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(Actos cuja publicagio é uma condigio da sua aplicabilidade)

REGULAMENTO (CE) N.° 141/2000 DO PARLAMENTO EUROPEU E DO CONSELHO
de 16 de Dezembro de 1999

relativo aos medicamentos 6rfios

O PARLAMENTO EUROPEU E O CONSELHO DA UNIAO
EUROPEIA,

Tendo em conta o Tratado que institui a Comunidade Europeia
e, nomeadamente, o seu artigo 95.°,

Tendo em conta a proposta da Comissdo (1),

Tendo em conta o parecer do Comité Econdmico e Social (3,

Deliberando nos termos do artigo 251.° do Tratado (?),

Considerando o seguinte:

1)

Algumas patologias sdo tdo infrequentes que o custo do
desenvolvimento e introdu¢do no mercado de medica-
mentos com vista ao seu diagndstico, preven¢io ou
tratamento ndo seria amortizado pelos respectivos
volumes de vendas previsiveis; a industria farmacéutica
ndo estaria interessada no desenvolvimento de tais medi-
camentos em condi¢des normais de mercado, estes
medicamentos sdo portanto denominados «medica-
mentos Orfaos;

Os doentes que sofrem de doengas raras devem ter
direito a terapéuticas de qualidade idéntica a das ofere-
cidas aos restantes doentes; importa, portanto, incentivar
a industria farmacéutica a investigar, desenvolver e intro-
duzir no mercado medicamentos adequados. Os incen-
tivos ao desenvolvimento de medicamentos Orfaos
existem nos Estados Unidos da América desde 1983 ¢
no Japdo desde 1993;

Até ao momento, na Unido Europeia apenas foram
adoptadas medidas limitadas, a nivel quer nacional quer
comunitario, para fomentar o desenvolvimento de medi-
camentos Orfdos; tais medidas devem ser tomadas a nivel
comunitdrio, por forma a aproveitar um mercado o mais
vasto possivel e a evitar a dispersio de recursos limi-
tados; a accdo a nivel comunitdrio é preferivel a medidas
descoordenadas dos Estados-Membros que possam

() JO C 276 de 4.9.1998, p. 7.

() JO C 101 de 12.4.1999, p. 37.
(}) Parecer do Parlamento Europeu de 9 de Mar¢o de 1999 (JO C 175

de 21.6.1999, p. 61), posicio comum do Conselho de 27 de
Setembro de 1999 (JO C 317 de 4.11.1999, p. 34) e decisio do
Parlamento Europeu de 15 de Dezembro de 1999 (ainda nio publi-
cada no Jornal Oficial).

conduzir a distorcdes de concorréncia e a entraves as
trocas comerciais intracomunitdrias;

Importa identificar clara e inequivocamente os medica-
mentos Orfaos elegiveis para incentivos; afigura-se mais
adequado concretizar este objectivo através do estabele-
cimento de um procedimento comunitdrio aberto e
transparente com vista a designagdo de potenciais medi-
camentos como medicamentos 6rfios;

Devem ser estabelecidos critérios objectivos de desig-
nacdo dos medicamentos O6rfdos; tais critérios devem
basear-se na prevaléncia da patologia objecto de diag-
néstico, prevengdo ou tratamento; geralmente consi-
dera-se adequado como limite uma prevaléncia de até
cinco casos por 10 mil pessoas; os medicamentos desti-
nados a patologias que ponham a vida em perigo, sejam
gravemente debilitantes ou sejam graves e crénicas
devem beneficiar de incentivos, ainda que a prevaléncia
seja superior a cinco casos por 10 mil pessoas;

Deve ser instituido um comité composto por peritos
nomeados pelos Estados-Membros para analisar os
pedidos de designagdo; esse comité deve incluir também
trés representantes das associagdes de doentes, a nomear
pela Comissdo, e trés outras pessoas, nomeadas igual-
mente pela Comissdo apds recomendacdo da Agéncia
Europeia de Avaliagdo dos Medicamentos (a seguir deno-
minada «a agéncia»); a agéncia serd responsavel pela
coordenagio adequada entre o Comité dos Medica-
mentos Orfios e o Comité das Especialidades Farmacéu-
ticas;

Os doentes com estas patologias devem poder dispor de
medicamentos com qualidade, seguranca e eficicia
andlogas as dos oferecidos aos restantes doentes; os
medicamentos 6rfios devem, portanto, ser objecto do
processo de avaliagdo habitual; os promotores de tais
medicamentos devem poder obter uma autorizagio
comunitdria. Para facilitar a concessdo ou a conservagio
da autorizagdo comunitdria, hd que suprimir pelo menos
uma parte da taxa cobrada pela agéncia; o orgamento
comunitdrio deve compensar a agéncia em relagio a
consequente diminui¢do de receitas;
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De acordo com a experiéncia dos Estados Unidos da
América e do Japdo, o maior incentivo ao investimento
por parte da indistria no desenvolvimento e introdugdo
no mercado de medicamentos 6rfaos é a perspectiva de
obtencdo da exclusividade de mercado durante vdrios
anos, que pode permitir amortizar uma parte do investi-
mento; a protec¢do dos dados ao abrigo do n.° 8, alinea
a), subalinea iii), do artigo 4.° da Directiva 65/65/CEE do
Conselho, de 26 de Janeiro de 1965, relativa a aproxi-
magdo das disposicdes legislativas, regulamentares e
administrativas respeitantes aos medicamentos ('), ndo
constitui um incentivo suficiente para o efeito; os
Estados-Membros que actuem isoladamente ndo podem
introduzir esta medida fora do contexto comunitrio,
uma vez que entrariam em contradicio com o disposto
na Directiva 65/65/CEE; se tal medida for adoptada de
forma descoordenada pelos Estados-Membros, poder-se-
-d0 criar entraves as trocas comerciais intracomunitarias,
que conduzam a distor¢des da concorréncia e que
possam prejudicar o mercado Gnico; a exclusividade de
mercado deve, no entanto, limitar-se a indicacdo tera-
péutica em relacdo a qual o estatuto de medicamento
Orfio tenha sido concedido, sem por em causa os
direitos de propriedade intelectual em vigor; tendo em
conta o interesse dos doentes, a exclusividade de
mercado ndo deve impedir a introdugdo no mercado de
medicamentos andlogos que possam ter vantagens signi-
ficativas para as pessoas afectadas pela patologia;

Os promotores de medicamentos o6rfdos designados
como tal ao abrigo do presente regulamento devem
poder desfrutar plenamente de todos os incentivos
concedidos pela Comunidade ou pelos Estados-Membros
com vista ao apoio a investigagdo e desenvolvimento de
medicamentos destinados ao diagndstico, preven¢io ou
terapéutica de doencas raras;

(100 O programa especifico Biomed 2, integrado no quarto

programa-quadro de investigagio e desenvolvimento
tecnoldgico (1994-1998), apoiou a investigagdo sobre o
tratamento das doengas raras, disponibilizando sistemas
que permitam o rdpido desenvolvimento de medica-
mentos 6rfdos e de inventdrios de medicamentos 6rfios
existentes a nivel europeu; tais subsidios destinavam-se a
promover a cooperagdo transnacional, com vista a
implementacdo da investigagio bdsica e clinica no
dominio das doengas raras; a investigacdo sobre doengas
raras ird continuar a ser uma das prioridades da Comu-
nidade, uma vez que constava do quinto programa-
-quadro de investigacdo e desenvolvimento tecnoldgico
(1998-2002) da Comissdo; o presente regulamento
institui o quadro legal que ird permitir aplicar de forma
ripida e eficiente os resultados dessa investigacio;

(11)  As doencas raras foram apontadas como drea prioritdria

de accio comunitdria no ambito do quadro de acgdo no
dominio da satde publica; a Comissdo, na sua comuni-
cagdo relativa a um programa de acgdo comunitdria em
matéria de doengas raras no dmbito do quadro de ac¢do

(") JO 22 de 9.2.1965, p. 369. Directiva com a dltima redac¢do que

lhe foi dada pela Directiva 93/39/CEE (JO L 214 de 24.8.1993, p.
22).

no dominio da saide publica, decidiu dar prioridade as
doengas raras no ambito do quadro de acgio no
dominio da satide publica; o Parlamento Europeu e o
Conselho aprovaram a Decisio n.° 1295/1999/CE, de
29 de Abril de 1999, relativa a um programa de acgdo
comunitdria em matéria de doencas raras no quadro da
ac¢do no dominio da sadde publica (1999-2003) (),
incluindo ac¢des de informagdo, por forma a abordar
agregados de doencas raras numa dada populacio e a
apoiar as organizacdes de doentes interessadas; o
presente regulamento constitui a realizagdo de uma das
prioridades estabelecidas no programa de acgdo,

ADOPTARAM O PRESENTE REGULAMENTO:

Artigo 1.°
Objectivo

O objectivo do presente regulamento é a instituicio de um
procedimento comunitdrio de designagio de certos medica-
mentos como «medicamento 6rfdo» e a criagdo de incentivos a
investigagdo, desenvolvimento e introducio no mercado de
medicamentos designados como medicamentos 6rfios.

Artigo 2.°
Ambito e definicdes

Para efeitos do presente regulamento, entende-se por

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

b) «Medicamento 6rfdo», qualquer medicamento assim desig-
nado ao abrigo do presente regulamento;

(e)
~

«Promotor» qualquer pessoa singular ou colectiva estabele-
cida na Comunidade que procura obter ou tenha obtido
para um medicamento a designacdo de medicamento 6rfio;

d) «Agéncia», a Agéncia Europeia de Avaliagio dos Medica-
mentos.
Artigo 3.°
Critérios de designacio

1.  Um medicamento pode ser designado medicamento 6rfio
se 0 respectivo promotor puder comprovar que:

&

Se destina ao diagndstico, prevengdo 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 diagnéstico, prevencdo ou tratamento de uma
patologia na Comunidade que ponha a vida em perigo, seja
gravemente debilitante ou seja grave e cronica, e que ¢é
pouco provével que, sem incentivos, a comercializagdo
desse medicamento na Comunidade possa gerar receitas que
justifiquem o investimento necessario;

3 JO L 155 de 22.6.1999, p. 1.
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b) Ndo existe qualquer método satisfatorio de diagndstico,
prevencdo ou tratamento de tal patologia que tenha sido
autorizado na Comunidade ou, caso exista, que o medica-
mento em questdo oferece um beneficio significativo
aqueles que sofram dessa patologia.

2. A Comissdo aprovard as disposi¢des necessirias para a
aplicacdo do presente artigo sob a forma de um regulamento
de execucdo, nos termos do artigo 72.° do Regulamento (CEE)
n.° 2309/93 do Conselho ().

Artigo 4.°
Comité dos Medicamentos Orfios

1. E instituido no seio da Agéncia o Comité dos Medica-
mentos Orfdos, a seguir denominado «o comité».

2. As atribui¢des do comité sdo as seguintes:

a) Analisar todos os pedidos de designagio de um medica-
mento como medicamento 6rfio que lhe sejam apresen-
tados em conformidade com o presente regulamento;

b) Aconselhar a Comissdo na elabora¢do e desenvolvimento de
uma politica da Unido Europeia para os medicamentos
6rfaos;

¢) Apoiar a Comissio nas discussdes internacionais sobre
questdes relativas aos medicamentos 6rfdos e nos contactos
com grupos de apoio aos doentes;

d) Apoiar a Comissio na elaboracio de normas de orientagio
pormenorizadas.

3. O comité é composto por um membro nomeado por
cada Estado-Membro, por trés membros nomeados pela
Comissdo em representacdo das associagdes de doentes e por
trés membros nomeados pela Comissdo, por recomendagdo da
agéncia. Os membros do comité sio nomeados por um
periodo renovével de trés anos. Podem fazer-se acompanhar de
peritos.

4. O comité elege o seu presidente por um periodo de trés
anos, renovavel uma sé vez.

5. Os representantes da Comissdo e o director executivo da
agéncia ou o representante deste podem assistir a todas as
reunides do comité.
6. A Agéncia assegura o secretariado do comité.
7. Os membros do comité ficam obrigados, mesmo apés a
cessacdo de funcdes, a ndo divulgar qualquer informacio do
tipo das que sdo protegidas pelo sigilo profissional.
Artigo 5.°

Procedimento de designacio e de retirada

1. Para que um medicamento obtenha a designacio de

medicamento 6rfio, o promotor deve apresentar a agéncia um
pedido nesse sentido, em qualquer fase do desenvolvimento do

() JO L 214 de 24.8.1993, p. 1. Regulamento alterado pelo Regula-
mento (CE) n.° 649/98 da Comissio (JO L 88 de 24.3.1998, p. 7).

medicamento antes de requerer a autorizagdo de introdugdo no
mercado.

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

a) Nome ou razdo social e endereco permanente do patroci-
nador;

b) Principios activos do medicamento;
¢) Indicagdo terapéutica proposta;

d) Comprovagdo de que os critérios estabelecidos no n.° 1 do
artigo 3.° se encontram preenchidos e descricio do estado
de desenvolvimento, incluindo as indicagdes previsiveis.

3. A Comissio elaborard, em consulta com os Estados-
-Membros, a agéncia e as partes interessadas, normas de orien-
tacdo pormenorizadas sobre a forma de apresentagio dos
pedidos de designagdo, assim como sobre o respectivo
contetido.

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

5. A agéncia deve assegurar que o comité emita parecer no
prazo de 90 dias apds a recepcio de um pedido vilido.

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

7. Se, no seu parecer, o comité considerar que o pedido ndo
preenche os critérios estabelecidos no n.° 1 do artigo 3.°, a
agéncia deve informar imediatamente desse facto o promotor.
No prazo de 90 dias apds a recepgdo do parecer, o promotor
pode apresentar uma reclamagio devidamente fundamentada,
que a Agéncia transmitird ao Comité. O Comité delibera sobre
a eventual revisio do seu parecer na reunido seguinte.

8. A agéncia transmite imediatamente o parecer definitivo
do comité a Comissio, a qual toma uma decisdo no prazo de
30 dias ap6s a recep¢do do parecer. Se, em situagdes excepcio-
nais, o projecto de decisdo nido for conforme com o parecer do
comité, a decisio é aprovada nos termos do artigo 73.° do
Regulamento (CEE) n.° 2309/93. A decisio é notificada ao
promotor e comunicada 3 agéncia e as autoridades compe-
tentes dos Estados-Membros.

9. O medicamento designado ¢ inscrito no Registo Comuni-
tirio de Medicamentos Orfios.

10. O promotor apresenta anualmente a agéncia um rela-
tério sobre o estado de desenvolvimento do medicamento
designado.

11. O titular de uma designagdo que pretenda transferir para
outro promotor a designagio de um medicamento 6rfdo, deve
apresentar a agéncia um pedido especifico nesse sentido. A
Comissdao elaborard, em consulta com os Estados-Membros, a
agéncia e as partes interessadas, normas de orientagdo porme-
norizadas sobre a forma de apresentacgio dos pedidos de trans-
feréncia, assim como sobre o respectivo contetido e todas as
informacgdes relativas ao novo promotor.
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12. Um medicamento 6rfio ¢ retirado do Registo Comuni-
tirio de Medicamentos Orfios:

a) A pedido do promotor;

b) Desde que se comprove, antes da concessdo de autorizagio
de introdugdo no mercado, que os critérios estabelecidos no
artigo 3.° deixaram de estar preenchidos no que se refere a
esse medicamento;

¢) No final do perfodo de exclusividade de mercado fixado no
artigo 8.°

Artigo 6.

Apoio a elaboragio de protocolos

1. Antes de apresentar um pedido de autorizacdo de intro-
ducdo no mercado, o promotor de um medicamento 6rfao
pode solicitar o parecer da agéncia sobre a realizacdo dos testes
e ensaios necessarios para comprovar a qualidade, seguranca e
eficicia de tal medicamento, em conformidade com a alinea j)
do artigo 51.° do Regulamento (CEE) n.> 2309/93.

2. A Agéncia deve estabelecer um procedimento relativo ao
desenvolvimento de medicamentos 6rfios que abranja um
apoio de ordem regulamentar a definicdo do contetido do
pedido de autorizacdo, na acepcio do disposto no artigo 6.° do
Regulamento (CEE) n.° 2309/93.

Artigo 7.

Autorizacio comunitiria de introdu¢io no mercado

1. O responsavel pela introdugdo no mercado de um medi-
camento 6rfdo pode solicitar que a Comunidade conceda a
autorizacio de introdugio no mercado em conformidade com
o disposto no Regulamento (CEE) n.° 2309/93 sem que deva
comprovar que o medicamento é abrangido pela parte B do
anexo do referido regulamento.

2. A Comunidade atribui anualmente a agéncia uma contri-
buicdo especial, independente da prevista no artigo 57.° do
Regulamento (CEE) n.° 2309/93. Esta contribuicio deve ser
utilizada pela agéncia apenas para compensar o nio pagamento
total ou parcial das taxas devidas ao abrigo das regras comuni-
tarias aprovadas nos termos do Regulamento (CEE) n.° 2309/
/93. No final de cada ano, o director executivo da agéncia deve
apresentar um relatorio pormenorizado sobre a utiliza¢do desta
contribuicio especial. Os montantes ndo esgotados num dado
ano devem ser reportados e deduzidos da contribui¢do especial
do ano seguinte.

3. As autorizacdes de introdugio de medicamentos 6rfios
no mercado apenas devem abranger as indicagdes terapéuticas
que observem os critérios estabelecidos no artigo 3.°, o que néo

prejudica a eventual apresentacdo de um pedido distinto de
introdugdo no mercado relativo a indicagdes ndo abrangidas
pelo 4mbito do presente regulamento.

Artigo 8.°
Exclusividade de mercado

1. Se a um medicamento 6rfio for concedida uma autori-
zacdo de introducio no mercado ao abrigo do Regulamento
(CEE) n.° 2309/93 ou se todos os Estados-Membros tiverem
concedido autorizacdes de introducio no mercado nos termos
dos procedimentos de reconhecimento miituo estabelecidos
nos artigos 7.° e 7A da Directiva 65/65/CEE ou no n.° 4 do
artigo 9.° da Directiva 75/319/CEE do Conselho, de 20 de Maio
de 1975, relativa a aproximagdo das disposicdes legislativas,
regulamentares e administrativas respeitantes aos medica-
mentos (), sem prejuizo do disposto no direito de propriedade
intelectual ou em qualquer outra disposi¢do de direito comuni-
tirio, a Comunidade e os Estados-Membros abster-se-do de
aceitar durante um periodo de 10 anos qualquer outro pedido
de autoriza¢do de introdu¢do no mercado, ou de conceder uma
autorizagdo de introduc¢do no mercado, ou de dar seguimento a
um pedido de extensdo de uma autoriza¢do de introdugio no
mercado jd existente, em relagio a um medicamento similar
com a mesma indicagdo terapéutica.

2. Este periodo pode ser reduzido para seis anos se, no final
do quinto ano, se comprovar que, em relagdo ao medicamento
em questdo, os critérios estabelecidos no artigo 3.° jd ndo sdo
preenchidos, nomeadamente quando se comprovar, a partir
dos dados disponiveis, que a rentabilidade ¢ suficiente para nio
justificar a manutencdo de exclusividade de mercado. Para este
efeito, o Estado-Membro deve informar a agéncia que o critério
que fundamenta a atribuicdo da exclusividade de mercado pode
ndo estar preenchido, devendo em seguida a agéncia iniciar o
procedimento estabelecido no artigo 5.° O promotor deve
fornecer a agéncia as informacdes necessdrias para o efeito.

3. Em derrogagio do n.° 1, e sem prejuizo do direito rela-
tivo a propriedade intelectual ou de qualquer outra disposicio
prevista na legislagio comunitdria, pode ser concedida uma
autorizacdo de introducdo no mercado de um medicamento
similar com a mesma indicagdo terapéutica se:

a) O titular da autorizacio de introducio no mercado do
medicamento 6rfdo original tiver manifestado o seu consen-
timento ao segundo requerente; ou

b) O titular da autorizacio de introducio no mercado do
medicamento 6rfdo original for incapaz de fornecer quanti-
dades suficientes do medicamento; ou

¢) O segundo requerente puder comprovar no seu pedido que
o segundo medicamento, embora andlogo ao medicamento
6rfio ja autorizado, é mais seguro, mais eficaz ou clinica-
mente superior noutros aspectos.

4. A Comissdo aprovard as defini¢des de «medicamento
similar» e de «superioridade clinica» sob a forma de um regula-
mento de execugdo, nos termos do artigo 72.° do Regulamento
(CEE) n.°o 2309/93.

5. A Comissdo elaborard, em consulta com os Estados-
-Membros, a agéncia e as partes interessadas, normas de orien-
tagdo pormenorizadas sobre a aplicacdo do presente artigo.

() JO L 147 de 9.6.1975, p. 13. Directiva com a tltima redac¢io 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.°
Outros incentivos

1.  Os medicamentos que sejam designados medicamentos
Orfios ao abrigo do presente regulamento sdo elegiveis para
incentivos, quer comunitdrios quer dos Estados-Membros, de
apoio a investigagdo, desenvolvimento e introdugdo no
mercado de medicamentos Orfios e, em especial, para as
medidas de apoio a investigagdo destinadas as pequenas e
médias empresas, previstas por programas-quadro de investi-
gagdo e desenvolvimento tecnoldgico.

2. Antes de 22 de Julho de 2000, os Estados-Membros
devem apresentar a Comissio dados pormenorizados sobre
quaisquer medidas por eles aprovadas de apoio a investigagio,
desenvolvimento e colocagdo no mercado dos medicamentos
6rfios ou medicamentos que possam ser designados como tal.
Estes dados devem ser actualizados periodicamente.

3. Antes de 22 de Janeiro de 2001, a Comissdo deve
publicar um inventdrio pormenorizado de todos os incentivos
da Comunidade e dos Estados-Membros de apoio a investi-

gagdo, desenvolvimento e coloca¢do no mercado de medica-
mentos 6rfaos. Este inventdrio deve ser actualizado periodica-
mente.

Artigo 10.°

Relatorio geral

Antes de 22 de Janeiro de 2006, a Comissdo deve publicar um
relatério geral sobre a experiéncia adquirida com a aplicagdo
do presente regulamento, que exponha também os beneficios
obtidos no plano da saide publica.

Artigo 11.°

Entrada em vigor

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

O presente regulamento é aplicavel a partir da data de apro-
vagdo dos regulamentos de execucdo referidos no n.° 2 do
artigo 3.° e no n° 4 do artigo 8.°

O presente regulamento é obrigatério em todos os seus elementos e directamente aplicavel em

todos os Estados-Membros.

Feito em Bruxelas, em 16 de Dezembro de 1999.

Pelo Parlamento Europeu
O Presidente
N. FONTAINE

Pelo Conselho
O Presidente
K. HEMILA



