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(Some) EMA/Network initiatives supporting
innovation

>

A dia az ,,EU Network regulatory awareness session on EMA’s Role in supporting Innovation” webinaron kerilt bemutatasra
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Committee of Orphan Medicinal Products (COMP)
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Committee of Orphan Medicinal Products (COMP)
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Ha SME: majdnem minden ingyenes

Orszagos Gyogyszerészeti 6s  SAWP: AHuman Gyogyszerbizottsag Tudomanyos Tanacsadasi Munkacsoportja
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Ritka statisztikak -EMA

Orphan medicine designation procedures Designated orphan medicines for the treatment

(2012-2016) of children and adults (2012-2016)
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Fejlesztésben: N>1690 mindsitett ritka; engedélyezett ritka: N=121 (2016).

Forras: EMA Annual Report, 2016
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Ritka statisztikak -FDA

Orphan Drug Designations - increasing

5,000 applications
3,500 designated

Orphan Drug Approvals
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Sandra L. Kweder, M.D., Deputy Director, Europe Office, FDA Liaison to EMA, 13 July 2016



Minoésitett , ritka gyogyszerek”

EU: http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/landing/orphan search.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b

US: http://www.accessdata.fda.gov/scripts/opdlisting/oopd/index.cfm

e N e N e N e
e tamoxifen- cisztikus * mAb, (onkoldgia, de e kindz-gatldk: haemato- * génterapidk (AAV:
fibrosis, Duchenne gyulladasos korképek, onkoldgia haemophylia, szemészet,
e diazoxid: Prader-Willi egyes infekciok, neuro- * exon-skipping: Duchenne muscularis, metabolikus
* ASA: polycythaemia vera muscularis bet., . ..etc.... * CRISPR-cas9
e ..etc.... gerincveld-sériilés) * (genetikailag mddositott)
* ..etc.... sejt-és szovetterapiak

ATMPs (fejlett
terdpias
készitmények)

régi hatdéanyag

T uj kismolekulak
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http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/medicines/landing/orphan_search.jsp&mid=WC0b01ac058001d12b
http://www.accessdata.fda.gov/scripts/opdlisting/oopd/index.cfm

Hazai gyakorlat: hogyan segithet a hatdsag?

e Tudomanyos tandcsadas: Innovacids Irodan keresztiil, OGYEI

értékeld hattérrel https://innovacio.ogyei.gov.hu/ ( pl. sikeres orphan
designation benyujtasa)

— korai fejlesztési tanacsadas https://www.ogyei.gov.hu/kerdesek es valaszok/

e Egyulttérz6 alkalmazas:
https://www.ogyei.gov.hu/engedelyezes elotti gyogyszeralkalmazas/

e Egyedi gyogyszerigénylés:
https://www.ogyei.gov.hu/egyedi gyogyszerigenyles/

Indikacion tuli rendelés:
https://www.ogyei.gov.hu/indikacion tuli gyogyszerrendeles/
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https://innovacio.ogyei.gov.hu/
https://www.ogyei.gov.hu/kerdesek_es_valaszok/
https://www.ogyei.gov.hu/engedelyezes_elotti_gyogyszeralkalmazas/
https://www.ogyei.gov.hu/egyedi_gyogyszerigenyles/
https://www.ogyei.gov.hu/indikacion_tuli_gyogyszerrendeles/

Off-label engedélyezés, jelenlegi hazai gyakorlat

 Akérelemhez benyujtando:
— Beteg beleegyez6 nyilatkozata

— Orvos nyilatkozata (riport)
— Indikacié indokoltsaga: I

mellGzhetd, ha szerepel besorolt/kihirdetett
protokollban
vagy
ua. gyogyszer ua. javallatra kapott off-label
engedélyt

* a klinikai vizsgdlatokrol szolo kézlemények

e agyogyszerrel tortént kezeléssel kapcsolatos szakmai
folydiratban kozzétett kozlemények

* a hazai, illetve nemzetkozi ajanlasok

e OGYEI biral el

e OGYEI ad ki hatarozatot, 3 /21 nap
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Off-label use szabalyozas valtozasai, OGYEI javaslata

Hatdsagi engedély

Szakért6i bizottsagok, hatdsagi iranyitassal

Nincs specialis szabalyozas

Bejelentés és monitorozas
eldirt, nem szankcionalt az
elmaradas, finanszirozas
kothetd a bejelentéshez.

hatosagi

Betegbiztonsagi célok
érdekében hatdsagi figyelem
szakértdi bizottsdgokra
tdmaszkodva
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Javasolt uj beadas

e EESZT-hez kapcsolt felhasznaldbarat felllet — bejelentés!
e beteg: tajékozott beleegyezés, unmet need (valtozatlan)

e siurgdsség: bejelentés megtehetd a slirgbsségi terapia alkalmazasat
kdvetben

<+ Bizottsag: +/- vélemény, nyilvanosan elérheté

* ha nincs ajanlas: off —label alkalmazas indithatd az orvos felel6sségére
(bejelentés!)

e eredményességet a kezelés teljes id6tartamaban kovetni kell (riport)
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Lehetséges bizottsagi allaspontok, javaslat

\

Terapids allasfoglalas, azaz irdnyelvekben
meglévd terapias modellekre

tamaszkodva létrehozott allasfoglalas

J

\

Elavult termékek alkalmazasanak,
kontraindikacidban alkalmazott terapiak
kisz(rése

J
)
Kérelemre tervezett indikacidban vald
felhasznalas szakmai értékelése
J
~

Pozitiv és negativ allasfoglalas
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COMP, 2017 Rare Disease Day
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