kliinisiin tutkimuksiin.

Kantaja katsoo ensimmadisessd kanneperusteessaan padasiallisesti, ettd Cupriorin markkinoille
saattamista koskevan luvan viliton myontdminen koko unionissa luo “luonnollisen oletuksen”
merkittavastd edusta asetuksen N:o 141/2000 3 artiklan 1 kohdan b alakohdan toisen vaihtoehdon,
asetuksen N:o 847/2000 3 artiklan 2 kohdan, vuoden 2003 tiedonannon ja vuoden 2014 suuntaviivojen
tarkoittamalla tavalla, koska vertailuladke on saanut luvan ainoastaan yhdessa jasenvaltiossa.

Ensinnédkin tdlta osin on huomautettava, ettd yhdessikddn asetuksen N:o 141/2000 ja asetuksen
N:o 847/2000 sddnnoksistd ei sdddetd, ettd harvinaislddkkeen markkinoille saattamista koskevasta
luvasta unionissa olisi sellaisenaan merkittivaa etua verrattuna hoitomuotoon, joka perustuu olemassa
olevaan ladkkeeseen, joka on yhtd tehokas ja saanut jo luvan, vaikkakin vain yhdessi jdsenvaltiossa.

Toiseksi asetuksen N:o 847/2000 3 artiklan 2 kohdan sanamuodon mukaan "merkittiva etu” tarkoittaa
“kliinisesti merkityksellistd hyotya tai suurta vaikutusta potilaan hoitoon”. Nyt késiteltdvéssd asiassa
Cupriorista ei ole kliinistd hyotyd vertailulddkkeeseen verrattuna, joten kantaja vetoaa toiseen
vaihtoehtoon eli potilaan hoidolle aiheutuvaan suureen vaikutukseen.

Tastd madritelméstd seuraa, ettd uuden lddkkeen ja vertailulddkkeen valilla tehtdvdn vertailevan
arvioinnin tulee osoittaa sen lisdksi, ettd uusi ladke tuo potilaille etua ja vaikuttaa heiddan hoitoonsa,
myos se, ettd tdmd etu on “merkittdvd” ja vaikutus hoitoon on ”suuri”. Uuden ladkkeen tarjoaman
hyédyn tulee siis ylittdd tietty médrallinen tai laadullinen kynnysarvo, jotta sitd voidaan pitdd
"merkittdviand” tai "suurena”.

Rahoittajan tulee ndin ollen osoittaa ndyton sekd viitteitddn tukevien konkreettisten seikkojen avulla,
ettd ladke tuo merkittidvéa etua eli ettd se parantaa suuresti potilaan saamaa hoitoa vertailulddkkeeseen
verrattuna, eikd rahoittaja voi ndissd perusteluissaan vedota yleisluonteisiin olettamiin tai vdittdmiin.

Se, ettd vertailulddke on saanut luvan vain yhdessd jasenvaltiossa ei nimittdin yksistddn tarkoita, ettd
muissa jasenvaltioissa olevat potilaat eivit voisi saada ldadketta kayttoonsd lainmukaisesti ja ettd heidan
tarpeisiinsa ei vastattaisi. Unionissa myonnetty lupa ei myodskddn itsessddn takaa, ettd kyseinen lddke
tulisi kaytdnnossa saataville kaikissa jdsenvaltioissa. Myds unionissa luvan saaneiden ladkkeiden
saatavuudessa voi nimittdin olla ongelmia.

Kolmanneksi, vuoden 2003 tiedonanto tukee tétd johtopaétostd. Tiedonannon A. 4 kohdasta nimittdin
seuraa, ettd oletus ldadkkeen tuottamasta merkittavastd edusta, sikdli kun tdmad tarkoittaa “suurta
vaikutusta potilaan hoitoon”, edellyttad valttamattomasti tuekseen tapauskohtaista konkreettisten
todistavien tietojen arviointia. Tarkemmin sanottuna, “hakijan todisteeksi toimittamien tietojen”
(toinen ja kolmas alakohta) tulee tukea hakijan esittimid merkittdvdda etua koskevia oletuksia, ja
hakijan on ”selvitettivd, miksi [toimitus/saatavuusongelmat] johtavat siihen, ettd potilaiden tarpeet
jadvat tayttamatta”, minka lisdksi ndma vaittdmét on perusteltava ”laadullisin ja mééréllisin perustein”
(neljas alakohta).

Vaikka vuoden 2003 tiedonannon A.4 kohdan viidennessi alakohdassa sanotaankin, ettd ”[v]almisteen
mahdollisen saatavuuden osalta [unionin] vdeston kannalta ladkkeelld, joka on saanut luvan ja on
saatavana kaikissa jasenvaltioissa, voidaan katsoa olevan merkittdvdd etua verrattuna vastaavanlaiseen
ladkkeeseen, joka on saanut luvan ainoastaan osassa jdsenvaltioita”, on yhtdaltd todettava, ettd tima
kohta viittaa ladkkeisiin, jotka ovat sekd “saaneet luvan” ettd ovat "saatavana” kaikissa jdsenvaltioissa.
Lisaksi tdssd kohdassa ilmaistaan ainoastaan, ettd tallaisesta lddkkeestd “voidaan” katsoa olevan
merkittdvdd etua. Niin ollen, vaikka téssdé vuoden 2003 tiedonannon kohdassa sanotaan, ettd
mahdollisesta myyntiluvasta unionissa voidaan katsoa olevan merkittéivad etua, on kyseessa kuitenkin
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yksinomaan mahdollisuus, jota tulee kussakin yksittdistapauksessa tukea konkreettisilla todistavilla
tiedoilla, mikéd seuraa myo6s vuoden 2003 tiedonannon edelld esitetyistd kohdista (ks. 42 kohta edelld),
eikd kyseessa ole sitova sddnto tai lakiin perustuva olettama.

Kantaja myo6nsi istunnossa, ettd se ei voi vedota vuoden 2003 tiedonannon A.4 kohdan yhdeksénnessa
alakohdassa kuvattuun vaihtoehtoon, silla sitd ei voida soveltaa nyt kasiteltdvind olevan asian
olosuhteisiin. Kasiteltavand olevassa asiassa vertailulddke on nimittdin saanut luvan Iso-Britannian
markkinoille jo vuonna 1985, mikd on tapahtunut huomattavasti ennen vuonna 2015 tehtya
madrittelyd koskevaa pédtostd, eikd ndin ollen voida perustellusti vaittdd, ettd vertailulddkkeen
rahoittaja olisi pyrkinyt kansallisen luvan hankkimisella estimadn Cupriorin markkinoille saattamista
koskevan luvan saamisen. Vuoden 2003 tiedonannon A.4 kohdan yhdeksdnnesséd alakohdassa kuvattu
vaihtoehto ei ndin ollen ole sovellettavissa késiteltavand olevaan asiaan.

Kantaja vetoaa kuitenkin vuoden 2003 tiedonannon A.4 kohdan kymmenenteen alakohtaan, jonka
mukaan “[unionin markkinoille saattamista koskevan luvan sisdltima] viliton oletus merkittavasta
edusta verrattuna yhdessd tai useassa jdsenvaltiossa myoOnnettyyn kansalliseen lupaan voi riittdd
pitiméaan merkittavin edun oletuksen voimassa”. Jos oletetaan, ettd tima alakohta olisi sovellettavissa
myo6s vuoden 2003 tiedonannon A.4 kohdan yhdeksdnnessd alakohdassa kuvattujen olosuhteiden
ulkopuolella, jotka ovat erilaiset kuin nyt kisiteltdvind olevassa asiassa, on riittdvdd todeta, etté
tassdkin alakohdassa esitetddn yksinomaan mahdollisuus eikd sitovaa sddntod tai lakiin perustuvaa
olettamaa.

Neljanneksi, myos vuoden 2014 suuntaviivat tukevat tatd johtopdatostd. Tamén asiakirjan D.3 kohta
vahvistaa pédasiallisesti vuoden 2003 tiedonannon sisallon. Siind nimittdin myOdnnetddn, ettd yhtaalta
kaikissa jasenvaltioissa luvan saaneesta ladkkeestd "voi” olla merkittivdd etua verrattuna ladkkeeseen,
joka on saanut luvan vain osassa jdsenvaltioita, mutta ettd toisaalta rahoittajan esittdimét perustelut
toimitusten tai saatavuuden mahdollisesta parantumisesta tulee tutkia sen selvittimiseksi, voiko niista
olla kliinisesti olennaista merkittévaa etua potilaille kaikissa jasenvaltioissa.

Viidenneksi se, ettd lddke ei ole saanut lupaa unionissa vaan ainoastaan yhdessé jasenvaltiossa, ei estd
niitd jdsenvaltioita, joissa kyseinen lddke ei ole saanut lupaa, ottamasta kayttoon lakisddteisia
maahantuontimenettelyjd, jotka sallivat kyseisen ladkkeen tuonnin niiden alueelle. Direktiivin 2001/83
johdanto-osan 30 perustelukappaleen mukaisesti jasenvaltiossa asuvalla henkil6lld on nimittdin oltava
mahdollisuus vastaanottaa toisesta jdsenvaltiosta kohtuullinen méaédrd henkilokohtaiseen kayttoon
tarkoitettuja ladkkeitd. Direktiivin 2001/83 5 artiklan 1 kohdassa sdddetddn tdmdn mukaisesti, ettd
jasenvaltio voi voimassa olevan lainsddddannon mukaisesti ja tdyttddkseen erityiset tarpeet olla
soveltamatta kyseisen direktiivin sddnnoksid ja nédin ollen sen 6 artiklan 1 kohdassa asetettua kieltoa
sellaisiin ladkkeisiin, jotka toimitetaan vilpittoméssd mielessd vapaaehtoisesti tehtya tilausta vastaan ja
jotka on valmistettu laillistetun terveydenhuollon ammattihenkilon antamien laatuvaatimusten
mukaisesti ja tarkoitettu hédnen vilittomallda henkilokohtaisella vastuullaan hdnen yksittdisille
potilailleen.

Unionin tuomioistuin on todennut, ettd kaikista direktiivin 2001/83 5 artiklan 1 kohdassa mainituista
edellytyksistd seuraa — kun niitd tarkastellaan direktiivin keskeisten tavoitteiden ja etenkin
kansanterveyden turvaamistavoitteen kannalta —, ettd tdssd sddnnoksessd sdddetyn poikkeuksen
voidaan katsoa koskevan ainoastaan sellaisia tilanteita, joissa ladkari arvioi, ettd hénen yksittdisten
potilaidensa terveydentila vaatii sellaisen lddkkeen kdyttamistd, jota vastaavaa luvan saanutta ladkettd ei
ole kansallisilla markkinoilla tai jota ei ole juuri kyseisella hetkelld saatavilla ndilld markkinoilla (ks.
tuomio  23.1.2018, F. Hoffmann-La Roche ym. C-179/16, EU:C:2018:25, 57 kohta
oikeuskaytdntoviittauksineen).
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Kasiteltavina olevassa asiassa on kiistatonta, ettd on olemassa kansallisia maahantuontiohjelmia, joissa
sallitaan vertailulddkkeen lainmukainen maahantuonti silloinkin, kun ladkkeelle ei ole myonnetty lupaa
jasenvaltiossa, johon sitd maahantuodaan. Nididen ohjelmien puitteissa potilaille voidaan maéaarata
kayttoon myos sellaisia ladkkeitd, joilla ei ole markkinoille saattamista koskevaa lupaa kyseisessd
jasenvaltiossa.

Toisin kuin kantaja viittdd, nyt kisiteltdavind olevassa asiassa maahantuontiohjelmissa ei ole kyse
vertailulddkkeen “alkuperdistarkoituksesta poikkeavasta kéytostd” vaan yksinomaan ladkkeen kaytostd
muussa kuin luvan myodntidneessd jasenvaltiossa ja nimenomaisesti sellaisiin terapeuttisiin
kayttoaiheisiin, joita varten lupa on myonnetty. Kantajan tavoittelemalla analogialla
"alkuperdistarkoituksesta poikkeavan kayton” ja terapeuttisten kiyttoaiheiden mukaisen muussa kuin
vertailuldadkkeelle luvan myontdneessd jasenvaltiossa tapahtuvan kéayton valillda ei ndin ollen ole
menestymisen mahdollisuuksia.

Kantajan viite, ettd téllaisten kansallisten maahantuontiohjelmien huomioon ottaminen arvioitaessa
merkittdvin edun olemassaoloa aiheuttaa epdyhdenvertaisuutta vertailuladkkeen saannissa siltd osin
kuin sitd sddnnellddn kunkin jasenvaltion soveltamien joskus erilaisten menetelmien mukaisesti, ja ettd
se on ndin ollen vastoin unionin lainsddtdjan tavoitetta luoda unionin tasolla tiukat ja harmonisoidut
markkinoille saattamisen menettelyt, ei myoskddan menesty. Nédiden ohjelmien merkitystd ei nimittdin
voida kieltdd yksinomaan silld perusteella, ettd ne perustuvat poikkeukseen eli siihen, josta sdaddetdan
direktiivin  2001/83 5 artiklan 1 kohdassa, eikd myoskddan silld perusteella, ettd niiden
soveltamissddntoja ei ole harmonisoitu unionin tasolla. Sen selvittiminen, varmistavatko nama
ohjelmat kaytdnnossa vertailulddkkeen riittdvan ja tehokkaan saannin, on aivan toinen kysymys, johon
vastaaminen edellyttdd jokaisen yksittdistapauksen ominaispiirteiden arviointia, mikd on puolestaan
neljannen kanneperusteen aihe. Téllaisten ohjelmien huomioon ottaminen ei myoskddn aseta millddn
tapaa kyseenalaiseksi keskitettyd markkinoille saattamisen menettelyd unionin tasolla, vaan sen avulla
halutaan yksinomaan selvittdd, voivatko kyseisestd sairaudesta karsivdt potilaat tosiasiallisesti saada
vertailulddketta kayttoonsa.

Harvinaisldadkkeitd késittelevd komitea ei ndin ollen ole tehnyt oikeudellista virhettd lopullisessa
lausunnossaan, johon komission riidanalainen pééatos perustuu, ottamalla huomioon kansalliset
maahantuontiohjelmat, jotka sallivat vertailuladkkeen lainmukaisen maahantuonnin.

Kun otetaan huomioon kaikki edelléd esitetyt seikat, tdstd seuraa, ettei siitéd, ettd ladke voi mahdollisesti
saada myyntiluvan unionin tasolla, voida paatelld tai tehdd oletusta, ettd ladkkeestd on asetuksen
N:o 141/2000 3 artiklan 1 kohdan b alakohdan toisen vaihtoehdon, asetuksen
N:o 847/2000 3 artiklan 2 alakohdan, vuoden 2003 tiedonannon ja vuoden 2014 suuntaviivojen
tarkoittamaa merkittdvda etua vertailulddkkeeseen verrattuna yksinomaan silld perusteella, ettéd
jalkimmadinen on saanut luvan ainoastaan yhdessé jasenvaltiossa.

Ensimmadinen kanneperuste on niin ollen hyldttivd perusteettomana.

Neljannen kanneperusteen osalta tulee tutkia, onko riidanalaisessa padtoksessa tehty arviointivirhe siltd
osin kuin harvinaislddkkeita kasittelevd komitea on katsonut, ettd kantajan esittiméd ndytto ei
perustellut riittavélla tavalla oletusta merkittiavastd edusta. Harvinaislddkkeitd kisittelevd komitea on
todennut téltd osin, ettd kantaja ei ole riittavalld tavalla osoittanut, ettd vertailulddkkeen saatavuudessa
unionissa olisi puutteita ja ettd ndin ollen viitettd, ettd Cuprior parantaisi huomattavasti hoidon
saatavuutta, ei voitu hyviksya.

Tassd yhteydessd oikeuskdytannostéd ilmenee, ettd kun komission on tehtdva teknisesti tai tieteellisesti

monitahoisia arviointeja, on silla laaja harkintavalta. Téllaisessa tilanteessa unionin tuomioistuinten
harjoittama valvonta rajoittuu sen valvomiseen, ettd menettelysddntoja on noudatettu, ettd komission
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huomioon ottamat tosiseikat pitévit asiallisesti paikkansa, ettei niitd tosiseikkoja ole arvioitu ilmeisen
virheellisesti ja ettei harkintavaltaa ole kaytetty vaédrin (ks. tuomio 9.9.2010, Now Pharm v. komissio,
T-74/08, EU:T:2010:376, 111 kohta oikeuskéytdntoviittauksineen).

Késiteltdvdand olevassa asiassa unionin yleinen tuomioistuin kuitenkin toteaa, ettd harvinaisldadkkeita
kasittelevan komitean lausunnossa, johon riidanalainen paétos perustuu, ei suoriteta teknisesti tai
tieteellisesti monitahoisia arviointeja, vaan kdytdnnossd sen ldhtokohtana ovat tosiseikkoja koskevat
toteamukset vertailulddkkeen saatavuudesta unionissa. Unionin yleisen tuomioistuimen harjoittama
tuomioistuinvalvonta on néin ollen tdysimaardistd kasiteltavand olevassa asiassa.

Kasiteltavana olevassa asiassa on aluksi huomautettava, ettd harvinaisladkkeitd kasittelevd komitea
suoritti oman tutkimuksensa vertailuladkkeen saatavuudesta unionin jdsenvaltioissa. Tamén
tutkimuksen tulokset paljastivat, ettd ainakin 26 jdsenvaltiossa on kéytossd vertailulddkkeen
maahantuontia koskeva sddntelymekanismi ja ettd ladkettd ndin ollen voidaan tuoda maahan tai sité jo
tosiasiallisesti tuotiin maahan direktiivin 2001/83 5 artiklan 1 kohdan mukaisesti.

Kantaja ei ndytd kiistdvan harvinaisladkkeita kasittelevan komitean tutkimuksessa hankkimien tietojen
paikkansapitavyyttd. Sitd vastoin kantaja kritisoi sitd, ettd tutkimus perustuu harvinaisladkkeita
kasittelevan komitean ja kansallisten sdéntelyviranomaisten viliseen “epéviralliseen tietojenvaihtoon”.
Kantaja ndyttdd ndin ollen ainakin implisiittisesti kyseenalaistavan tdimédn tutkimuksen todistusarvon.

Taltd osin on huomautettava, ettd vakiintuneen oikeuskéytdnnon mukaan unionin oikeudessa vallitseva
periaate on vapaan todistusharkinnan periaate, ja ainoa merkityksellinen arviointiperuste esitettyjen
todisteiden harkinnassa on niiden uskottavuus. Lisdksi ndyton todistusarvoa arvioitaessa on tutkittava
sen sisdltdmédn tiedon todenndkoisyys, ja huomioon on otettava erityisesti asiakirjan alkuperd, sen
laatimisolosuhteet ja vastaanottaja sekd pohdittava, vaikuttaako se sisdlloltddn jarkeenkéyvalta ja
luotettavalta (ks. vastaavasti tuomio 31.5.2018, Kaddour v. neuvosto, T-461/16, EU:T:2018:316,
107 kohta oikeuskayténtoviittauksineen).

Kasiteltavdssd asiassa on todettava, ettd harvinaislddkkeitd kasittelevdin komitean suorittamassa
tutkimuksessa saadut tiedot ovat ldahtoisin virallisista ja luotettavista ldhteistd eli kansallisilta
sddntelyviranomaisilta, jotka kokemuksensa ansiosta voivat arvioida ladkkeen saatavuuteen liittyvien
mahdollisten ongelmien esiintymistd ja tuntevat vertailulddkkeen maahantuontia varten luodut
menettelyt. Tamén tutkimuksen tulokset esitetddn 15.6.2016 pdivityssd taulukossa, joka on otsikoitu
"Trientiinin saatavuus jasenvaltioissa harvinaislddkkeitd kasittelevin komitean jdsenten suorittaman
uudelleenarvioinnin perusteella, EMA/317599/2017”, joka on kannekirjelmén liitteessda A.7 ja joka
sisaltdd jasenvaltiokohtaiset konkreettiset ja tarkastettavissa olevat tiedot.

Lisaksi harvinaisldakkeitéd kasittelevéd lautakunta on yhteistydelin, johon kuuluu yksi kunkin jasenvaltion
nimedmad jisen, kolme komission nimedmada jdsentd, joiden tehtdvdnd on varmistaa potilasjéirjestdjen
edustus, kolme komission Euroopan ladkeviraston esityksestd nimedmaid jasentd, puheenjohtaja seka
yksi Euroopan talousalueen (ETA) valtioiden nimedmad jdsen (asetuksen N:o 141/2000 johdanto-osan 6
perustelukappaleen mukaisesti). Harvinaisladkkeita kasittelevda komitea on siis kaikkia jasenvaltioita ja
potilasjérjestdja edustava yhteistydelin, minkd ansiosta sen kannat perustuvat kansallisten
sadntelyviranomaisten ja potilasjérjestojen hankkimiin kansallisiin kokemuksiin.

Niin ollen, ja kantajan perustellun vastavditteen puuttuessa, unionin yleinen tuomioistuin katsoo
harvinaisldakkeita kiasittelevan komitean suorittaman tutkimuksen nauttivan korkeaa todistusarvoa.

Toiseksi, mitd tulee kantajan harvinaisladkkeita kasitteleville komitealle esittimaddn ndyttoon, kantaja
on pyrkinyt osoittamaan, ettd vaikka valtaosassa jdsenvaltioita olisikin olemassa lainmukainen vayld
vertailulddkkeen maahantuontiin, logistiset ja hallinnolliset” esteet asettaisivat esteitd kyseisen
ladkkeen tehokkaalle saannille. Talta osin kantaja vetoaa itse suorittamansa kyselytutkimuksen, jossa
vastaajina ovat 26 jasenvaltion lddkkeiden sddntelyviranomaiset, 18 ladkarid 15 eri jasenvaltiosta sekd
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11 jasenvaltion potilasjarjestot, tuloksiin. Kantaja on laatinut vastauksista taulukon, joka on
kannekirjelmén liitteessd 10 ja jossa jasenvaltiot luokitellaan kolmeen ryhméén eli niihin, joissa
vertailuladkkeen saatavuus on ’rajoitettu/ei saatavilla” (7 jasenvaltiota), niihin, joissa saatavuus on
"vahdinen” (4 jdsenvaltiota) ja niihin, joissa saatavuus on “hyvd” (9 jasenvaltiota). Niissd 11
jasenvaltiossa, joissa saatavuus on ’“rajoitettu/ei saatavilla” tai “véhdinen”, havaitut saatavuuden
ongelmat johtuvat tdmén tutkimuksen tulosten mukaan puutteista vertailuladkkeen korvattavuudessa
tai jakeluun liittyvistd ongelmista.

Harvinaisldadkkeita kasittelevd komitea on tdmén tutkimuksen tulokset arvioituaan tullut siihen
johtopaitokseen, ettd tutkimus ei osoita riittavélld tavalla, ettd vertailulddkkeen saatavuudessa olisi
ongelmia. Tarkemmin sanottuna harvinaislddkkeita kisittelevd komitea on lausunut, ettei se voi
merkittivin edun olemassaoloa madrittdessddn ottaa huomioon nédkokulmia, jotka koskevat
vertailulddkkeen korvattavuudessa olevia mahdollisia puutteita lddkettd maahantuovissa jasenvaltioissa.
Harvinaislddkkeitd kasittelevin komitean mukaan kantaja ei ole mydskddn toimittanut tdydentdvaa
ndyttod, joka osoittaisi vertailulddkkeen jakelussa olevan suurempia objektiivisia puutteita kuin yhtaélta
korvauksen puute erindisissd jdsenvaltioissa ja toisaalta maahantuovia tahoja rasittava hallinnollinen
taakka.

Ensimmadisen tyypin esteiden eli niiden, jotka koskevat vertailulddkkeen korvattavuuden puutteita
maahantuovissa jdsenvaltiossa, osalta on syytd muistuttaa, ettd jasenvaltioiden terveydenhuollon
jarjestelmissa suoritettavat lddkekorvaukset kuuluvat jasenvaltioiden yksinomaiseen toimivaltaan.
Yhtaaltd myoskédn se, ettd vertailulddkkeelld on lupa vain yhdessé jasenvaltiossa, ei vdistamatta tarkoita
sitd, ettd siitd ei suoritettaisi korvausta maahantuovien jisenvaltioiden kansallisissa terveydenhuollon
jarjestelmissa. Esimerkkind voidaan mainita, ettd harvinaislddkkeitd kasittelevan komitean selvityksests,
johon viitataan edelld 58 kohdassa, kdy nimittdin ilmi, ettd vertailulddke kuuluu korvauksen piiriin
Saksassa.

Lisdksi, kuten kantaja totesi istunnossa, myoskdaan mahdollinen markkinoille saattamista koskeva lupa
unionin tasolla ei tarkoita, ettd Cuprior tulisi korvauksen piiriin kansallisissa terveydenhuollon
jarjestelmissd. Kantaja ei myoskéddn esitd minkddnlaista nayttod, joka osoittaisi sen, ettd jos Cupriorille
myonnettdisiin markkinoille saattamista koskeva lupa unionin tasolla, se todenndkoisesti tulisi
kansallisten terveydenhuollon jérjestelmien korvausten piiriin, tai sen, missd madrin sitd korvattaisiin.

Kantajan esittdimien toisen tyypin esteiden eli “hallinnollisten tai logististen” esteiden osalta on
todettava, ettd kantajan niitd koskevat viitteet eivit ole riittdvasti perusteltuja. Kantaja nimittdin
yksinomaan mainitsee itse suorittamastaan edelld 64 kohdassa mainitusta tutkimuksesta muutamia
esimerkkejd, joiden mukaan joissakin jasenvaltioissa edellytetddn jaksoittain uusittavaa ennakkolupaa
tai vertailuladkkeen jakelussa on tarkemmin yksiloiméattomia viivastyksid, mutta kantaja ei kuitenkaan
osoita, ettd kansallisten maahantuontiohjelmien toimintaa koskevat médraykset aiheuttaisivat potilaille
kohtuutonta hallinnollista taakkaa odotusajan, kulujen tai noudatettavien menettelyjen muodossa,
mika olisi omiaan asettamaan kyseenalaiseksi ndiden ohjelmien toimivuuden ja sitd kautta
vertailulddkkeen oikea-aikaisen saannin. Kuten edelld 39 ja 40 kohdassa huomautetaan, rahoittajan
tulee osoittaa sen lisdksi, ettd ladke tuo potilaille etua ja vaikuttaa heiddn hoitoonsa, myos se, ettd
tama etu on "merkittdva” ja vaikutus hoitoon on "suuri”.

Tamaén lisdksi kantajan tutkimuksessaan kerddmia tietoja tulee joka tapauksessa verrata tietoihin, jotka
ilmenevat harvinaisladkkeitd kisittelevan komitean suorittamasta tutkimuksesta, joka unionin yleisen
tuomioistuimen mukaan nauttii korkeaa todistusarvoa (ks. 63 kohta edelld). Tama tutkimus ei ole
osoittanut, ettd vertailuladkkeen saannille olisi olennaisia esteitd kohteena olleissa jasenvaltiossa.
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Niin ollen unionin yleinen tuomioistuin katsoo, ettd harvinaislddkkeitd késitteleva lautakunta ei ole
tehnyt arviointivirhettd todetessaan, ettd rahoittaja ei ole esittinyt riittdvaa nédyttod sen osoittamiseksi,
ettd saatavuudessa olisi ongelmia ja ettd Wilsonin taudista unionissa kirsivdat potilaat eivdt saisi
asianmukaista hoitoa jo luvan saaneiden ladkkeiden avulla, mukaan luettuna direktiivin
2001/83 5 artiklan 1 kohdan mukaisten lakisééteisten hankintatapojen avulla. Néin ollen riidanalaisessa
péaatoksessd, joka vahvistaa harvinaisladkkeita kasittelevan komitean lopullisen lausunnon, ei ole tehty
arviointivirhetta.

My6s neljis kanneperuste on ndin ollen hylédttava perusteettomana.

Niilla perusteilla

UNIONIN YLEINEN TUOMIOISTUIN (seitsemis jaosto)
on ratkaissut asian seuraavasti:
1) Kanne hylidtiain.,

2) GMP-Orphan (GMPO) velvoitetaan korvaamaan oikeudenkiyntikulut, vilitoimimenettelysti
aiheutuneet kulut mukaan lukien.

Tomljenovi¢ Bieliainas Kornezov
Julistettiin Luxembourgissa 16 péiviana toukokuuta 2019.

Allekirjoitukset
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