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Urteil in der Rechtssache T-301/12
Presse und Information Laboratoires CTRS / Kommission

Das Gericht erklart den Beschluss der Kommission, mit dem die Zulassung von
Orphacol abgelehnt wurde, fur nichtig

Die Genehmigung fir das Inverkehrbringen dieses Arzneimittels flr seltene Leiden kann erteilt
werden, weil eine allgemeine medizinische Verwendung seit mehr als zehn Jahren vorliegt

Das Recht der Europaischen Union® sieht vor, dass jedem Antrag auf Genehmigung fir das
Inverkehrbringen (Zulassung) eines Humanarzneimittels die Ergebnisse der vorklinischen und
klinischen Versuche des Arzneimittels beizufigen sind. Davon abweichend gilt jedoch ein
vereinfachtes Verfahren u.a. fur Arzneimittel fir seltene Leiden (d. h. fir Arzneimittel zur
Behandlung von sehr seltenen und schweren Erkrankungen). Dann braucht der Antragsteller nicht
die Ergebnisse der vorklinischen und klinischen Versuche vorzulegen, wenn er nachweisen kann,
dass die Wirkstoffe des Arzneimittels fir mindestens zehn Jahre in der Union allgemein
medizinisch verwendet wurden und eine anerkannte Wirksamkeit sowie einen annehmbaren Grad
an Sicherheit aufweisen. In diesem Fall werden die Ergebnisse der Versuche durch einschlagige
wissenschaftliche Dokumentation ersetzt.

Die Gesellschaft Laboratoires CTRS (Cell Therapies Research & Services) hat das Arzneimittel
Orphacol entwickelt, dessen Wirkstoff Cholsdure ist. Dieses Arzneimittel fiir seltene Leiden ist zur
Behandlung seltener, aber sehr ernster Lebererkrankungen bestimmt. Werden diese
Erkrankungen in den ersten Lebenswochen oder -monaten nicht angemessen behandelt, kdnnen
sie zum Tod fihren.

Am 30. Oktober 2009 stellte CTRS bei der Européischen Arzneimittel-Agentur (EMA) einen Antrag
auf Zulassung dieses Arzneimittels.

Der Ausschuss fiir Humanarzneimittel (Committee for Medicinal Products for Human Use, CHMP),
der zur EMA gehort, gab im Dezember 2010 ein positives Gutachten und im April 2011 ein
Uberarbeitetes, ebenfalls positives Gutachten ab und empfahl die Erteilung einer Zulassung. Im
Juli 2011 legte die Kommission dem Standigen Ausschuss fir Humanarzneimittel (im Folgenden:
Standiger Ausschuss) jedoch den Entwurf eines Beschlusses vor, wonach CTRS eine Zulassung
fur Orphacol versagt werden sollte. Im Oktober 2011 gab der Stdndige Ausschuss eine
ablehnende Stellungnahme zu dem die Zulassung versagenden Beschlussentwurf der
Kommission ab. Im selben Monat Ubermittelte die Kommission dem Berufungsausschuss den die
Zulassung versagenden Beschlussentwurf. Im November 2011 gab auch der Berufungsausschuss
zu dem die Zulassung versagenden Beschlussentwurf der Kommission eine ablehnende
Stellungnahme ab.

! Verordnung (EG) Nr. 726/2004 des Europaischen Parlaments und des Rates vom 31. Marz 2004 zur Festlegung von
Gemeinschaftsverfahren fiir die Genehmigung und Uberwachung von Human- und Tierarzneimitteln und zur Errichtung
einer Europdischen Arzneimittel-Agentur (ABI. L 136, S.1) in der durch die Verordnung (EG) Nr. 1901/2006 des
Europaischen Parlaments und des Rates vom 12. Dezember 2006 iber Kinderarzneimittel und zur Anderung der
Verordnung (EWG) Nr. 1768/92 und der Richtlinien 2001/20/EG und 2001/83/EG sowie der Verordnung (EG) Nr.
726/2004 (ABI. L 378, S. 1) geéanderten Fassung und Richtlinie 2001/83/EG des Europdaischen Parlaments und des
Rates vom 6. November 2001 zur Schaffung eines Gemeinschaftskodexes fiir Humanarzneimittel (ABI. L 311, S. 67) in
der durch die Richtlinie 2004/27/EG des Européischen Parlaments und des Rates vom 31. Mé&rz 2004 (ABI. L 136, S. 34)
geanderten Fassung.

WWW.curia.europa.eu




Am 12. Januar 2012 erhob CTRS Klage mit dem Antrag, eine Untatigkeit der Kommission
festzustellen, da diese es rechtswidrig unterlassen habe, einen endglltigen Beschluss hinsichtlich
des Antrags auf Erteilung der Zulassung fir das Arzneimittel Orphacol zu erlassen, hilfsweise, den
in einem Schreiben der Kommission vom 5. Dezember 2011 enthaltenen Beschluss, ihr diese
Zulassung nicht zu erteilen, fir nichtig zu erklaren.

Am 4. Juli 2012? entschied das Gericht der Europaischen Union, dass diese Untétigkeitsklage
unzulassig ist und dass, da die Kommission mit einem die Zulassung ablehnenden Beschluss vom
25. Mai 2012° den die Zulassung versagenden Beschluss, der im Schreiben vom 5. Dezember
2011 enthalten sein soll, ersetzt hat, der Antrag auf Nichtigerklarung des letztgenannten
Beschlusses erledigt ist.

Am 10. Juli 2012 hat CTRS das Gericht erneut angerufen und Klage auf Nichtigerklarung des
Beschlusses vom 25. Mai 2012 erhoben. Das Gericht hat beschlossen, diese Rechtssache
vorrangig zu behandeln.

Mit seinem heutigen Urteil erklart das Gericht den Beschluss der Kommission vom 25. Mai
2012, mit dem die Zulassung des Arzneimittels Orphacol abgelehnt wurde, fur nichtig.

Das Gericht weist zunachst darauf hin, dass Cholsaure in Frankreich von 1993 bis Oktober 2007
auf arztliche Verschreibung in Form von Krankenhauszubereitungen, die nach den Angaben des
Arzneibuchs und in Ubereinstimmung mit den bewahrten Verfahren nach den franzosischen
Rechtsvorschriften individuell hergestellt wurden, zur Behandlung von Patienten verwendet wurde.
Die Zubereitungen wurden daher unter strenger medizinischer Kontrolle in einer Gesundheits- oder
pharmazeutischen Einrichtung verschrieben. Seitdem sind Cholsaurekapseln in Frankreich unter
dem Namen Orphacol zugelassen. Das Gericht stellt weiter fest, dass diese
Krankenhauszubereitungen ,besondere Bedarfsfalle* im Sinne des Unionsrechts® befriedigen
sollten, d. h., dass sie fir aus medizinischen Grinden gerechtfertigte Einzelfalle bestimmt und
erforderlich waren, um den Bedirfnissen der Patienten gerecht zu werden. CTRS war daher nicht
verpflichtet, mit dem Zulassungsantrag die vom Unionsrecht® geforderten Ergebnisse der
praklinischen und klinischen Versuche vorzulegen.

Daher weist das Gericht die auf das Fehlen einer allgemeinen medizinischen Verwendung
gestitzten Argumente der Kommission zuriick und befindet, dass CTRS eine allgemeine
medizinische Verwendung von Chols&aure nachgewiesen hat.

AuBBerdem hat CTRS nachgewiesen, dass sie keine vollstandigen Daten Uber die
Wirksamkeit und Sicherheit des Arzneimittels bei bestimmungsgemalRem Gebrauch zur
Verfiigung stellen konnte, weil bestimmte Ausnahmefélle® im Sinne des Unionsrechts
vorlagen.

Das Gericht fihrt aus, dass der Antragsteller in den préklinischen und klinischen
Zusammenfassungen begriinden muss, warum er keine vollstandigen Angaben Uber die
Wirksamkeit und Unbedenklichkeit des Arzneimittels vorlegen kann, und dass er das
Nutzen/Risiko-Verhaltnis des betreffenden Arzneimittels fur seltene Leiden begriinden muss, was
CTRS im vorliegenden Fall getan hat. Sie hat ndmlich eine Liste bibliografischer Nachweise Uber
Studien zu Cholsaure vorgelegt und nachgewiesen, dass sie aus objektiven und nachprifbaren
Grinden, und zwar wegen der Seltenheit der in Rede stehenden Erkrankung sowie aus
berufsethischen Erwagungen, keine vollstandigen Daten zur Verfligung stellen konnte. Zum ersten
Grund wurde festgestellt, dass zum Zeitpunkt der Antragstellung (am 30. Oktober 2009) nur 90
Patienten betroffen waren, von denen 19 in Frankreich behandelt wurden. In Bezug auf den

% Urteil des Gerichts vom 4. Juli 2012, Laboratoires CTRS/Kommission (T-12/12).

® Durchfuihrungsbeschluss K(2012)3306 endg. der Kommission vom 25. Mai 2012 zur Ablehnung der Zulassung des
Humanarzneimittels fir seltene Leiden ,Orphacol — Cholsdure® gemaR der Verordnung (EG) Nr. 726/2004 des
Europaischen Parlaments und des Rates.

* Richtlinie 2001/83/EG (Art. 5).

® Richtlinie 2001/83/EG (Art. 8 Abs. 3).

® Verordnung (EG) Nr. 726/2004 (Art. 14 Abs. 8).
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zweiten Grund ist das CHMP, ohne dass seine Beurteilung von der Kommission in Frage gestellt
worden ware, davon ausgegangen, dass es, da die Teilnahme an einem klinischen Versuch die
Patienten dem Risiko schwerer Leberschaden oder sogar des Todes aussetzen wirde, den
Grundsatzen des arztlichen Berufsethos widersprache, eine kontrollierte Studie Uber die
Wirksamkeit von Cholsdure durchzufuihren.

Die Kommission hat daher in ihrem Beschluss zu Unrecht angenommen, dass die von CTRS
vorgelegten Angaben héatten vollstandig sein mussen und dass sie im Rahmen ihres auf eine
allgemeine medizinische Verwendung gestitzten Antrags nicht das Vorliegen von Ausnahmefallen
habe anfihren konnen.

Daher erklart das Gericht den Beschluss der Kommission fir nichtig.

HINWEIS: Gegen die Entscheidung des Gerichts kann innerhalb von zwei Monaten nach ihrer Zustellung ein
auf Rechtsfragen beschrénktes Rechtsmittel beim Gerichtshof eingelegt werden.

HINWEIS: Eine Nichtigkeitsklage dient dazu, unionsrechtswidrige Handlungen der Unionsorgane fir nichtig
erklaren zu lassen. Sie kann unter bestimmten Voraussetzungen von Mitgliedstaaten, Organen der Union
oder Einzelnen beim Gerichtshof oder beim Gericht erhoben werden. Ist die Klage begrindet, wird die
Handlung fur nichtig erklart. Das betreffende Organ hat eine durch die Nichtigerklarung der Handlung etwa
entstehende Regelungsliicke zu schlieRen.

Zur Verwendung durch die Medien bestimmtes nichtamtliches Dokument, das das Gericht nicht bindet.
Der Volltext des Urteils wird am Tag der Verkiindung auf der Curia-Website vertffentlicht.

Pressekontakt: Hartmut Ost & (+352) 4303 3255

Filmaufnahmen von der Verkiindung des Urteils sind verfiigbar tiber
»Europe by Satellite” & (+32) 2 2964106
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