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REGULAMENTO (CE) N. o 141/2000 DO PARLAMENTO 
EUROPEU E DO CONSELHO 

de 16 de Dezembro de 1999 

relativo aos medicamentos órfãos 

Artigo 1. o 

Objectivo 

O objectivo do presente regulamento é a instituição de um procedimento 
comunitário de designação de certos medicamentos como «medicamento 
órfão» e a criação de incentivos à investigação, desenvolvimento e 
introdução no mercado de medicamentos designados como medicamen­
tos órfãos. 

Artigo 2. o 

Ambito e definições 

Para efeitos do presente regulamento, entende-se por 

a) «Medicamento», qualquer medicamento para uso humano, tal como 
definido no artigo 2. o da Directiva 65/65/CEE; 

b) «Medicamento órfão», qualquer medicamento assim designado ao 
abrigo do presente regulamento; 

c) «Promotor» qualquer pessoa singular ou colectiva estabelecida na 
Comunidade que procura obter ou tenha obtido para um medica­
mento a designação de medicamento órfão; 

d) «Agência», a Agência Europeia de Avaliação dos Medicamentos. 

Artigo 3. o 

Critérios de designação 

1. Um medicamento pode ser designado medicamento órfão se o 
respectivo promotor puder comprovar que: 

a) Se destina ao diagnóstico, prevenção ou tratamento de uma patologia 
na Comunidade que ponha a vida em perigo ou seja cronicamente 
debilitante e que afecte até cinco pessoas em 10 mil no momento em 
que o pedido é apresentado, ou 

se destina ao diagnóstico, prevenção ou tratamento de uma patologia 
na Comunidade que ponha a vida em perigo, seja gravemente debi­
litante ou seja grave e crónica, e que é pouco provável que, sem 
incentivos, a comercialização desse medicamento na Comunidade 
possa gerar receitas que justifiquem o investimento necessário; 

e 

b) Não existe qualquer método satisfatório de diagnóstico, prevenção 
ou tratamento de tal patologia que tenha sido autorizado na Comu­
nidade ou, caso exista, que o medicamento em questão oferece um 
benefício significativo àqueles que sofram dessa patologia. 

▼B
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2. A Comissão aprova, pelo procedimento de regulamentação a que 
se refere o n. o 2 do artigo 10. o -A, as disposições necessárias para a 
aplicação do n. o 1 do presente artigo sob a forma de um regulamento de 
execução. 

▼B 

Artigo 4. o 

Comité dos Medicamentos Órfãos 

1. É instituído no seio da Agência o Comité dos Medicamentos 
Órfãos, a seguir denominado «o comité». 

2. As atribuições do comité são as seguintes: 

a) Analisar todos os pedidos de designação de um medicamento como 
medicamento órfão que lhe sejam apresentados em conformidade 
com o presente regulamento; 

b) Aconselhar a Comissão na elaboração e desenvolvimento de uma 
política da União Europeia para os medicamentos órfãos; 

c) Apoiar a Comissão nas discussões internacionais sobre questões re­
lativas aos medicamentos órfãos e nos contactos com grupos de 
apoio aos doentes; 

d) Apoiar a Comissão na elaboração de normas de orientação 
pormenorizadas. 

3. O comité é composto por um membro nomeado por cada 
Estado-Membro, por três membros nomeados pela Comissão em repre­
sentação das associações de doentes e por três membros nomeados pela 
Comissão, por recomendação da agência. Os membros do comité são 
nomeados por um período renovável de três anos. Podem fazer-se acom­
panhar de peritos. 

4. O comité elege o seu presidente por um período de três anos, 
renovável uma só vez. 

5. Os representantes da Comissão e o director executivo da agência 
ou o representante deste podem assistir a todas as reuniões do comité. 

6. A Agência assegura o secretariado do comité. 

7. Os membros do comité ficam obrigados, mesmo após a cessação 
de funções, a não divulgar qualquer informação do tipo das que são 
protegidas pelo sigilo profissional. 

Artigo 5. o 

Procedimento de designação e de retirada 

1. Para que um medicamento obtenha a designação de medicamento 
órfão, o promotor deve apresentar à agência um pedido nesse sentido, 
em qualquer fase do desenvolvimento do medicamento antes de requerer 
a autorização de introdução no mercado. 

2. O pedido deve ser acompanhado dos seguintes dados e documen­
tos: 

a) Nome ou razão social e endereço permanente do patrocinador; 

b) Princípios activos do medicamento; 

c) Indicação terapêutica proposta; 

d) Comprovação de que os critérios estabelecidos no n. o 1 do ar­
tigo 3. o se encontram preenchidos e descrição do estado de desen­
volvimento, incluindo as indicações previsíveis. 

▼M1
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3. A Comissão elaborará, em consulta com os Estados-Membros, a 
agência e as partes interessadas, normas de orientação pormenorizadas 
sobre a forma de apresentação dos pedidos de designação, assim como 
sobre o respectivo conteúdo. 

4. A agência deve verificar a validade do pedido e elaborar um 
relatório sucinto destinado ao Comité. Se adequado, pode requerer 
que o promotor complemente os dados e documentos que acompanham 
o pedido. 

5. A agência deve assegurar que o comité emita parecer no prazo de 
90 dias após a recepção de um pedido válido. 

6. Ao elaborar o seu parecer, o comité deve esforçar-se por chegar a 
um consenso. Se tal não for possível, o parecer é aprovado por maioria 
de dois terços dos seus membros. O parecer pode ser obtido mediante 
procedimento escrito. 

7. Se, no seu parecer, o comité considerar que o pedido não preenche 
os critérios estabelecidos no n. o 1 do artigo 3. o , a agência deve informar 
imediatamente desse facto o promotor. No prazo de 90 dias após a 
recepção do parecer, o promotor pode apresentar uma reclamação devi­
damente fundamentada, que a Agência transmitirá ao Comité. O Comité 
delibera sobre a eventual revisão do seu parecer na reunião seguinte. 

▼M1 
8. A agência transmite imediatamente o parecer definitivo do comité 
à Comissão, a qual toma uma decisão no prazo de 30 dias após a 
recepção do parecer. Se, em situações excepcionais, o projecto de de­
cisão não for conforme com o parecer do comité, a decisão é aprovada 
pelo procedimento de regulamentação a que se refere o n. o 2 do ar­
tigo 10. o -A. A decisão é notificada ao promotor e comunicada à agência 
e às autoridades competentes dos Estados-Membros. 

▼B 
9. O medicamento designado é inscrito no Registo Comunitário de 
Medicamentos Órfãos. 

10. O promotor apresenta anualmente à agência um relatório sobre o 
estado de desenvolvimento do medicamento designado. 

11. O titular de uma designação que pretenda transferir para outro 
promotor a designação de um medicamento órfão, deve apresentar à 
agência um pedido específico nesse sentido. A Comissão elaborará, 
em consulta com os Estados-Membros, a agência e as partes interessa­
das, normas de orientação pormenorizadas sobre a forma de apresenta­
ção dos pedidos de transferência, assim como sobre o respectivo con­
teúdo e todas as informações relativas ao novo promotor. 

▼B
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12. Um medicamento órfão é retirado do Registo Comunitário de 
Medicamentos Órfãos: 

a) A pedido do promotor; 

b) Desde que se comprove, antes da concessão de autorização de in­
trodução no mercado, que os critérios estabelecidos no artigo 3. o dei­
xaram de estar preenchidos no que se refere a esse medicamento; 

c) No final do período de exclusividade de mercado fixado no ar­
tigo 8. o 

Artigo 6. o 

Apoio à elaboração de protocolos 

1. Antes de apresentar um pedido de autorização de introdução no 
mercado, o promotor de um medicamento órfão pode solicitar o parecer 
da agência sobre a realização dos testes e ensaios necessários para 
comprovar a qualidade, segurança e eficácia de tal medicamento, em 
conformidade com a alínea j) do artigo 51. o do Regulamento (CEE) 
n. o 2309/93. 

2. A Agência deve estabelecer um procedimento relativo ao desen­
volvimento de medicamentos órfãos que abranja um apoio de ordem 
regulamentar à definição do conteúdo do pedido de autorização, na 
acepção do disposto no artigo 6. o do Regulamento (CEE) n. o 2309/93. 

Artigo 7. o 

Autorização comunitária de introdução no mercado 

1. O responsável pela introdução no mercado de um medicamento 
órfão pode solicitar que a Comunidade conceda a autorização de intro­
dução no mercado em conformidade com o disposto no 
Regulamento (CEE) n. o 2309/93 sem que deva comprovar que o medi­
camento é abrangido pela parte B do anexo do referido regulamento. 

2. A Comunidade atribui anualmente à agência uma contribuição 
especial, independente da prevista no artigo 57. o do Regulamento (CEE) 
n. o 2309/93. Esta contribuição deve ser utilizada pela agência apenas 
para compensar o não pagamento total ou parcial das taxas devidas ao 
abrigo das regras comunitárias aprovadas nos termos do 
Regulamento (CEE) n. o 2309/93. No final de cada ano, o director 
executivo da agência deve apresentar um relatório pormenorizado sobre 
a utilização desta contribuição especial. Os montantes não esgotados 
num dado ano devem ser reportados e deduzidos da contribuição espe­
cial do ano seguinte. 

3. As autorizações de introdução de medicamentos órfãos no mer­
cado apenas devem abranger as indicações terapêuticas que observem os 
critérios estabelecidos no artigo 3. o , o que não prejudica a eventual 
apresentação de um pedido distinto de introdução no mercado relativo 
a indicações não abrangidas pelo âmbito do presente regulamento. 

▼B
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Artigo 8. o 

Exclusividade de mercado 

1. Se a um medicamento órfão for concedida uma autorização de 
introdução no mercado ao abrigo do Regulamento (CEE) n. o 2309/93 
ou se todos os Estados-Membros tiverem concedido autorizações de 
introdução no mercado nos termos dos procedimentos de reconheci­
mento mútuo estabelecidos nos artigos 7. o e 7A da Directiva 65/65/CEE 
ou no n. o 4 do artigo 9. o da Directiva 75/319/CEE do Conselho, de 20 
de Maio de 1975, relativa à aproximação das disposições legislativas, 
regulamentares e administrativas respeitantes aos medicamentos ( 1 ), sem 
prejuízo do disposto no direito de propriedade intelectual ou em qual­
quer outra disposição de direito comunitário, a Comunidade e os 
Estados-Membros abster-se-ão de aceitar durante um período de 10 
anos qualquer outro pedido de autorização de introdução no mercado, 
ou de conceder uma autorização de introdução no mercado, ou de dar 
seguimento a um pedido de extensão de uma autorização de introdução 
no mercado já existente, em relação a um medicamento similar com a 
mesma indicação terapêutica. 

2. Este período pode ser reduzido para seis anos se, no final do 
quinto ano, se comprovar que, em relação ao medicamento em questão, 
os critérios estabelecidos no artigo 3. o já não são preenchidos, nomea­
damente quando se comprovar, a partir dos dados disponíveis, que a 
rentabilidade é suficiente para não justificar a manutenção de exclusi­
vidade de mercado. Para este efeito, o Estado-Membro deve informar a 
agência que o critério que fundamenta a atribuição da exclusividade de 
mercado pode não estar preenchido, devendo em seguida a agência 
iniciar o procedimento estabelecido no artigo 5. o O promotor deve 
fornecer à agência as informações necessárias para o efeito. 

3. Em derrogação do n. o 1, e sem prejuízo do direito relativo à 
propriedade intelectual ou de qualquer outra disposição prevista na le­
gislação comunitária, pode ser concedida uma autorização de introdução 
no mercado de um medicamento similar com a mesma indicação tera­
pêutica se: 

a) O titular da autorização de introdução no mercado do medicamento 
órfão original tiver manifestado o seu consentimento ao segundo 
requerente; ou 

b) O titular da autorização de introdução no mercado do medicamento 
órfão original for incapaz de fornecer quantidades suficientes do 
medicamento; ou 

c) O segundo requerente puder comprovar no seu pedido que o se­
gundo medicamento, embora análogo ao medicamento órfão já au­
torizado, é mais seguro, mais eficaz ou clinicamente superior noutros 
aspectos. 

▼M2 
4. A Comissão fica habilitada a adotar atos delegados nos termos do 
artigo 10. o -B a fim de completar o presente regulamento mediante a 
adoção de definições de «medicamento similar» e de «superioridade 
clínica». 

▼B 
5. A Comissão elaborará, em consulta com os Estados-Membros, a 
agência e as partes interessadas, normas de orientação pormenorizadas 
sobre a aplicação do presente artigo. 

▼B 

( 1 ) JO L 147 de 9.6.1975, p. 13. Directiva com a última redacção que lhe foi 
dada pela Directiva 93/39/CEE do Conselho (JO L 214 de 24.8.1993, p. 22).
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Artigo 9. o 

Outros incentivos 

1. Os medicamentos que sejam designados medicamentos órfãos ao 
abrigo do presente regulamento são elegíveis para incentivos, quer co­
munitários quer dos Estados-Membros, de apoio à investigação, desen­
volvimento e introdução no mercado de medicamentos órfãos e, em 
especial, para as medidas de apoio à investigação destinadas às peque­
nas e médias empresas, previstas por programas-quadro de investigação 
e desenvolvimento tecnológico. 

2. Antes de 22 de Julho de 2000, os Estados-Membros devem apre­
sentar à Comissão dados pormenorizados sobre quaisquer medidas por 
eles aprovadas de apoio à investigação, desenvolvimento e colocação no 
mercado dos medicamentos órfãos ou medicamentos que possam ser 
designados como tal. Estes dados devem ser actualizados 
periodicamente. 

3. Antes de 22 de Janeiro de 2001, a Comissão deve publicar um 
inventário pormenorizado de todos os incentivos da Comunidade e dos 
Estados-Membros de apoio à investigação, desenvolvimento e colocação 
no mercado de medicamentos órfãos. Este inventário deve ser actuali­
zado periodicamente. 

Artigo 10. o 

Relatório geral 

Antes de 22 de Janeiro de 2006, a Comissão deve publicar um relatório 
geral sobre a experiência adquirida com a aplicação do presente regu­
lamento, que exponha também os benefícios obtidos no plano da saúde 
pública. 

▼M1 

Artigo 10. o -A 

1. A Comissão é assistida pelo Comité Permanente dos Medicamen­
tos de Uso Humano a que se refere o n. o 1 do artigo 121. o da Directiva 
2001/83/CE do Parlamento Europeu e do Conselho, de 6 de Novembro 
de 2001, que estabelece um código comunitário relativo aos medica­
mentos para uso humano ( 1 ). 

2. Sempre que se faça referência ao presente número, são aplicáveis 
os artigos 5. o e 7. o da Decisão 1999/468/CE do Conselho ( 2 ), tendo-se 
em conta o disposto no artigo 8. o . 

O prazo previsto no n. o 6 do artigo 5. o da Decisão 1999/468/CE é de 
três meses. 

▼M2 __________ 

Artigo 10. o -B 

Exercício da delegação 

1. O poder de adotar atos delegados é conferido à Comissão nas 
condições estabelecidas no presente artigo. 

2. O poder de adotar atos delegados referido no artigo 8. o , n. o 4, é 
conferido à Comissão por um prazo de cinco anos a contar de 26 de 
julho de 2019. A Comissão elabora um relatório relativo à delegação de 

▼B 

( 1 ) JO L 311 de 28.11.2001, p. 67. 
( 2 ) JO L 184 de 17.7.1999, p. 23..
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poderes pelo menos nove meses antes do final do prazo de cinco anos. 
A delegação de poderes é tacitamente prorrogada por períodos de igual 
duração, salvo se o Parlamento Europeu ou o Conselho a tal se opuse­
rem pelo menos três meses antes do final de cada prazo. 

3. A delegação de poderes referida no artigo 8. o , n. o 4, pode ser 
revogada em qualquer momento pelo Parlamento Europeu ou pelo Con­
selho. A decisão de revogação põe termo à delegação dos poderes nela 
especificados. A decisão de revogação produz efeitos a partir do dia 
seguinte ao da sua publicação no Jornal Oficial da União Europeia ou 
de uma data posterior nela especificada. A decisão de revogação não 
afeta os atos delegados já em vigor. 

4. Antes de adotar um ato delegado, a Comissão consulta os peritos 
designados por cada Estado-Membro de acordo com os princípios esta­
belecidos no Acordo Interinstitucional, de 13 de abril de 2016, sobre 
legislar melhor ( 1 ). 

5. Assim que adotar um ato delegado, a Comissão notifica-o simul­
taneamente ao Parlamento Europeu e ao Conselho. 

6. Os atos delegados adotados nos termos do artigo 8. o , n. o 4, só 
entram em vigor se não tiverem sido formuladas objeções pelo Parla­
mento Europeu ou pelo Conselho no prazo de dois meses a contar da 
notificação do ato ao Parlamento Europeu e ao Conselho, ou se, antes 
do termo desse prazo, o Parlamento Europeu e o Conselho tiverem 
informado a Comissão de que não têm objeções a formular. O referido 
prazo é prorrogável por dois meses por iniciativa do Parlamento Euro­
peu ou do Conselho. 

▼B 

Artigo 11. o 

Entrada em vigor 

O presente regulamento entra em vigor na data da sua publicação no 
Jornal Oficial das Comunidades Europeias. 

O presente regulamento é aplicável a partir da data de aprovação dos 
regulamentos de execução referidos no n. o 2 do artigo 3. o e no n. o 4 do 
artigo 8. o 

O presente regulamento é obrigatório em todos os seus elementos e 
directamente aplicável em todos os Estados-Membros. 

▼M2 

( 1 ) JO L 123 de 12.5.2016, p. 1.
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