C 4402 Dziennik Urzgdowy Unii Europejskiej 21.11.2022

ZAWIADOMIENIE KOMISJI

Wytyczne dotyczace formatu i treSci wnioskéw w sprawie przyznania oznaczenia jako sieroce
produkty lecznicze oraz przeniesienia oznaczen na innego sponsora

(2022/C 440/02)

WPROWADZENIE

Niniejsze wytyczne zawieraja dodatkowe wskazéwki dotyczace informacji, jakie sponsorzy muszg przedstawi¢ przy sklada-
niu wniosku o przyznanie oznaczenia produktu leczniczego jako sierocego produktu leczniczego. Wytyczne te obejmuja
zaréwno format, jak i tre§¢ wniosku i nalezy ich przestrzega, chyba Ze istnieja uzasadnione powody, by odstapi¢ od ich
stosowania.

Wytyczne nalezy czytaé w polaczeniu z aktualnymi informacjami i wytycznymi dotyczacymi formatu wnioskéw, dostep-
nymi na stronie internetowej Europejskiej Agencji Lekow (EMA) (1).W wytycznych internetowych EMA szczeg6towo wyjas-
niono kroki, ktére nalezy wykona¢ przed zlozeniem wniosku online za posrednictwem platformy EMA — ,IRIS” (3.

Kazdy wniosek o przyznanie oznaczenia danego produktu leczniczego jako sierocego produktu leczniczego musi zostaé
ztozony do EMA i musi zawiera¢ informacje okre$lone w niniejszych wytycznych.

Sekcja G wytycznych zawiera wskazéwki dotyczace przeniesienia oznaczenia sierocego produktu leczniczego na innego
sponsora oraz zmiany nazwy lub adresu sponsora.

Sekcja H zawiera porady dotyczgce zmiany istniejacego oznaczenia sierocego produktu leczniczego.

PODSTAWA PRAWNA

Zgodnie z art. 5 rozporzadzenia (WE) nr 141/2000 () w sprawie sierocych produktow leczniczych Komisja ma obowigzek,
w porozumieniu z panistwami czlonkowskimi, Agencjg i zainteresowanymi stronami, opracowac szczeg6towe wytyczne co

do:

— wymaganego formatu i tre$ci wnioskéw o oznaczenie produktow leczniczych jako sierocych produktéw leczniczych
(art. 5 ust. 3) oraz

— formularzy i tre$ci wnioskéw o przeniesienie oznaczenia na innego sponsora (art. 5 ust. 11).

Art. 4 tego samego rozporzadzenia stanowi, ze jednym z zadafi Komitetu ds. Sierocych Produktéw Leczniczych (,Komitet”)
jest wspieranie Komisji w sporzadzaniu szczegétowych wytycznych. W rozporzadzeniu Komisji (WE) nr 847/2000 z dnia
27 kwietnia 2000 r. (*) okre$lono sposoby spelnienia kryteriéw oznaczania sierocych produktéw leczniczych oraz odnie-
siono si¢ do dalszych wytycznych opracowanych na mocy art. 5 ust. 3 rozporzadzenia (WE) nr 141/2000. W zawiadomie-
niu Komisji (2016/C 424/03) z dnia 18 listopada 2016 r. () okre$lono interpretacje Komisji dotyczace niekt6rych kwestii
zwigzanych z wdrozeniem przepiséw dotyczacych oznaczenia i wylacznosci na rynku.

DEFINICJE

Zastosowanie maja definicje ustanowione w dyrektywie 2001/83/WE, rozporzadzeniu (WE) nr 141/2000 i rozporzadzeniu
Komisji (WE) nr 847/2000.

(") https://[www.ema.europa.eufen
() https:/[iris.ema.europa.cu/

() Dz.U.L182z22.1.2000,s. 1.

() Dz.U.L 103 z 28.4.2000, s. 5.
() Dz.U.C424716.11.2016,s. 3.


https://www.ema.europa.eu/en
https://iris.ema.europa.eu/
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Do celéw niniejszych wytycznych stosuje si¢ nastepujace dodatkowe definicje:

a) Stan chorobowy: wszelkie odchylenie od zwyklej struktury lub funkcji organizmu, przejawiajace si¢ charakterystycz-
nym zestawem oznak i objawow (zwykle jest to rozpoznana odrgbna choroba lub syndrom).

b) Rzadki stan chorobowy: stan chorobowy zdefiniowany powyzej, spelniajacy kryteria okreslone w art. 3 rozporzadzenia
(WE) nr 141/2000. Nalezy réwniez okresli¢, czy dany produkt leczniczy objety wnioskiem o przyznanie oznaczenia jest
przeznaczony do diagnozowania stanu chorobowego, zapobiegania temu stanowi lub jego leczenia.

¢) Wskazanie lecznicze: proponowane wskazanie lub wskazania na potrzeby przyszlego pozwolenia na dopuszczenie do
obrotu, opierajace si¢ na oczekiwaniach sponsora w momencie skladania wniosku o przyznanie oznaczenia jako sie-
rocy produkt leczniczy. Kazde przyszle wskazanie lecznicze musi miesci¢ si¢ w zakresie wyznaczonego ,rzadkiego
stanu chorobowego”. Wskazanie lecznicze przyznane w pozwoleniu na dopuszczenie do obrotu lub rozszerzone wska-
zanie przyznane pdzniej bedzie zalezalo od wyniku oceny danych dotyczacych jakosci, bezpieczefistwa i skutecznosci
przedlozonych wraz z wnioskiem o przyznanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu. Moze ono r6znic si¢ od wska-
zania proponowanego w momencie sktadania wniosku o przyznanie oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy.

TERMINY SKEADANIA WNIOSKOW

Sponsor moze ztozy¢ wniosek o przyznanie oznaczenia produktu jako sierocego produktu leczniczego na kazdym etapie
opracowywania produktu przed ztozeniem wniosku o przyznanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu. Jezeli jednak ten
sam sponsor zlozyt juz wniosek o przyznanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu tego samego produktu leczniczego
w dowolnym panstwie cztonkowskim UE (%) lub centralnie za posrednictwem EMA, wowczas produkt ten nie kwalifikuje
si¢ juz do celéw oznaczenia jako rzadki stan chorobowy, ktére obejmuje proponowane wskazanie lecznicze we wniosku
o przyznanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu, nawet jezeli pozwolenie to nie zostalo jeszcze wydane.

Zdecydowanie zacheca si¢ sponsoréw do zwracania si¢ o bezplatne spotkanie z EMA przed ztozeniem wniosku o przyzna-
nie oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy, zwlaszcza jesli jest to ich pierwszy wniosek o przyznanie takiego oznacze-
nia.

W celu zsynchronizowania oceny wnioskéw o przyznanie oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy z posiedzeniami
Komitetu ustalono terminy sktadania wnioskéw, publikowane na stronie internetowej EMA.

Sponsor moze ztozy¢ wniosek o przyznanie oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy w odniesieniu do juz zatwierdzo-
nego produktu leczniczego, pod warunkiem ze wniosek ten dotyczy innego rzadkiego stanu chorobowego niz stan choro-
bowy podany w zatwierdzonym wskazaniu leczniczym. Jezeli dany produkt posiada juz pozwolenie na dopuszczenie do
obrotu jako produkt niebedacy produktem sierocym, posiadacz pozwolenia musi ztozy¢ wniosek o oddzielne pozwolenie
na dopuszczenie do obrotu (z inng nazwa wlasna), ktére bedzie obejmowalo wylacznie rzadki stan chorobowy.

O oznaczenie tego samego produktu, przeznaczonego do diagnozowania tego samego lub innego stanu chorobowego,
zapobiegania mu lub jego leczenia moze ubiegad si¢ wigcej niz jeden sponsor. Kazdy sponsor musi wypelni¢ osobny wnio-
sek.

JEZYK

Caly wniosek powinien by¢ sporzadzony w jezyku angielskim. W przypadku odniesient bibliograficznych w innych jezy-
kach nalezy w miar¢ mozliwosci dolaczy¢ streszczenie w jezyku angielskim.

Przy skladaniu wniosku nalezy réwniez podaé nastgpujace informacje we wszystkich jezykach urzedowych UE oraz
w jezyku islandzkim i norweskim:

— nazwa substancji czynnej (migdzynarodowa niezastrzezona nazwa (INN), jesli jest dostgpna, lub nazwa zwyczajowa);

— proponowany rzadki stan chorobowy.

(°) UE nalezy rozumie¢ jako paristwa czlonkowskie UE oraz Islandig, Liechtenstein i Norwegie.
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INFORMACJE, KTORE NALEZY DOSTARCZYC

Whiosek powinien by¢ podpisany elektronicznie przez sponsora z zaznaczeniem, ze dostarczona dokumentacja jest kom-
pletna i dokladna. Dokumentacja naukowa dostarczona wraz z wnioskiem (cz¢ici A-E) zasadniczo powinna by¢ stosun-
kowo krétka i zwigzta (maksymalnie 30 stron).

Jezeli wnioskuje si¢ o przyznanie oznaczenia w odniesieniu do wigcej niz jednego rzadkiego stanu chorobowego w przy-
padku tego samego produktu, nalezy zlozy¢ oddzielne wnioski w odniesieniu do kazdego rzadkiego stanu chorobowego.
Do tych celéw kazda inna ,diagnoza” lub kazde inne ,leczenie” tego samego stanu chorobowego, lub kazde inne ,zapobie-
ganie” temu samemu stanowi chorobowemu uwaza si¢ za odrebne rzadkie stany chorobowe i nalezy ztozy¢ oddzielne
wnioski o przyznanie oznaczenia.

Kazdy wniosek o przyznanie oznaczenia musi zawiera¢ pelne odniesienia bibliograficzne, zgodnie z wymogami prawnymi
i wskazéwkami proceduralnymi opublikowanymi na stronie internetowej EMA.

Potencjalni sponsorzy powinni zapozna¢ si¢ z poradami proceduralnymi dostepnymi na publicznej stronie internetowej
EMA oraz skontaktowa¢ si¢ z EMA w przypadku jakichkolwiek watpliwosci lub potrzeby wyjasnieri.

INFORMACJE, KTORE NALEZY PODAC WE WNIOSKU

1. Nazwa substancji czynnych

Przed zlozeniem wniosku kazdg substancje czynng nalezy zarejestrowaé jako termin kontrolowany w ramach systemu
EMA do zarzadzania danymi dotyczacymi substancji, przy uzyciu zalecanej migdzynarodowej niezastrzezonej nazwy
(INN) tej substangji i, w stosownych przypadkach, z podaniem postaci soli lub hydratu tej substancji. Jezeli nie istnieje zale-
cana INN, nalezy zastosowa¢ nazwe z Farmakopei Europejskiej lub, jezeli substancja nie znajduje si¢ w farmakopei, zwykla
nazwe zwyczajowa. W przypadku braku nazwy zwyczajowej nalezy poda¢ dokladne naukowe przeznaczenie. Substangje,
ktére nie posiadajg dokladnego naukowego przeznaczenia, powinny by¢ opisane stwierdzeniem, jak i z czego zostaly przy-
gotowane, wraz z wszelkimi innymi istotnymi informacjami szczegétowymi. W przypadku gdy substancja czynna ma
pochodzenie biologiczne, nalezy okresli¢, jakie uklady komoérek lub uklady ekspresji zostaly uzyte.

W przypadku gdy skladnik czynny jest pochodzenia roslinnego, deklaracja dotyczaca substancji czynnej powinna byé
zgodna z wytycznymi dotyczacymi jakosci ziolowych produktéw leczniczych.

2. Proponowany rzadki stan chorobowy

Sponsor powinien przedstawi¢ szczeg6towe informacje na temat proponowanego rzadkiego stanu chorobowego, o ktérego
oznaczenie si¢ ubiega, okreslajac, czy dany produkt leczniczy stuzy do diagnozowania tego stanu, zapobiegania temu sta-
nowi czy jego leczenia. Nalezy zauwazy¢, ze zakres proponowanego rzadkiego stanu chorobowego moze by¢ szerszy niz
proponowane wskazanie lecznicze (zob. definicje powyzej).

Jezeli wnioskuje si¢ o przyznanie oznaczenia w odniesieniu do wigcej niz jednego rzadkiego stanu chorobowego w przy-
padku tego samego produktu, nalezy ztozy¢ oddzielne wnioski w odniesieniu do kazdego stanu chorobowego.

3. Nazwa wlasna, moc, postaé farmaceutyczna i droga podania

W miare mozliwosci nalezy przedstawi¢ szczeg6étowe dane dotyczgce proponowanej nazwy wlasnej, mocy (ilosciowe dane
szczegbtowe dotyczace skladnika czynnego), postaci farmaceutycznej i drogi podania sierocego produktu leczniczego.
W przypadku produktéw, ktére sa na wezesnym etapie opracowywania, moze to by¢ niemozliwe.
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4. Sponsor/osoba wyznaczona do kontaktow

Przed zlozeniem wniosku nalezy podaé nazwisko lub nazwe przedsigbiorstwa oraz adres siedziby sponsora jako termin
kontrolowany w ramach systemu EMA do zarzadzania danymi organizacji. Wnioskodawcy nalezacy do tej samej grupy
przedsi¢biorstw liczg si¢ jako jeden sponsor.

Sponsor musi mie¢ siedzib¢ w UE i musi przedstawi¢ dokumentacj¢ wskazujacg na jego staly adres w UE.

Podmiot prowadzacy badania naukowe na zlecenie moze by¢ sponsorem sierocego produktu leczniczego, pod warunkiem
ze ma siedzib¢ w UE, zgodnie z wymogami rozporzadzenia (WE) nr 141/2000.

Sponsor musi wskaza¢ osob¢ upowazniong do kontaktowania si¢ z EMA w jego imieniu podczas procedury przyznawania
oznaczenia. Sponsor powinien poda¢ dane kontaktowe (numer telefonu w UE i adres e-mail) na wypadek wszelkich zapy-
tan zglaszanych przez pacjentéw, pracownikow stuzby zdrowia lub inne zainteresowane strony po przyznaniu oznaczenia.
Na potrzeby tych interakcji po przyznaniu oznaczenia zaleca si¢ podanie niespersonalizowanego/ogélnego firmowego
adresu e-mail, a nie adresu zwigzanego z konkretng osoba.

INFORMACJE, KTORE NALEZY PODAC W CZESCI NAUKOWE] WNIOSKU

Do kazdego wniosku nalezy dolaczy¢ wykaz skrotéw. Nalezy przedstawi¢ przeglad odpowiedniej literatury naukowe;j,
poprze¢ go opublikowanymi Zrédtami i podaé odniesienia do nich. Nalezy podaé nastgpujace informacje:

A.  Opis stanu chorobowego

1.  Szczegétowe informacje na temat rzadkiego stanu chorobowego

Nalezy podaé precyzyjny opis choroby lub stanu chorobowego, ktére produkt leczniczy ma diagnozowad, ktérym ma
zapobiega¢ lub ktére ma leczy¢. Opis ten nalezy sporzadzi¢ na podstawie opublikowanych Zrédel. Nalezy poda¢ szczegé-
fowe informacje na temat przyczyn i objawéw.

Rzadki stan chorobowy moze obejmowac szersza populacje niz populacja okre§lona przez proponowane wskazanie lecz-
nicze. Ta szersza populacja powinna by¢ podstawa do oszacowania czesto$ci wystepowania.

W trakcie procesu przyznawania oznaczenia Komitet moze zmieni¢ rzadki stan chorobowy bedacy przedmiotem wniosku
o0 przyznanie oznaczenia. Ponadto oznaczony rzadki stan chorobowy pozostaje bez uszczerbku dla ostatecznych wskazan
leczniczych, ktére zostang uzgodnione w warunkach pozwolenia na dopuszczenie do obrotu.

2. Medyczna wiarygodnos¢ wnioskow

W tej sekeji, ktorg nalezy wypelni¢ w przypadku wszystkich wnioskéw, nalezy przedstawié¢ szczegblowe uzasadnienie sto-
sowania produktu leczniczego w proponowanym rzadkim stanie chorobowym. Uzasadnienie to powinno zawiera¢ opis
produktu leczniczego oraz oméwienie jego mechanizmu dzialania, o ile jest on znany. Aby uzasadni¢ opracowanie danego
produktu w odniesieniu do danego stanu chorobowego, wymaga si¢ zazwyczaj przedstawienia danych nieklinicznych lub
wstepnych danych klinicznych. W miare mozliwosci nalezy zawrzec opis wynikéw badan nieklinicznych z udzialem kon-
kretnego produktu w modelach konkretnego stanu chorobowego wskazanego we wniosku lub opis wstepnych danych kli-
nicznych u pacjentéw, u ktérych wystepuje ten stan. Wniosek powinien zawieraé sprawozdania z badan przeprowadzo-
nych przez sponsora, potwierdzajace stosowanie produktu w odniesieniu do stanu chorobowego bedacego przedmiotem
wniosku, o ile takie sprawozdania sa dostgpne. W momencie skladania wniosku nalez przedstawi¢ cel, metodyke, wyniki
wszystkich istotnych badan itp.

W przypadku gdy proponowany rzadki stan chorobowy odnosi si¢ do podzbioru okreslonego stanu chorobowego, w tej
sekcji nalezy uzasadnié, dlaczego ograniczenie stosowania produktu leczniczego do tego podzbioru jest uzasadnione
z punktu widzenia wiarygodnosci medycznej. Nalezy réwniez opisa¢ metody lub kryteria stosowane do wyodrebnienia
tego podzbioru populagji.

Przy definiowaniu stanu chorobowego nalezy wzigé¢ pod uwage wymienione nizej kwestie. Dotyczg one w szczegélnosci
tego, co stanowi wazny stan chorobowy, co bytoby uwazane za niewazne podzbiory w ramach danego stanu chorobowego
oraz w jaki spos6b elementy te s3 powigzane z istniejagcymi metodami leczenia, znaczgcg korzyscig nowych metod leczenia
oraz z proponowanym wskazaniem leczniczym.
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Wymogi ogéine

Za wazne stany chorobowe uznawane bylyby zasadniczo uznane odrebne jednostki medyczne. Jednostki takie bylyby
zazwyczaj definiowane pod wzgledem ich specyficznych cech, np. cech patofizjologicznych, histopatologicznych, podtypu
genetycznego/cech genomicznych i klinicznych. Samo istnienie podzbioru pacjentéw, ktérzy mogliby odnies¢ korzysé
z produktu (jak okreslono w proponowanym wskazaniu leczniczym), zasadniczo nie bytoby akceptowalnym kryterium
definiujacym odrebny stan chorobowy.

Cechy definiujace odrgbny stan chorobowy powinny stuzy¢ okresleniu grupy pacjentéw, w przypadku ktdrych opracowa-
nie produktu leczniczego jest zasadne, z uwzglednieniem patogenezy stanu chorobowego oraz dowod6w i zalozef farma-
kodynamicznych. Rézne stopnie nasilenia lub stadia choroby nie bylyby na 0gé! uznawane za odrgbne stany chorobowe.
To wlasnie ten szerszy zakres stanu chorobowego powinien by¢ brany pod uwage do celéw spelnienia kryteriéw przyzna-
nia oznaczenia.

Szczegélne wzgledy

a) Biorac pod uwage powyzsze wymagania ogélne, nalezatoby przedstawi¢ przekonujgce argumenty w celu wykazania
medycznej wiarygodnosci kazdego proponowanego podzbioru oraz uzasadnienia wylaczenia wigkszej populacji. Podz-
bidr stanu chorobowego, ktérego czestos¢ wystepowania, w ujeciu calo§ciowym, jest wigksza niz 5 na 10 000, mozna
wyjatkowo uzna¢ za wazny stan chorobowy, jezeli pacjenci w danym podzbiorze majg swoiste i niepowtarzalne, moz-
liwe do oceny cechy, w wiarygodny sposéb laczace si¢ z danym stanem chorobowym i jezeli takie cechy sg istotnym
warunkiem dziatania danego produktu leczniczego. W szczegdlnosci podtyp lub profil genetyczny lub cechy patofizjo-
logiczne wystepujace w danym podzbiorze powinny by¢ $ciSle powiazane z dzialaniem diagnostycznym, zapobiega-
wezym lub leczniczym danego produktu leczniczego w taki sposéb, aby brak tych cech u oséb dotknigtych tym
samym stanem chorobowym powodowatl nieskuteczno$¢ danego produktu.

b) U pacjentéw moze wystgpowal wigcej niz jeden stan chorobowy. Ogdlnie rzecz biorgc, jednoczesne wystgpowanie
dwoch (lub wigkszej liczby) wspélistniejacych stanéw chorobowych nie byloby uznane za wazny stan chorobowy.
Sytuacje taka mozna by jednak dopusci¢, gdyby w wyniku takiego jednoczesnego wystgpowania powstala pewna nowa
i mozliwa do oceny cecha, ktéra ma istotne znaczenie dla efektu farmakologicznego i wyniku medycznego.

¢) W rzadkich przypadkach mozna uznad, ze dana metoda leczenia definiuje odrgbny stan chorobowy. Mogloby to doty-
czy¢ produktéw niezbednych w procedurach medycznych, niezaleznie od konkretnego wystepujacego stanu chorobo-
wego.

3. Uzasadnienie stanu chorobowego zagrazajgcego zyciu lub powodujgcego chroniczny ubytek zdrowia

a) W przypadku wnioskoéw sktadanych na podstawie art. 3 ust. 1 lit. a) akapit pierwszy rozporzadzenia (WE) 141/2000
nalezy przedstawi¢ o$wiadczenie wyjasniajace zagrazajacy zyciu lub powodujgcy chroniczny ubytek zdrowia charakter
stanu chorobowego, poparte zrédlami naukowymi lub medycznymi.

b) W przypadku wnioskéw sktadanych na podstawie art. 3 ust. 1 lit. a) akapit drugi rozporzadzenia (WE) 141/2000 nalezy
przedstawi¢ o$wiadczenie wyjasniajace zagrazajacy zyciu lub powodujacy powazny ubytek zdrowia, lub powazny
i chroniczny charakter stanu chorobowego, poparte Zrédtami naukowymi lub medycznymi.

B.  Czesto$¢ wystepowania stanu chorobowego ()

W przypadku ubiegania si¢ o przyznanie oznaczenia na podstawie art. 3 ust. 1 lit. a) akapit pierwszy rozporzadzenia (WE)
nr 141/2000 informacje na temat czgstosci wystgpowania danego stanu chorobowego lub choroby w UE nalezy przedsta-
wi¢ zgodnie z wymogami okre$lonymi w rozporzadzeniu Komisji (WE) nr 847/2000. We wniosku nalezy podaé czestosé
wystepowania stanu chorobowego (liczbe 0s6b dotknietych stanem chorobowym w okreslonym momencie w danej popu-
lacji w UE (¥) w momencie skladania wniosku o przyznanie oznaczenia) i nalezy ja obliczy¢ w odniesieniu do stanu choro-
bowego bedacego przedmiotem wniosku o przyznanie oznaczenia. Nalezy jasno opisaé metodg obliczer.

() Wyraz ,stan chorobowy” zastosowano w tym rozporzadzeniu.
(*) Do celéw przyznania oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy liczbe 0séb dotknigtych stanem chorobowym w UE nalezy obliczy¢é
na podstawie populacji panstw czlonkowskich UE oraz Islandii, Liechtensteinu i Norwegii.
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Przed wypelnieniem tej sekcji wniosku sponsorom zaleca si¢ zapoznanie z wytycznymi Komitetu ,,Points to consider on the
estimation and reporting on the prevalence of a condition for the purpose of orphan designation” [Kwestie, jakie nalezy
wzigé pod uwage przy szacowaniu i zglaszaniu czestoci wystepowania stanu chorobowego do celéw przyznania oznacze-
nia jako sierocy produkt leczniczy] (°).

1.  Czgstos¢ wystgpowania rzadkich choréb lub stanéw chorobowych w UE

1.1. Informacje referencyjne

Informacje powinny obejmowac kompleksowy przeglad oficjalnych Zrédet (w tym zrédel takich jak recenzowane artykuly
epidemiologiczne i medyczne, bazy danych i rejestry), ktére wykazujg, ze choroba lub stan chorobowy, w przypadku kté-
rych produkt leczniczy mialby by¢ podawany, wystepuje u nie wigcej niz pieciu na 10 000 oséb w UE w momencie sktada-
nia wniosku. Informacje te powinny, w miar¢ mozliwosci, wyrazZnie ilustrowaé czgsto$¢ wystegpowania danego stanu choro-
bowego w UE (w jak najwigkszej liczbie panstw czltonkowskich) i powinny zawiera¢ wniosek dotyczacy szacunkowej
czestoci wystepowania na 10 000 oséb w UE w momencie skladania wniosku o przyznanie oznaczenia.

W przypadku produktéw leczniczych przeznaczonych do diagnozowania lub zapobiegania stanom chorobowym, oblicze-
nie czestosci wystepowania powinno by¢ oparte na populacji, w ktdrej zgodnie z oczekiwaniami produkt bedzie podawany
w skali roku.

Sponsor powinien wyraznie wyjasni¢, w jaki spos6b obliczono szacunkowsg czesto$¢ wystepowania, wskazujgc metody
i wyniki zaréwno w odniesieniu do identyfikacji danych/informacji zrédtowych (recenzowane artykuly, bazy danych i rejes-
try), jak i do obliczania cz¢stosci wystgpowania (zob. ,Kwestie, jakie nalezy wzia¢ pod uwage przy szacowaniu i zglaszaniu
czegstosci wystepowania stanu chorobowego do celéw przyznania oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy”) (*9).

Odniesienia do literatury medycznej i epidemiologicznej, baz danych, rejestréw i innych Zrédel informacji wykorzystywa-
nych do oszacowania czestosci wystepowania nalezy przedstawi¢ w formie tabeli, podajac najistotniejsze informacje
i wyniki kazdego badania, takie jak charakterystyka i wielko$¢ badanej populacji, definicja przypadku itp. Jezeli nie sg
dostepne aktualne, oparte na dowodach zZrédla, sponsor powinien przedstawié jasne uzasadnienie zalozenia, ze dana cho-
roba lub dany stan chorobowy beda spelnialy kryteria czgsto$ci wystgpowania stanu rzadkiego w momencie skladania
wniosku. W tym celu sponsor powinien przedstawi¢ i oméwic rozwoéj tendencji w czasie pod wzgledem zapadalnosci lub
wydluzenia czasu trwania stanu chorobowego w zwiazku z poprawg wynikéw leczenia.

1.2. Informacje z baz danych dotyczgcych chordb rzadkich

Nalezy przedstawi¢ informacje z odpowiednich Zrédel danych, w tym z baz danych i rejestréw w UE, jezeli sa one dostepne.
W przypadku gdy istniejgca baza danych odnosi si¢ do czestosci wystepowania choroby lub stanu chorobowego w jednym
panstwie cztonkowskim, nalezy przedstawi¢ wyjasnienie, dlaczego mozna dokonaé ekstrapolacji tych danych na inne pan-
stwa czlonkowskie, z uwzglednieniem ewentualnych réznic etnicznych i kulturowych.

Jezeli w przypadku braku danych epidemiologicznych lub baz danych i rejestréw w UE dostepne sa jedynie opisy przypad-
kéw choroby, mozna odnie$¢ si¢ do danych epidemiologicznych i baz danych dostepnych w panstwach trzecich pod
warunkiem podania obja$nienia ekstrapolacji na populacje UE.

2. Czgsto$é wystgpowania i zapadalnos¢ danego stanu chorobowego w UE

W przypadku ubiegania si¢ o przyznanie oznaczenia na podstawie art. 3 ust. 1 lit. a) akapit drugi sponsor powinien przed-
stawi¢ dane dotyczace czgsto$ci wystgpowania i zapadalnosci danego stanu chorobowego w UE w momencie sktadania
wniosku o przyznanie oznaczenia w celach informacyjnych.

C. Potencjalny zwrot z inwestycji

W przypadku wnioskéw opartych na art. 3 ust. 1 lit. a) akapit drugi rozporzadzenia (WE) nr 141/2000, tj. w sytuacji, gdy
bez zachet jest mato prawdopodobne, aby wprowadzenie produktu leczniczego do obrotu w UE przyniosto wystarczajacy
zysk, aby uzasadni¢ niezbedne inwestycje, dostarczone informacje powinny by¢ zgodne z art. 2 ust. 2 rozporzadzenia
Komisji (WE) nr 847/2000.

(') Kwestie, jakie nalezy wzigé pod uwage przy szacowaniu i zglaszaniu czestosci wystepowania stanu chorobowego do celéw przyznania
oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy. 20 czerwca 2019 r., EMA/COMP[436/01 Rev. 1.
(") Zob. przypis 7.
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Koszty i przychody nalezy wyszczegdlni¢ w ramach podpozycji wymienionych ponize;j.

1. Dotacje i bodzce podatkowe — dotacje, bodzce podatkowe lub inne formy zwrotu kosztéw otrzymane w UE lub w pan-
stwach trzecich.

2. Dotychczasowe i przyszle koszty prac rozwojowych — szczegdlowe informacje dotyczace kosztéw juz poniesionych
w zwiazku z opracowywaniem produktu leczniczego oraz os§wiadczenie i wyja$nienie wszystkich kosztéw prac rozwo-
jowych, ktére sponsor spodziewa si¢ ponie$¢ po ztozeniu wniosku.

Szczegblowe informacje dotyczace dotychczasowych kosztéw powinny obejmowaé m.in.: badania przedkliniczne, badania
kliniczne, badania postaci uzytkowych, badania stabilnosci, przeglady literatury, spotkania z organami regulacyjnymi,
koszty dostarczenia produktu leczniczego oraz przygotowania wniosku. Dostarczone informacje powinny obejmowaé
liczbe badari lub dochodzenr przeprowadzonych w kazdym przypadku, czas trwania i harmonogram kazdego badania lub
czynnodci, liczbe pacjentéw lub zwierzat zaangazowanych w kazde badanie lub czynnos¢ oraz liczbe poswigconych godzin

pracy.

W przypadku gdy w odniesieniu do danego produktu leczniczego zatwierdzono juz wskazanie lub rozwaza si¢ zatwierdze-
nie przynajmniej jednego wskazania, zestawienie kosztéw powinno zawieral jasne stwierdzenie i wyjasnienie metody
zastosowanej do podziatu kosztéw prac rozwojowych pomigdzy rézne wskazania.

3. Koszty produkgji i wprowadzania do obrotu — zestawienie i wyjasnienie wszystkich kosztéw produkeji i wprowadzania
do obrotu, ktdre sponsor ponidst w przesztosci i spodziewa si¢ ponies¢ w ciggu pierwszych 10 lat po wydaniu zezwole-
nia.

4. Przewidywane przychody — oszacowanie i uzasadnienie przewidywanych dochodéw ze sprzedazy produktu leczni-
czego w UE w ciagu pierwszych 10 lat po zatwierdzeniu.

5. Po$wiadczenie przez bieglego rewidenta — podpisane o§wiadczenie, ze wszystkie dane dotyczace kosztéw i przychodéw
zostaly obliczone zgodnie z ogélnie przyjetymi praktykami rachunkowosci i zostaly po§wiadczone przez bieglego rewi-
denta w UE.

D. Inne metody diagnozowania stanu chorobowego, zapobiegania temu stanowi lub jego leczenia

Zgodnie z art. 3 ust. 1 lit. b) rozporzadzenia (WE) nr 141/2000 i art. 2 ust. 3 rozporzadzenia Komisji (WE) nr 847/2000
sponsor jest odpowiedzialny za ustalenie, ze nie istnieje zadowalajaca metoda diagnozowania danego stanu chorobowego,
zapobiegania temu stanowi lub jego leczenia, lub, jezeli istnieje juz taka metoda, Ze produkt leczniczy przyniesie znaczace
korzysci pacjentom, u ktérych wystepuje ten stan.

Sekcje D.1 (,Informacje o wszelkich istniejacych metodach diagnozowania, zapobiegania lub leczenia”) nalezy wypelni¢
w przypadku wszystkich wnioskéw. Sekcja D.2 (,Uzasadnienie, dlaczego danych metod nie uznaje si¢ za zadowalajgce”)
i sekcja D.3 (,Uzasadnienie znaczgcych korzysci”) wzajemnie si¢ wykluczajg i nalezy wypelnic tylko jedng z nich.

1. Informacje o wszelkich istniejgcych metodach diagnozowania, zapobiegania lub leczenia

Zgodnie z art. 2 ust. 3 lit. a) rozporzadzenia Komisji (WE) nr 847/2000, jezeli istniejg juz produkty lecznicze stuzace do
diagnozowania rzadkiego stanu chorobowego, zapobiegania temu stanowi lub jego leczenia, nalezy przedstawi¢ uzasadnie-
nie, dlaczego istniejacych metod nie uznaje si¢ za zadowalajgce lub dlaczego nowy produkt leczniczy przyniesie znaczaca
korzy$¢ tym, u ktdrych wystepuje ten stan.

W tej czeSci wniosku sponsor powinien dokonaé przegladu dostepnych w UE metod diagnozowania, zapobiegania lub
leczenia, odwolujac si¢ do literatury naukowej i medycznej lub innych istotnych informacji.

Jezeli obecnie nie istniejg inne metody, nalezy to zaznaczy¢.
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Powszechnie stosowane metody diagnozowania, zapobiegania lub leczenia (np. chirurgia, radioterapia lub wyroby
medyczne) nieposiadajgce pozwolenia na dopuszczenie do obrotu mozna uzna¢ za zadowalajace, jezeli istnieje konsensus
wirdd klinicystéw w danej dziedzinie co do wartosci takiego leczenia lub jezeli istnieja dowody naukowe potwierdzajace
warto$¢ takich metod. Przy ocenie, czy dang metod¢ mozna uznaé za zadowalajaca, nalezy uwzgledniaé do§wiadczenie
w jej stosowaniu, udokumentowane wyniki oraz inne czynniki, w tym to, czy dana metoda jest inwazyjna lub wymaga hos-
pitalizacji.

Przeglad powinien obejmowa¢, w stosownych przypadkach:

— wyroby medyczne (w tym aktywne wyroby medyczne do implantacji) na rynku UE, zgodnie z odpowiednimi ramami
prawnymi ('');

— leki recepturowe lub leki apteczne, jesli sa dobrze znane i bezpieczne i wchodzg w zakres powszechnej praktyki
w UE (19;

— w miarg mozliwosci inne podejicia do diagnozowania danej choroby lub danego stanu chorobowego, zapobiegania im
lub ich leczenia, takie jak dieta lub $rodki fizyczne, ktére s3 powszechnie stosowane w UE.

W przegladzie nalezy odwola¢ si¢ do literatury naukowej i medycznej lub innych istotnych informacji, np. wytycznych kli-
nicznych europejskich towarzystw medycznych, jesli sa dostgpne.

W przypadku produktéw leczniczych dopuszczonych do obrotu przeglad powinien obejmowac produkty dopuszczone do
obrotu krajowego w co najmniej jednym panstwie cztonkowskim (procedura zdecentralizowana lub wzajemnego uznania)
lub przez Komisje¢ Europejska (procedura scentralizowana), w odniesieniu do danego stanu chorobowego jako takiego,
w odniesieniu do stanu chorobowego o szerszym zakresie obejmujacego stan chorobowy, ktérego dotyczy wniosek, lub
w odniesieniu do tego samego zespolu objawdw. Nalezy przedstawic tabele przegladowg wszystkich istotnych dopuszczo-
nych do obrotu produktéw leczniczych, zawierajaca nastgpujace informacje:

— nazwe wlasng;

— panstwa czlonkowskie, w ktérych dany produkt leczniczy zostal dopuszczony do obrotu;
— posiadacza pozwolenia; oraz

— zatwierdzone wskazanie lecznicze.

W przypadku wyrobéw medycznych nalezy podaé nazwe i zatwierdzone zastosowania.

2. Uzasadnienie, dlaczego metody nie sq zadowalajgce

Sponsor powinien przedstawi¢ uzasadnienie, dlaczego metod poddanych przegladowi nie uznaje si¢ za zadowalajace. Uza-
sadnienie to moze by¢ oparte na informacjach klinicznych lub na literaturze naukowe;.

Jezeli produkty lecznicze zostaly juz dopuszczone do obrotu w odniesieniu do proponowanego rzadkiego stanu chorobo-
wego, beda one postrzegane jako ,metody zadowalajace”, a sponsor bedzie zobowiazany do przedstawienia argumentéw
dotyczacych ,znaczacej korzysci”. Jezeli istnieja dowody potwierdzajace, ze istnieja leki recepturowe lub leki apteczne,
ktére sg dobrze znane i bezpieczne i wchodza w zakres powszechnej praktyki w UE, oczekuje sig, Ze sponsor odniesie si¢
do tych metod w tej sekgji i oméwi, dlaczego nie uwaza si¢ ich za ,metody zadowalajace”. Jesli ta sekeja jest wypelniona,
nie ma potrzeby wypelniania sekcji D3 (,Uzasadnienie znaczacych korzysci”).

3. Uzasadnienie znaczqcych korzysci

Jezeli istniejg juz metody diagnozowania danego stanu chorobowego, zapobiegania temu stanowi lub jego leczenia, spon-
sor powinien przedstawi¢ uzasadnienie zalozenia, ze produkt leczniczy, o ktdrego oznaczenie si¢ ubiega, przyniesie zna-
czgca korzy$¢ osobom, u ktérych wystepuje ten stan. Uzasadnienie to powinno zawiera¢ odniesienie do odpowiedniej lite-
ratury naukowej lub do wynikéw ostatecznych i wstepnych badan poréwnawczych. Jezeli ta sekcja jest wypelniona, nie ma
potrzeby wypelniania sekcji D.2 (,Uzasadnienie, dlaczego danych metod nie uznaje si¢ za zadowalajace”).

(") Rozporzadzenie Parlamentu Europejskiego i Rady (UE) 2017/745 z dnia 5 kwietnia 2017 r. w sprawie wyrobéw medycznych, zmiany
dyrektywy 2001/83/WE, rozporzadzenia (WE) nr 178/2002 i rozporzadzenia (WE) nr 1223/2009 oraz uchylenia dyrektyw Rady
90/385/EWG i 93/42/EWG (Dz.U.L 117 2 5.5.2017, 5. 1).

(") Zob. zawiadomienie Komisji (2016/C 424/03) z dnia 18 listopada 2016 r.
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W momencie oznaczenia zaloZenie znaczacej korzysci moze by¢ oparte na nieklinicznych lub wstepnych danych klinicz-
nych w specyficznym kontekscie danego stanu chorobowego. Zalozenia dotyczace potencjalnych korzysci powinny byé
wiarygodne i w miar¢ mozliwosci oparte na solidnych zasadach farmakologicznych. Jako dowody potwierdzajace nalezy
doda¢ dane niekliniczne i wstepne dane kliniczne. Ogélnie rzecz biorac, wykazanie wickszej skutecznosci lub poprawy pro-
filu bezpieczenstwa (tj. korzysci o znaczeniu klinicznym) mozna uznaé za potwierdzenie pojecia znaczacej korzysci.
W przypadku gdy argumentem przemawiajacym za znaczacg korzyscia jest istotny wklad w opieke nad pacjentem wynika-
jacy ze znacznej poprawy przestrzegania zasad leczenia w zwigzku ze zmiang postaci farmaceutycznej, argument ten
nalezy poprze¢ opisem powaznych i udokumentowanych trudnosci zwigzanych z istniejacg postacig uzytkowa oraz
danymi wykazujgcymi, ze dzigki proponowanemu produktowi mozna przezwycigzy¢ takie trudno$ci. We wszystkich przy-
padkach Komitet okresli, czy zalozenia te sa wiarygodne i poparte we wniosku odpowiednimi dowodami.

Poniewaz wielu sponsoréw ubiega si¢ o przyznanie oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy na wezesnym etapie opraco-
wywania, kiedy dane poréwnawcze czgsto nie sa dostgpne, nalezy przedstawi¢ krytyczny przeglad poréwnujacy zadowala-
jace metody i wyjasniajacy, dlaczego mozna zalozy¢ istnienie znaczacej korzysci. W przegladzie tym nalezy uwzglednié
ograniczenia i ryzyko zwigzane z dostepnymi metodami oraz skupi¢ si¢ na korzySciach, jakich oczekuje si¢ po zastosowa-
niu proponowanego produktu.

Przegladowi poddawane sg wszystkie przypadki przyznania oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy, aby zapewnié
zachowanie kryteriéw przed wydaniem pozwolenia na dopuszczenie do obrotu w momencie przyjecia opinii przez Komi-
tet EMA ds. Produktéw Leczniczych Stosowanych u Ludzi. Na tym etapie sponsorzy oznaczonych sierocych produktéw
leczniczych bedg musieli wykazaé znaczace korzysci w stosunku do obecnie zadowalajacych metod w celu utrzymania sta-
tusu sierocego produktu leczniczego. W zwigzku z tym, na potrzeby utrzymania statusu sierocego produktu leczniczego,
Komitet bedzie wymagal przedstawienia danych/dowodéw na poziomie wyzszym niz w przypadku wstepnego oznaczenia.

Aby zapewni¢ wlasciwe opracowanie sierocego produktu leczniczego, zdecydowanie zaleca si¢ skorzystanie z pomocy
w przygotowaniu protokolu Pomoc ta powinna takze obejmowaé wytyczne dotyczace wykazania znaczacej korzysci
w poréwnaniu z zadowalajagcymi metodami diagnozowania, zapobiegania lub leczenia.

Wigcej informacji i przykladéw mozna znalez¢é w zawiadomieniu Komisji (2016/C 424/03).

E.  Opis etapu opracowywania

1.  Streszczenie procesu opracowywania produktu

Whioskodawca powinien zwigZle opisa biezacy stan opracowywania sierocego produktu leczniczego w UE, np. badania
wstepne, zwiezle informacje dotyczace rozwoju lekéw, badania przedkliniczne przedstawione w formie tabelaryczne;j,
badania kliniczne, ostateczne przygotowanie dokumentacji pozwolenia na dopuszczenie do obrotu. Nalezy przedstawi¢
informacje na temat proponowanych planéw opracowywania produktéw w odniesieniu do danego rzadkiego stanu choro-
bowego. Nalezy dostarczy¢ informacje o wszelkich proponowanych zmianach w innych wskazaniach. Informacje te nalezy
dostarczy¢ w formie streszczenia w stylu ,broszury badacza”. Nie trzeba dostarczaé pelnych sprawozdan z badan niekli-
nicznych i klinicznych, chyba ze s3 wymagane.

W tej sekeji ta powinny znalez¢ si¢ rowniez informacje o tym, czy sponsor zamierza zwrécic sie do EMA o pomoc w przy-
gotowaniu protokotu. Nalezy podaé przewidywane daty ztozenia wniosku o pomoc w przygotowaniu protokotu i wniosku
o przyznanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu, jezeli sg znane.

2. Informacje dotyczqce aktualnego statusu prawnego i historii wprowadzania do obrotu w UE i paristwach trzecich

Nalezy przedstawi¢ podsumowanie statusu prawnego produktu leczniczego na $wiecie i historii jego wprowadzania do
obrotu. Powinno ono obejmowaé na przyktad badania kliniczne i status wniosku o dopuszczenie do obrotu, szczegbly
dotyczace wskazan, dla ktorych produkt leczniczy jest zatwierdzony w pafistwach trzecich, poprzednie wnioski o przyzna-
nie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu oraz wszelkie negatywne dzialania regulacyjne podjete wobec produktu leczni-
czego w jakimkolwiek kraju.

W tej sekcji powinny znalez¢ si¢ réwniez informacje o tym, czy w innych krajach zlozono wniosek o przyznanie statusu
sierocego produktu leczniczego. Jesli status sierocego produktu leczniczego zostal przyznany w innym miejscu, warto
dolaczy¢ do wniosku kopie decyzji o przyznaniu oznaczenia sierocego produktu leczniczego.
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F.  Bibliografia

Do wniosku nalezy dolgczy¢ wykaz wszystkich przywotanych publikacji. Jesli informacje pobrano lub pozyskano ze strony
internetowej, nalezy odnotowaé date wejscia na te strone.

Preferowany format odestan do opublikowanej literatury we wniosku to odeslanie do gléwnego autora i roku, np. (Smith
iin., 2002).

G. Przeniesienie oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy na innego sponsora oraz zmiana nazwy lub adresu
sponsora

1.  Przeniesienie oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy na innego sponsora

Zgodnie z art. 5 ust. 11 rozporzadzenia (WE) nr 141/2000 istnieje mozliwos¢ przeniesienia oznaczenia sierocego pro-
duktu leczniczego na innego sponsora.

W momencie sktadania wniosku o przyznanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu wnioskodawca i sponsor sierocego
produktu leczniczego muszg by¢ tym samym podmiotem, aby méc skorzystaé z zachety w zakresie oplat dotyczacych sie-
rocych produktéw leczniczych. W tym celu, w razie potrzeby, sponsor moze wystapi¢ o przeniesienie przed ztozeniem
wniosku o przyznanie pozwolenia na dopuszczenie do obrotu. Zaréwno wnioskodaweca, jak i sponsor muszg mie¢ siedzibg
w UE.

Skladajac wniosek o przeniesienie, obecny sponsor powinien postgpowaé zgodnie z wytycznymi proceduralnymi zamie-
szczonymi na stronie internetowej EMA. EMA nie bedzie mogta wyda¢ opinii na temat transferu, jesli wniosek jest niekom-
pletny lub wypelniony nieprawidtowo.

W ciggu 30 dni od ztozenia wniosku EMA przesle swoja opini¢ aktualnemu sponsorowi i Komisji.

Jesli EMA wyrazi zgode na przeniesienie, Komisja zmieni decyzj¢ przyznajacg oznaczenie jako sierocy produkt leczniczy.
Przeniesienie jest wazne od daty powiadomienia przez Komisj¢ o zmienionej decyzji. Komisja opublikuje réwniez decyzje
w sprawie wspolnotowego rejestru sierocych produktéw leczniczych (V).

2. Zmiana nazwy lub adresu sponsora

Zmiana nazwy lub adresu obecnego sponsora nie wymaga nowego aktu prawnego, o ile sponsor pozostaje ta sama osobg
lub podmiotem prawnym.

Sponsor powinien ztozy¢ wniosek zgodnie z wytycznymi proceduralnymi zamieszczonymi na stronie internetowej EMA.
W szczeg6lnosci sponsor musi najpierw zmieni¢ odpowiednie dane w wykazie terminéw kontrolowanych w systemie
EMA do zarzadzania danymi organizacji.

Informacje te przechowuje EMA i Komisja Europejska. Zmiany nazw s3 odnotowywane we wspolnotowym rejestrze siero-
cych produktéw leczniczych.

H. Zmiana dotychczasowego oznaczenia

Zgodnie z zawiadomieniem Komisji (2016/C 424/03) w wyjatkowych przypadkach istnieje mozliwo$¢ zmiany oznaczo-
nego stanu chorobowego. W trakcie opracowywania produktu klasyfikacja choroby moze ulec zmianie, co moze wigzaé
si¢ z koniecznoscia modyfikacji oznaczonego stanu chorobowego, aby lepiej odzwierciedli¢ wskazanie, o ktére sponsor
zamierza wnioskowa¢ w momencie uzyskania pozwolenia na dopuszczenie do obrotu. Procedura zmiany ma zastosowanie
wylacznie w przypadku zmian w klasyfikacji choroby. Nie mozna jej stosowaé do celéw rozszerzenia lub zawezenia
zakresu rzadkiego stanu chorobowego na wniosek sponsora. W tym celu sponsor powinien zlozy¢ zmieniony wniosek
0 przyznanie oznaczenia jako sierocy produkt leczniczy przed zlozeniem wniosku o pozwolenie na dopuszczenie do
obrotu. Sponsor powinien odpowiednio zaktualizowaé wszystkie istotne sekcje, np. czesto$¢ wystepowania. Powinien réw-
niez poda¢ odniesienie do istniejgcego oznaczenia w sekgji 1.1.3.

Procedury tej nie mozna stosowaé w przypadku innych zmian (np. nowa sél lub nowa INN), ktére nie majg wplywu na
dany stan chorobowy. W tym celu nalezy ztozy¢ nowy wniosek.

Whniosek o zmiang istniejacego oznaczonego stanu chorobowego przechodzi taki sam proces oceny jak nowe oznaczenie.
Whioskodawca bedzie musial wykazad, ze wszystkie kryteria oznaczenia sg nadal spelnione. Jezeli Komitet rozpatrzy pozy-
tywnie wniosek o zmiang, Komisja wyda nowa decyzjg, a pierwotna decyzja zostanie automatycznie uchylona.

(") https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/index_en.htm
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ZALACZNIK

Sekcjal

Historia dokumentu

Wersja

Uwagi

Data

Pierwszy wniosek
Komisji

7 kwietnia 2000 r.

Aktualizacja 1

— Dodano zagadnienia do uwzglednienia dotyczace wiarygodnosci

warunkéw i informacji dotyczacych przeniesienia oznaczen.

19 grudnia 2000 r.

Aktualizacja 2

Dodano odniesienia do udziatu Islandii i Norwegii w procesie
przyznawania oznaczenia, rozszerzenia UE oraz odniesienia do
komunikatu Komisji (2003/C 178/02).

24 lutego 2004 r.

Aktualizacja zalgcznika w zwigzku z rozszerzeniem

Pazdziernik 2006 r.

Aktualizacja 3

Ztagodzenie obowigzku dostarczania papierowych kopii wnio-
sku; dodatkowa kopia elektroniczna (CD-ROM).

Lipiec 2007 r.

Aktualizacja 4

Wyjadniono, w jaki spos6b sponsorzy powinni zdefiniowaé wia-
rygodno$¢ medyczng i znaczacg korzy$¢ swojego produktu,
umozliwiono zlozenie wniosku elektronicznego, wspdlnego
wniosku FDA-EMA lub dokonanie zmiany istniejacego oznacze-
nia.

Marzec 2014 .

Aktualizacja 5

Oméwiono temat nowej platformy internetowej EMA do sktada-
nia wnioskéw o przyznanie oznaczenia jako sieroce produkty
lecznicze oraz wyjasnienia zawarte w zawiadomieniu Komisji
dotyczacym stosowania art. 3, 5 i 7 rozporzadzenia (WE)
nr 141/2000 w sprawie sierocych produktéw leczniczych
(2016/C 424/03).

Grudzien 2021 r.
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