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Sad stwierdzit niewaznos¢ decyzji Komisji odmawiajgcej pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu Orphacolu

Pozwolenie na dopuszczenie do obrotu moze zostac udzielone dla tego sierocego produktu
leczniczego ze wzgledu na jego ugruntowane zastosowanie medyczne od ponad dziesieciu lat

Prawo Unii Europejskiej’ stanowi, ze do kazdego wniosku o udzielenie pozwolenia na
dopuszczenie do obrotu (zwanego dalej ,pozwoleniem”) produktu leczniczego stosowanego
u ludzi, nalezy dotgczy¢ wyniki badan przedklinicznych i klinicznych tego produktu leczniczego.
Niemniej jednak, w drodze odstepstwa, w szczegolnosci do sierocych produktow leczniczych (to
znaczy do produktéw, ktére przeznaczone sg do leczenia szczegdlnie rzadkich i powaznych
choréb), ma zastosowanie procedura uproszczona. W ten sposéb wnioskodawca nie ma
obowigzku dostarczenia wynikéw badan przedklinicznych i klinicznych, jezeli moze wykazaé, ze
substancje czynne produktu leczniczego posiadajg ugruntowane zastosowanie lecznicze we
Wspdlnocie od co najmniej dziesieciu lat z potwierdzong skutecznoscig oraz akceptowalnym
poziomem bezpieczehstwa. W takim przypadku wyniki badah zastepuje sie odpowiednig literaturg
naukows.

Spoétka Laboratoires CTRS (Cell Therapies Research & Services) opracowata produkt leczniczy
Orphacol, ktérej substancjg czynng jest kwas cholowy. Ow sierocy produkt leczniczy przeznaczony
jest do leczenia rzadkich, lecz bardzo powaznych schorzen watroby. Choroby te, w braku
odpowiedniego leczenia w pierwszych tygodniach lub miesigcach zycia, mogg prowadzi¢ do
$mierci.

Dnia 30 pazdziernika 2009 r. CTRS ztozyta wniosek o pozwolenie na dopuszczenie do obrotu do
Europejskiej Agencji Lekow (EMA).

Komitet ds. Produktow Leczniczych Stosowanych u Ludzi (CHMP), nalezgcy do EMA wydat
pozytywng opinie, a nastepnie réwniez pozytywng zmodyfikowang opinie, zalecajgc wydanie
pozwolenia na wspomniany produkt, odpowiednio w grudniu 2010 r. oraz w kwietniu 2011r.
Niemniej jednak Komisja przedstawita wlipcu 2011 r. stalemu komitetowi ds. produktéw
leczniczych do uzytku ludzkiego (zwanego dalej ,statym komitetem”) projekt decyzji odmawiajgcej
CTRS udzielenia pozwolenia na Orphacol. W pazdzierniku 2011 r. staty komitet wydat opinie
negatywng odnosnie do projektu decyzji Komisji odmawiajgcej pozwolenia. W tym samym
miesigcu Komisja przedstawita komitetowi odwotawczemu projekt decyzji odmawiajgcej
pozwolenia. W listopadzie 2011r. komitet odwotawczy réwniez wydat opinie negatywng
w odniesieniu do projektu decyzji Komisji odmawiajgcej pozwolenia.

! Rozporzadzenie (WE) nr726/2004 Parlamentu Europejskiego iRady zdnia 31 marca 2004 r. ustanawiajgce

wspolnotowe procedury wydawania pozwolen dla produktdéw leczniczych stosowanych uludzi ido celéw
weterynaryjnych i nadzoru nad nimi oraz ustanawiajgce Europejskg Agencje Lekéw (EMA) (Dz.U. L 136, s. 1), zmienione
rozporzadzeniem (WE) nr 1901/2006 Parlamentu Europejskiego i Rady z dnia 12 grudnia 2006 r. w sprawie produktow
leczniczych stosowanych w pediatrii oraz zmieniajgcym rozporzadzenie (EWG) nr 1768/92, dyrektywe 2001/20/WE,
dyrektywe 2001/83/WE irozporzgdzenie nr 726/2004 (Dz.U. L 378, s.1),oraz dyrektywa 2001/83/WE Parlamentu
Europejskiego i Rady z dnia 6 listopada 2001 r. w sprawie wspolnotowego kodeksu odnoszacego sie do produktéw
leczniczych stosowanych uludzi (Dz.U. L 311, s.67), zmieniona przez dyrektywe 2004/27/WE Parlamentu
Europejskiego i Rady z dnia 31 marca 2004 r. (Dz.U. L 136, s. 34).
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Dnia 12 stycznia 2012 r. CTRS wniosta skarge zmierzajgcg do stwierdzenia bezczynnosci Komisiji,
w zakresie w jakim bezprawnie powstrzymata sie ona od wydania ostatecznej decyzji co do
wniosku o pozwolenie dla produktu leczniczego Orphacol i, pomocniczo, skarge zmierzajgcg do
stwierdzenia niewaznosci decyzji rzekomo zawartej w piSmie Komisji z dnia 5 grudnia 2011 r.
0 odmowie wydania wspomnianego pozwolenia.

Dnia 4lipca 2012r.2%. Sad Unii Europejskiej orzekt o niedopuszczalno$ci owej skargi na
bezczynnos¢ oraz o tym, ze z uwagi na fakt, iz Komisja w drodze decyzji odmawiajgcej pozwolenia
zdnia 25maja 2012r.2 dokonata zastgpienia decyzji odmownej rzekomo zawartej we
wspomnianym pismie z dnia 5 grudnia 2011 r., nie byto koniecznosci orzekania w sprawie skargi
0 stwierdzenie niewaznosci ostatniej z wymienionych decyzji.

Dnia 10 lipca 2012 r. CTRS ponownie wniosta do Sadu o stwierdzenie niewaznosci decyzji z dnia
25 maja 2012 r. Sgd postanowit o rozpatrzeniu tej sprawy w trybie priorytetowym.

Wydanym w dniu dzisiejszym wyrokiem Sad stwierdzit niewaznos¢ decyzji Komisji z dnia
25 maja 2012 r. odmawiajacej pozwolenia na produkt leczniczy Orphacol.

Sad stwierdzit w pierwszej kolejnosci, ze kwas cholowy byt uzywany do leczenia pacjentéw we
Francji pomiedzy 1993 r. i pazdziernikiem 2007 r. jako $rodek szpitalny wydawany na recepte
lekarskg, przygotowywany indywidualnie zgodnie ze wskazéwkami farmakopei oraz zgodnie
z dobrymi praktykami prawa francuskiego. Srodki te sg zatem przepisywane pod $cistg kontrolg
medyczng w ramach placowki zdrowia lub placowki farmaceutycznej. Od tego czasu kapsutki
z kwasem cholowym zostaly dopuszczone we Francji pod nazwg Orphacol’. Sad stwierdzit
nastepnie, ze owe srodki szpitalne stanowig odpowiedz na ,szczegdlne potrzeby” w rozumieniu
prawa Unii®, to znaczy, ze odpowiadajg one indywidualnym sytuacjom uzasadnionym wzgledami
medycznymi oraz ze sg one konieczne dla zaspokojenia potrzeb pacjentéw. W zwigzku z tym
CTRS nie miata obowigzku dotgczenia do wniosku o pozwolenie wynikéw badan przedklinicznych
i klinicznych wymaganych prawem Unii®.

W zwigzku ztym Sad oddalit argumenty Komisji dotyczace braku ugruntowanego
zastosowania medycznego i orzekt, ze CTRS wykazala, iz zastosowanie kwasu cholowego
jest ugruntowanym zastosowaniem medycznym.

Ponadto Sad orzeki, ze CTRS wykazata, iz nie jest w stanie przedstawi¢ kompletnych
danych dotyczacych skutecznosci i nieszkodliwosci produktu leczniczego w normalnych
warunkach jego zastosowania zpowodu okreslonych wyjatkowych okolicznosci’
w rozumieniu prawa Unii.

Sad stwierdzit, ze wnioskujgcy o pozwolenie powinien podac¢ w protokole z badan przedklinicznych
i klinicznych powody, dla ktorych nie byto mozliwe przedstawienie kompletnych informaciji
w przedmiocie skutecznosci ibezpieczenstwa produktu leczniczego, oraz Zze powinien on
przedstawi¢ uzasadnienie bilansu zagrozenia/korzysci dla odnosnego sierocego produktu
leczniczego, co tez CTRS uczynita w niniejszej sprawie. Przedstawita ona liste odniesien
bibliograficznych dotyczacg badan nad kwasem cholowym iwykazata, ze nie jest w stanie
przedstawi¢ kompletnych danych, =z obiektywnych imozliwych do sprawdzenia powodéw
dotyczgcych rzadkosci odnosnej choroby, z jednej strony, a takze ze wzgledéw deontologicznych,
z drugiej. Jezeli chodzi o pierwszy powdd, to stwierdzono, ze w dacie ztozenia wniosku (tj. w dniu
30 pazdziernika 2009 r.), chorych byto tylko 90 pacjentéw, z czego 19 byto leczonych we Franciji.
Odnos$nie do drugiego powodu CHMP stwierdzit, czego nie podwazyta Komisja, ze poniewaz

2 Wyrok Sgdu z dnia 4 lipca 2012 r. w sprawie T-12/12 CTRS przeciwko Komisiji.

® Decyzja wykonawcza Komisji C(2012) 3306 wersja ostateczna z dnia 25 maja 2012r. odmawiajgca wydania
pozwolenia zgodnie z rozporzgdzeniem (WE) nr 726/2004 Parlamentu Europejskiego i Rady dla sierocego produktu
leczniczego stosowanego u ludzi ,,Orphacol — Kwas cholowy”.

* Na podstawie art. L. 5121-12 kodeksu zdrowia publicznego (podawanie ,indywidualnie wskazanym pacjentom
w wyjgtkowych wypadkach przed ich zarejestrowaniem”).

° Wyzej wymieniona dyrektywa 2001/83/WE (art. 5).

® Wyzej wymieniona dyrektywa 2001/83/WE (art. 8 ust. 3).

! Wyzej wymienione rozporzgdzenie (WE) nr 726/2004 — art. 14 ust. 8.
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uczestnictwo w probach klinicznych wigzatoby sie z narazeniem pacjentéw na niebezpieczenstwo
powaznego uszkodzenia watroby, a nawet smierci, sprzeczne z zasadami deontologii medycznej
bytoby przeprowadzanie kontrolowanych badan nad skutecznoscig kwasu cholowego.

Tym samym Komisja btednie stwierdzita w decyzji, ze dane dostarczone przez CTRS powinny
zostac uzupetnione, oraz ze nie moze ona powotywac sie na nadzwyczajne okolicznosci w ramach
wniosku opartego ugruntowanym zastosowaniu medycznym.

W zwigzku z powyzszym Sad stwierdzit niewaznos¢ decyzji Komisiji.

UWAGA: Odwotanie od orzeczenia Sgdu, ograniczone do kwestii prawnych, moze zosta¢ wniesione do
Trybunatu w terminie dwéch miesiecy od dnia zawiadomienia o tym orzeczeniu.

UWAGA: Celem skargi o stwierdzenie niewaznosci jest doprowadzenie do uznania za niewazne aktéw
instytucji Unii, ktére sg sprzeczne z prawem Unii. Panstwa czlonkowskie, instytucje wspodlnotowe oraz
jednostki mogg, pod pewnymi warunkami, wnie$s¢ skarge o stwierdzenie niewaznosci do Trybunatu
Sprawiedliwosci lub Sadu. Jezeli skarga jest zasadna, stwierdza sie niewaznos¢ aktu. Instytucja, ktorej to
dotyczy, powinna zaradzi¢ ewentualnej prézni prawnej spowodowanej niewaznoscig tego aktu.
Dokument nieoficjalny, sporzgdzony na uzytek mediéw, ktory nie wigze Sadu.
Peiny tekst wyroku jest publikowany na stronie internetowej CURIA w dniu ogfoszenia
Osoba odpowiedzialna za kontakty z mediami: Ireneusz Kolowca @& (+352) 4303 2793

Nagranie wideo z ogfoszenia wyroku jest dostepne przez ,Europe by Satellite” @ (+32) 22964106
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