ZRIEDKAVE CHOROBY

Europsko-americka

spolupraca ma zrychlit' vyvoj
liekov v oblasti zriedkavych chordb

NOVA PRACOVNA SKUPINA BUDE NAVZAJOM ZDIELAT
INFORMACIE A STANDARDIZOVANE POSTUPY

Europska liekova agentara (EMA) a Americky Grad pre kontrolu lieCiv a potravin
(FDA) vytvorili dalsi postup vzajomného Sirenia informacii, ako aj regulacnych
rozhodnuti v prospech vyvoja liekov pre pacientov so zriedkavymi chorobami.

apriek odhadom, ze v Eu-

rope postihuji zriedkavé

choroby 30 miliénov [udj,

apodobne je tomu aj v Spo-
jenych statoch americkych, jednotlivo ide
o velky pocet velmi roznorodych zavaz-
nych, Zivot ohrozujucich chordb, ktoré na
urovnijednotlivych statov postihuji malé
pocty pacientov. Tento fakt sa povazuje za
ale aj vyvoja liekov na zriedkavé choroby
vSeobecne. Prave preto sa spojili EMA
s FDA arozhodli sa pre dalsi spolo¢ny po-
stup v oblasti vyvoja liekov na zriedkavé
choroby, a to formou spolo¢nej pracovnej
skupiny. Tento pristup zabezpeci benefit
pre vsetkych pacientov, nezavisle od toho,
v ktorej krajine Ziju. Liekové agentiry si
budu vymienat informacie o r6znych as-
pektoch vyvoja a vedeckého hodnotenia
liekov na zriedkavé choroby.

Spolocne diskutovanymi
temami budu:

e Dizajn klinickych studii v malych po-
puldcidach a pouzitie Statistickych me-
tod.

o Vyber a validacia vystupnych parame-
trov Studii.

» Vyznam predklinickych dat pre dalSiu
podporu rozvojovych programov.

* Dizajn postmarketingovych studit, naj-
md v kontexte skorého pristupu k lie-
kom, ako je napriklad podmienend re-
gistracia (EMA) alebo zrychlené roz-
hodovacie konanie v pripade FDA.

* Farmakovigilancia a manazment dlho-
dobého sledovania bezpecnosti liekov
na zriedkavé choroby.

Vdaka tomuto prepojeniu vznikne vza-
jomna vymena dovernych informacii, do-
kumentov, ale aj opatreni. Podrobné in-
formacie by mali zabezpecit dostatok ve-
deckych faktov pre finalne rozhodnutie,
ktoré napomdze dalsiemu vyvoju lieku.
Spolupraca EMA s FDA pri podpore vyvoja
liekov na zriedkavé choroby sa bude aj
nadalej zameriavat na zdielanie informacii
a spolupracu v oblasti a dezignacie.
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Prvé oficialne stretnutie sa konalo 23.9.
2016 v ramci telekonferencie. Podobne
v budtcnosti budu pravidelné stretnutia
jedenkrat mesacne prostrednictvom tele-
konferencie v trvani 1,5 hodiny. Viest ich
budu spoloc¢ne ¢lenovia EMA a FDA.

Vytvorenie pracovnej skupiny je naj-
novsim krokom EMA a FDA v prospech
vzajomnej medzinarodnej spoluprace.
Pracovna skupina sa zameria na oblasti,
z ktorych mozu obidve strany profitovat
atak posilnitvzajomnu spolupracu. Pred-
metom tejto kooperacie a vymeny infor-
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macil medzi obidvomi agentirami budu
predovsetkym zapojenie pacientov do vy-
voja, ale aj hodnotenia liekov, biosimilarne
lieky, lieky na zriedkavé choroby, onkolo-
gické lieky, lieky na liecbu rakoviny a far-
makovigilancia.

Literatiira: Terms of reference for the EMA/FDA cluster on rare
diseases available at www.ema.europa.eu/docs/en_GB/
document_library/Other/2016/09/WC500213119.pdf
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