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médicament orphelin/maladic orpheline .

.. Un médicament ou une maladie sans patients |7
.. Un médicament sans alternative ?

.. Un médicament qui doit étre vendu sans
autorisation ?

.. Une maladie qui touche principalement les
orphelins ?




Reglement sur les
médicaments orphelins

Apres la pluie, le beau temps




2 Avant 2000
es traitements et les incitations au développement dans le

domaine des maladies rares étaient réglementés au niveau
national

= CHAOS

O Depuis de 2000
Reglement européen 141/2000 (FR =
pionnier)

L'incitation au développement et
'approbation sont réglées au niveau central

= allegement




EN ROUTE VERS UNE
APPROBATION

(Ca va, ca vient...




Comités scientifiques CHMP
COMP de 'lEMA COMP

Statut Approbation Responsabi

d'orphelin Développement clinique centrale et statut Lité
initial d'orphelin final Nationate

EMA |
(en collaboration avec les agences HTA nationale (INAMI)
nationales, telles que 'AFMPS) AFMPS



Comités législatifs de 'lEMA

-
COMP (Comité des médicaments orphelins)

s s Comités chargés
PDCO (Comlte pedlatrlque) d'inciter au développement

/

SAWP (Scientific Advice Working Party - Groupe de travail
consultatif scientifiqgue)

(CAT (Committee for Advanced Therapies - Comité des
thérapies innovantes)

CMPH (Comité des médicaments
a usage humain) Comités d'autorisation/




COMP (COMITE DES
MEDICAMENTS ORPHELINS)

Les gardiens




COMP

* 2000 (cf. reglement sur les médicaments orphelins), tache =
donner des incitants
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https://www.ema.europa.eu/en/committees/committee-orphan-medicinal-products-comp

CONDITIONS

Anatomie d'un médicament orphelin




© P Affection mettant en jeu le pronostic vital ou maladie débilitante chronic
° P Rare (<5 sur 10 000 patients dans ['UE a n'importe quel moment)

ou

Un « retour sur investissement » insuffisant sans
mesures d'incitation

EN

ou

PP Avantage significatif par rapport aux traitements existants



Avantage significatif

¢ Condition unigue pour 'UE % Traitements efficaces existants

Tra|tement5 approuves ) g

Préparations mag|5tral
Tra|tement5 hors RCP




Avantage significatif (2)




AVANTAGES ET OBLIGATIONS
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Apres une premiere désignation comme médicament orphelin
A1l Soutien aux PME/universitaires (quide des procédures, etc.)
A1l Réduction des tarifs, e.a. des avis scientifiques, des inspections, etc.
A1l Accés & PRIME & autorisation conditionnelle de mise sur le marché
(&) Demande d'exemption du Plan d'investigation pédiatrique (PIP)

(&3 Demande d'autorisation de mise sur le marché par le biais d'une
procédure centralisée

& Mises 3 jour annuelles sur le développement



Incitations apres confirmation de la désignation « orphelin »
ft Autorisation de mise sur le N\

marché

zill 10 ans d'exclusivité commerciale 4 Dossiers génériques introduits

f Générique disponible
-

Autorisation de mise sur le marché ordinaire

L y Pr lon
Exclusivité des données de otect o du
marché de
8 ans
2 ans

L)

Statut d'orphelin - exclusivité commerciale

Exclusivité commerciale de
10 ans

L)

Statut d'orphelin - exclusivité commerciale + respect PIP

Exclusivité commerciale de
10 ans

LA

Exclusivité
commerciale de
+ 7 ans

L)

LI



Exclusivité commerciale (1)

Al | es produits essentiellement similaires ne peuvent pas soumettre de
dossier MVA.

Utilisé pour exactement le méme traitement J

Structure moléculaire de base identiqueJ

f Y
Méme mécanisme d'action \ (;OO\A
gl
W
A R
\ (;OO\’\ \
W7\
A2 S\



Exclusivité commerciale (2)

© Le principe de similarité n'est pas infrangible

Cp e titulaire de '‘autorisation de mise sur le marché donne son
accord

0" Des problemes de stock qui ne peuvent étre résolus dans un
délai « raisonnable ».

0 s supériorité clinique peut étre démontrée par rapport au
médicament orphelin autorisé (efficacité, sécurité ou
contribution substantielle aux soins du patient).



VOLET NATIONAL

Mais l'histoire ne s'arréte pas la




| 'autorisation de mise sur le marché est obtenue au niveau de ['UE

1L Accessibilité et aspects financiers réglementés au niveau
national

L Les réles principaux sont joués ici par l'INAMI, le SPF
Santé publique et Sciensano

Santeé publique
. Sécurité de la Chaine alimentaire
Environnement

'sciensano u

INAMI




Le role de 'AFMPS est plus limité

Programmes d'usage Compassionnel et Programmes Medicaux
d'urgence

Avis remis a l'INAMI dans le cadre du programme d'exonération en tar
gue médicament orphelin

Représentation dans les initiatives nationales

o.o. )

il Traduction Orphanet

o.o. . .

W@ Registre central des maladies rares

i Groupe de pilotage du Plan National Maladies
Rares

il FRDFRA Belgian National Mirror Group Rare
Diseases



MERCI DE VOTRE ATTENTION.

@
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