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KOMISIJAS REGULA (EK) Nr. 847/2000
(2000. gada 27. aprilis),
ar ko izklasta noteikumus kritériju istenosanai, lai zalem pieskirtu zalu reti sastopamu slimibu arstéSanai
statusu, un jédzienu “lidzigas zales” un “kliniskais parakums” definicijas

EIROPAS KOPIENU KOMISTJA,
nemot véra Eiropas Kopienas dibinasanas ligumu,

nemot véra Eiropas Parlamenta un Padomes Regulu (EK)
Nr. 141/2000 (1999. gada 16. decembris) par zalém reti sasto-
pamu slimibu arsté$anai (), un jo ipasi tas 3. un 8. pantu,

ta ka:

(1)  Regula (EK) Nr. 141/2000 aicina Komisiju pienemt notei-
kumus, kas nepiecieSami 3. panta Isteno$anai, un pienemt
“lidzigu zalu” un “kliniska parakuma” definicijas.

(2)  Laiistenotu Regulas (EK) Nr. 141/2000 3. pantu, papildin-
formacija par faktoriem, kas biitu janem veéra, nosakot
izplatibu, iesp&jamo pelnu no kapitalieguldijuma un diag-
nozes, profilakses un arstésanas alternativo metoZu apmie-
rinosajiem rezultatiem, var bait noderiga iniciatoriem un
Komitejai zalém reti sastopamu slimibu arstésanai.

(3)  Siinformacija biitu jasniedz saskana ar Komisijas izstrada-
tajiem ieteikumiem, ievérojot Regulas (EK) Nr. 141/2000
5. panta 3. Punktu.

(4)  Nemot véra attiecigo zalu raksturu un iespé&ju, ka arst¢jama
saslim3ana reti sastopama, nav lietderigi noteikt parak pre-
skriptivas prasibas, lai konstatétu atbilstibu kritérijiem.

(5) 3. panta minéto kritériju novértésanai biitu jabalstas uz
iespgjami objektivu informaciju.

(6)  Batu janem vera citi Kopienas pasakumi reto slimibu joma.

(7)  Lai nodroSinatu, ka atbilstosi tiek ievéroti tirgus
iznémumtiesibu noteikumi, kas izklastiti Regulas (EK)
Nr. 141/2000 8. panta, janosaka jédzienu “lidzigas zales”
un “kliniskais parakums” definicijas; $ajas definicijas batu
janem véra Patentéto zalu komitejas darbs un pieredze
pastavoso zalu novertésana, ka ari attiecigi Zalu un medi-
cinas ieri¢u zinatniskas komitejas atzinumi.

(8)  Definicijas biitu jabalsta arf uz pamatnostadném, kas pare-
dzetas Regulas (EK) Nr. 141/2000 8. panta 5. punkta.

(9)  Sie noteikumi biitu regulari jaatjaunina, pemot véra zinat-
niskas un tehniskas zinasanas un pieredzi zalu reti sasto-
pamu slimibu arstéSanai statusa pieskir§ana un regulésana.

() OVL18,22.1.2000., 1. Ipp.

(10) Saja regula paredzétie pasakumi ir saskana ar Cilvekiem
paredzéto zalu pastavigas komitejas atzinumu,

IR PIENEMUSI SO REGULU.

1. pants
Merkis

Si regula nosaka faktorus, kas janem véra, istenojot Regulas (EK)
Nr. 141/2000 par zalém reti sastopamu slimibu arstéSanai
3. pantu, un ievies “lidzigu zalu” un “kliniska parakuma” definicijas
ieprieksminétas regulas 8. panta istenoSanai. Ta paredzéta, lai
palidzétu potencialajiem iniciatoriem, Komitejai zalem reti
sastopamu  slimibu arstéSanai un kompetentajam iestadém
interpretét Regulu (EK) Nr. 141/2000.

2. pants

Statusa pieskirsanas kritériji
1. Saslimsanas izplatiba Kopiena

Lai, ievérojot Regulas (EK) Nr. 141/2000 3. panta 1. punkta
a) apakSpunkta pirmo dalu, noteiktu, ka zales paredzétas dzivibu
apdraudosas vai hroniski novajinosas tadas saslimsanas diagno-
zei, profilaksei un arstésanai, kas skar ne vairak ka piecas no
10 000 personam Kopiena, pieméro ipasus noteikumus un sniedz
turpmak teksta uzskaitito dokumentaciju saskana ar pamatno-
stadném, kas sastaditas, ievérojot Regulas (EK) Nr. 141/2000
5. panta 3. punktu:

a) dokumentacija ietver pievienotas autoritativas atsauksmes, ja
tadas pieejamas, kas parada, ka slimiba vai saslim$ana, kam
zales blitu paredzétas, skar ne vairak ka piecas no 10 000 per-
sonam Kopiena laika, kad iesniegts pieteikums statusa pieskir-
$anai;

b) informacija ietver attiecigas sikas zinas par arstéjamo saslim-
$anu un pamatojumu par saslim$anas dzivibu apdraudoso vai
hroniski novajinoso raksturu, ko apstiprina zinatniskas vai
mediciniskas atsauksmes;

¢) iniciatora iesniegta dokumentacija ietver atbilsto$as zinatnis-
kas literatdiras parskatu vai atsaucas uz to un sniedz informa-
ciju no attiecigam Kopienas datu bazém, ja tadas pieejamas. Ja
Kopiena nav pieejama datu baze, var atsaukties uz tresas val-
stis pieejamam datu bazém, ar nosacijumu, ka veiktas atbilsti-
gas ekstrapolacijas;
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d) ja slimiba vai saslim3ana apliikota citu Kopienas pasakumu
ietvaros, kas skar retas slimibas, sniedz sadu informaciju. Ja sli-
mibas vai saslim$anas ietvertas projektos, ko finansiali atbal-
sta Kopiena, lai pilnveidotu informaciju par retam slimibam,
sniedz atbilstodus izvilkumus no §is informacijas, tai skaita
sikas zinas par attiecigas slimibas vai saslimsanas izplatibu.

2. lespgjama pelna no kapitalieguldijuma

Lai, ievérojot Regulas (EK) Nr. 141/2000 3. panta 1. punkta
a) apakspunkta otro dalu, noteiktu, ka zales paredzétas dzivibu
apdraudogas, butiski novajino$as vai smagas un hroniskas saslim-
Sanas diagnozei, profilaksei un arstéSanai Kopiena un ka maz
ticams, ka bez stimuléSanas zalu tirdznieciba Kopiena dotu pie-
tieckamu pelnu, lai attaisnotu nepiecie$amo ieguldijumu, pieméro
ipaSus noteikumus un sniedz atbilstigu dokumentaciju saskana ar
pamatnostadném, kas sastaditas, ievérojot Regulas (EK)
Nr. 141/2000 5. panta 3. punktu:

a) informacija ietver attiecigas sikas zinas par arstgjamo saslim-
$§anu un pamatojumu par saslim$anas dzivibu apdraudoso vai
bitiski novajinoso, vai smago un hronisko raksturu, ko apstip-
rina zinatniskas vai mediciniskas atsauksmes;

b) iniciatora iesniegta dokumentacija ietver zinas par visam
izmaksam, ko iniciators sedzis zalu izstradasanas gaita;

¢) sniegta dokumentacija ietver sikas zinas par jebkadam subsi-
dijam, nodok]u atvieglojumiem vai citiem izdevumu atlidzi-
nasanas pasakumiem, kas sanemti Kopiena vai tresas valstis;

d) ja zales jau apstiprinatas jebkuram indikacijam vai ja zales tiek
parbauditas vienai vai vairakam citam indikacijam, sniedz
skaidru izskaidrojumu un pamatojumu metodei, kas tiek lie-
tota, lai sadalitu izstrades izmaksas starp atskirigajam indika-
cijam;

e) sniedz parskatu un pamatojumu par visam izstrades izmak-
sam, kuras iniciators gatavojas segt péc pieteikuma par statusa
pieskir§anu iesniegsanas;

f) sniedz parskatu un pamatojumu par visam razo$anas un tirdz-
niecibas izmaksam, kuras iniciators sedzis ieprieks un gatavo-
jas segt pirmo 10 gadu laika péc zalu apstiprinasanas;

g) sniedz novérté§jumu un pamatojumu paredzamajiem ienaku-
miem no zalu pardosanas Kopiena 10 gadu laika péc apstip-
rinasanas;

h) visus izdevumu un ienakumu datus nosaka saskana ar
visparpienemto gramatvedibas praksi un tos apstiprina
Kopiena registréts gramatvedis;

i) sniegta dokumentacija ietver informaciju par tas saslimsanas
izplatibu un biezumu Kopiena, kurai paredzétas zales, laika,
kad iesniegts pieteikums par statusa pieskir§anu.

3. Citu diagnozes, profilakses un arstniecibas metoZu pastavesana

Pieteikumu par zalu reti sastopamu slimibu arstésanai statusa pie-
skir§anu zalém var iesniegt saskana ar §a panta 1. vai 2. punktu.
Neatkarigi no ta, vai pieteikums statusa pieskirsanai iesniegts
saskana ar 1. vai 2. punktu, iniciatoram papildus janorada, ka
nepastav apmierinosa attiecigas saslimsanas diagnozes, profilak-
ses vai arstniecibas metode, vai, ja $ada metode pastav, ka zales
dos ievérojamu labumu tiem, ko skarusi §1 saslimsana.

Lai, ievérojot Regulas (EK) Nr. 141/2000 3. panta 1. punkta
b) apakspunktu, noteiktu, ka nepastav apmierinosa attiecigas
saslim$anas diagnozes, profilakses vai arstniecibas metode vai, ja
tada metode pastav, ka zales dos ievérojamu labumu tiem, ko ska-
rusi §7 saslim3ana, pieméro $adus noteikumus:

a) sniedz sikas zinas par jebkuru pastavosu attiecigas saslimsa-
nas diagnozes, profilakses vai arstniecibas metodi, kas apstip-
rinata Kopiena, atsaucoties uz zinatnisku un medicinisku lite-
ratiiru vai citu bitisku informaciju. $i informacija var ietvert
apstiprinatas zales, arstniecibas lidzeklus vai citas diagnozes,
profilakses vai arstniecibas metodes, ko izmanto Kopiena;

b) sniedz pamatojumu tam, kapéc a) apakspunkta minétas meto-
des nav uzskatamas par apmierino$am,

vai

¢) sniedz pamatojumu pienémumam, ka zales, kuram ladz sta-
tusa pieskirsanu, dos ievérojamu labumu tiem, ko skarusi I
saslim$ana.

4. Visparigie noteikumi

a) Iniciators, kas zalém prasa pieskirt zalu reti sastopamu slimibu
arstéSanai statusu, pieprasa statusa pieskirSanu jebkura zalu
izstrades posma, pirms tirdzniecibas atlaujas pieteikuma
iesnieg§anas. Tomér pieteikumu statusa pieskir§anai var
iesniegt par jau apstiprinatu zalu jaunu terapeitisku indikaci-

ju. Saja gadijuma tirdzniecibas atlaujas Tpasnieks pieprasa atse-

visku tirdzniecibas atlauju, kas attiecas tikai uz indikaciju (in-
dikacijam) reti sastopamu slimibu arstésanai.

b) Vairak ka viens iniciators var vienam un tam pa$am zalém, kas
paredzétas vienas un tas pasas slimibas vai saslimsanas profi-
laksei, arstéSanai vai diagnozei, iegtit zalu reti sastopamu sli-
mibu arstéSanai statusu, ar nosacijumu, ka katra gadijuma tiek
iesniegts pilnigs pieteikums statusa pieskirsanai, ka noteikts
5. panta 3. punkta konkretizétajas pamatnostadnes.

¢) Ja zalém statusu pieskir Komiteja zalém reti sastopamu sli-
mibu arstéSanai, atsauci uz statusa pieskirSanas kritérijiem
izdara ar §is regulas 2. panta 1. punktu vai 2. panta 2. punktu.
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3. pants
Definicijas

1. Regulas (EK) Nr. 141/2000 2. panta definicijas piemero $is
regulas noteikumiem:

— “viela” nozime vielu, kas izmantota cilvékiem paredzéto zalu
razo$anai, ka noteikts Direktivas 65/65/EEK 1. panta.

2. Regulas (EK) Nr. 141/2000 par zalém reti sastopamu slimibu
arstéSanai 3. panta isteno$anai lieto $adu definiciju:

— “jevérojams labums” nozimé kliniski nozimigas prieksrocibas
vai batisku ieguldijumu pacienta apriipe.

3. Regulas (EK) Nr. 141/2000 par zalém reti sastopamu slimibu
arsté$anai 8. panta istenosanai lieto $adas definicijas:

a) “aktiva viela” nozimé vielu ar fiziologisku vai farmakologisku
iedarbibuy;

b) “lidzigas zales” nozimé zales, kas satur lidzigu aktivo vielu vai
vielas ka tas, kuras sastopamas paslaik apstiprinatas zalés reti
sastopamu slimibu arsté$anai, un kas paredzétas tam pasam
terapeitiskajam indikacijam;

¢) “lidziga aktiva viela” nozime identisku aktivo vielu vai aktivo
vielu ar tadam pasam molekularas struktiiras pamatiezimém
(bet ne obligati ar visam vienadam molekularas struktiras iezi-
mém) un kas iedarbojas tada pasa veida.

Tas ietver:

1) izomérus, izoméru maisijumu, salikumus, esterus, salus un
sakotngjas aktivas vielas nekovalentus atvasinajumus vai
aktivo vielu, kas atskiras no sakotngjas aktivas vielas tikai
ar nelielam izmainam molekularaja struktira, pieméram,
strukturalu analogu,

vai

2) tadu pasu makromolekulu vai tadu, kas atskiras no sakot-
ngjas makromolekulas tikai ar izmaipam molekularaja
struktdira, pieméram:

2.1) olbaltumvielam lidzigas vielas, kur:

— at8kiriba radusies transkripcijas vai translacijas
neprecizitates rezultata,

— atskiriba to struktiira radusies péctranslacijas
notikumu (tadu ka dazadas glikozilacijas modeli)
vai atskirigu terciaro strukttiru rezultata,

— at8kirtba aminoskabes seciba nav bitiska. Tadél
divas farmakologiski radniecigas olbaltumvielas
no vienas un tas pasas grupas (pieméram, divus
biologiskus savienojumus, kas ietilpst viena un

taja pasa Starptautiska nepatentéta nosaukuma
(SNN) apakssistéma) parasti uzskatis par lidzi-
giem,

— monoklonalas antivielas saistas ar vienu un to
pasu mérka epitopu. Tas parasti uzskata par lidzi-
gam,

2.2.) polisaharida vielas, kam atkartojas identiskas saha-
rida vienibas, pat ja vienibu skaits atskiras un pat ja
pastav pécpolimerizacijas parmainas (tai skaita kon-
jugacija);

2.3.) polinukleotida vielas (tai skaita génu parnesanas un
antiinformacijas vielas), kas sastav no diviem vai vai-
rakiem atseviskiem nukleotidiem, kur:

— atskiribas nukleotidu purina un pirimidina bazes
vai to atvasinajumu seciba nav bitiskas. Tadé|
antiinformacijas vielas, kam nukleotida (nukleo-
tidu) pievienosana vai atpemsana bitiski neskar
hibridizacijas kinétiku, parasti uzskata par lidzi-
gam. Génu parnesanas vielas, ja vien atskiribas
seciba nav bitiskas, parasti uzskata par lidzigam,

— at8kiribas to struktiira saistitas ar izmainam ribo-
zes vai dezoksiribozes cukura skeleta vai skeleta
aizstasanu ar sintétiskiem analogiem,

— atgkiriba ir vektora vai parnesanas sistéma;

2.4.) ciesi saistitas sarezgitas, daléji nosakamas vielas (ta-
das ka divas saistitas pretvirusu vakcinas vai divi sais-
titi $tinu terapijas lidzekli);

vai

3) tadu pasu radiologija lietojamu zalu aktivo vielu vai tadu,
kas atskiras no sakotnéjas radioaktiva izotopa, liganda,
ieziméSanas vietas vai molekulas—radionuklida savieno-
juma mehanisma, kas saista molekulu un radionuklidu, ar
nosacijumu, ka ta iedarbojas tada pasa veida;

d) “kliniskais parakums” nozimé, ka zales uzrada nozimigu tera-
peitisku vai diagnostisku parakumu par apstiprinatu zalu reti
sastopamu slimibu arstésanai uzradito kada no iem veidiem:

1) lielaka efektivitate ka apstiprinatam zalém reti sastopamu
slimibu arsteanai (ka novértéts péc iedarbibas uz kliniski
nozimigiem galamérkiem atbilstoSos un labi kontrolétos
kliniskos izméginajumos). Parasti tas sniegtu lidzigus pie-
radjjumus, kas nepiecieSami, lai apstiprinatu salidzino$as
efektivitates prasibas divam atskirigam zalém. Parasti
nepiecieSami tiesi, salidzinosi kliniski izméginajumi, tomer
var izmantot salidzindjumus, kas balstas uz citiem gala-
mérkiem, tai skaita aizstajéjiem galamérkiem. Jebkura gadi-
juma japamato metodologiska pieeja;

vai
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2) lielaka drosiba nozimigas meérka sabiedribas (sabiedribu) dala. Dazos gadijumos biis nepiecieSami tiesi,
salidzinosi kliniski izméginajumi;

vai

3) iznémuma gadijumos, kad nav uzradita ne liclaka drosiba, ne liclaka efektivitate, pieradjjums, ka zales dod
batisku ieguldijumu diagnozé vai pacienta apriipe.

4. pants
Stasanas speka
Si regula stajas speka nakosaja diena péc tas pienemsanas Komisija un to pieméro no §is dienas.

Si regula uzliek saistibas kopuma un ir tiesi piemérojama visas dalibvalstis.

Briselé, 2000. gada 27. aprili
Komisijas varda —
Komisijas loceklis

Erkki LIIKANEN



