Întrebări şi răspunsuri referitoare la reglementările privind medicamentele pentru terapii avansate
La data de 30 decembrie 2008, în Uniunea Europeană
 a intrat în vigoare o nouă legislaţie referitoare la medicamentele pentru terapii avansate. Legislaţia defineşte ce medicamente vor fi considerate medicamente pentru terapii avansate şi stabileşte normele referitoare la modul acestora de autorizare, supraveghere şi monitorizare pentru a se asigura siguranţa şi eficacitatea acestora. Totodată, legislaţia prevede instituirea, în interiorul Agenţiei Europene a Medicamentului (European Medicines Agency = EMEA), a unui nou comitet, dedicat terapiilor avansate. Comitetului pentru Terapii Avansate (Committee for Advanced Therapies = CAT) îi revine un rol central în evaluarea ştiinţifică a medicamentelor pentru terapii avansate.
Ce sunt medicamentele pentru terapii avansate?
Medicamentele pentru terapii avansate diferă de medicamentele convenţionale prin aceea că se bazează pe gene şi celule. Există trei tipuri de medicamente pentru terapii avansate definite conform legislaţiei: medicamente pentru terapie genetică, medicamente pentru terapie somatică celulară şi medicamente pentru inginerie tisulară.
· Medicamentele pentru terapie genică sunt folosite în tratamentul bolilor genetice. Multe din aceste medicamente acţionează prin inserţia de gene (ADN) în interiorul celulelor. Atunci când în cromozomii celulei se integrează o nouă genă, celula produce sau opreşte producerea unei proteine care poate ajuta la încetinirea evoluţiei bolii sau la vindecarea acesteia.
· Medicamentele pentru terapie somatică celulară conţin celule sau ţesuturi care au fost manipulate în vederea schimbării caracteristicilor lor biologice. Acestea pot fi folosite pentru vindecarea, diagnosticarea sau prevenirea unei boli. Un exemplu de terapie somatică celulară este folosirea de celule canceroase ale pacientului, manipulate pentru a putea fi folosite împotriva celulelor canceroase rămase în organism.
· Medicamentele pentru inginerie tisulară conţin celule sau ţesuturi care au fost „aranjate” (modificate) astfel încât să poată fi folosite pentru repararea, regenerarea sau înlocuirea unui ţesut. Un exemplu de medicament de inginerie tisulară este pielea artificială folosită pentru tratarea pacienţilor cu arsuri.
Din ce cauză a fost elaborată noua legislaţie pentru terapii avansate?
Medicamentele pentru terapii avansate oferă oportunităţi noi şi inovatoare de tratament al bolilor şi leziunilor pe care le poate suferi corpul uman. În dese cazuri însă, evaluarea acestora necesită expertiză specifică şi care depăşeşte cele necesare în cazul medicamentelor convenţionale. Noua legislaţie va asigura disponibilitatea în cadrul EMEA a expertizei cerute pentru evaluarea acestor medicamente.
În prezent, terapiile avansate sunt deseori dezvoltate de către companii mici sau unităţi de cercetare din spitale. Legislaţia prevede stimulente în scopul sprijinirii acestora pentru continuarea cercetărilor în domeniul terapiilor avansate şi a dezvoltării acestora. 
Cum sunt reglementate medicamentele pentru terapii avansate?
Toate medicamentele pentru terapii avansate intră sub incidenţa procedurii centralizate, acestora asigurându-li-se astfel beneficiul procedurii unice de evaluare şi autorizare disponibile în Uniunea Europeană. Acest fapt ajută companiile să-şi pună mai uşor medicamentele pe piaţă şi facilitează accesul la astfel de medicamente al pacienţilor din diferitele state membre.
CAT pregăteşte un proiect de opinie referitor la calitatea, siguranţa şi eficacitatea fiecărui medicament. Acest proiect de opinie este trimis apoi Comitetului ştiinţific pentru Medicamente de Uz Uman (Committee for Human Medicinal Products = CHMP), comitetul responsabil pentru medicamente umane al EMEA. Pe baza opiniei CAT, CHMP adoptă o recomandare referitoare la autorizarea, variaţia, suspendarea sau revocarea unei autorizaţii de punere pe piaţă. Recomandarea este apoi trimisă Comisiei Europene pentru luarea unei decizii. Imediat ce medicamentele sunt autorizate şi puse pe piaţa Uniunii Europene, EMEA efectuează în continuare evaluări ale siguranţei şi eficacităţii acestora.

Care sunt cerinţele legislative speciale referitoare la siguranţa medicamentelor pentru terapii avansate?
Companiilor care fabrică medicamente pentru terapii avansate li se cerea să-şi poată urmări toate medicamentele, începând de la locul de fabricaţie şi până la spitalele unde sunt administrate pacienţilor. Spitalele trebuie şi acestea să-şi poată urmări toţi pacienţii cărora li s-au administrat aceste medicamente.
Cum încurajează noua legislaţie cercetarea în domeniul medicamentelor pentru terapii avansate?
Legislaţia prevede stimulente ştiinţifice şi financiare în scopul încurajării cercetării şi dezvoltării în domeniul terapiilor avansate. Companiile care dezvoltă medicamente pentru terapii avansate pot obţine reduceri ale taxelor datorate EMEA, astfel:
· Cu 65% în cazul taxei pentru solicitarea de consiliere ştiinţifică (90% pentru companiile mici şi mijlocii);

· Cu 50% în cazul cererii de autorizare de punere pe piaţă, în situaţia în care solicitantul este un spital sau o companie mică/mijlocie şi poate dovedi că medicamentul său este de interes special în domeniul sănătăţii publice.
Totodată, EMEA oferă companiilor şi sprijin ştiinţific în proiectarea de sisteme de farmacovigilenţă şi de management al riscului (sisteme folosite în monitorizarea siguranţei medicamentelor).

Care este rolul CAT?
Rolul principal al CAT este acela de a pregăti un proiect de opinie referitor la fiecare cerere înaintată EMEA de autorizare a medicamentelor pentru terapii avansate. Printre multele responsabilităţi ale CAT se mai pot enumera:
· Furnizarea de recomandări referitoare la clasificarea medicamentelor pentru terapii avansate;
· Evaluarea datelor referitoare la fabricarea şi testarea la animale a medicamentelor dezvoltate de companiile mici;
· Furnizarea de consiliere ştiinţifică;
· Furnizarea, la cererea Comisiei Europene, de expertiză şi consiliere ştiinţifică în cadrul tuturor iniţiativelor comunitare de dezvoltare a medicamentelor şi terapiilor inovatoare.

Care este structura CAT? 
Cat reuneşte experţi ştiinţifici în domeniul terapiilor avansate din întreaga Uniune Europeană.

Comitetul este format din:

· Cinci membri ai CHMP desemnaţi de CHMP;

· Un membru numit de fiecare stat membru, în afara cazului în care Statul Membru are un reprezentant printre membrii desemnaţi de CHMP;
· Doi membri desemnaţi de Comisia Europeană ca reprezentanţi ai clinicienilor;

· Doi membri desemnaţi de Comisia Europeană ca reprezentanţi ai asociaţiilor de pacienţi.

Comitetul se compune de asemenea din membri supleanţi, nominalizaţi să participe la întâlniri în locul membrilor absenţi. Toţi membrii Comitetului sunt desemnaţi pe baza experienţei acestora în domenii relevante pentru evaluarea medicamentelor pentru terapii avansate. Legislaţia prevede ca expertiza Comitetului să acopere toate domeniile reprezentative pentru terapiile avansate, inclusiv dispozitive medicale, inginerie tisulară, terapie genică, terapie celulară, biotehnologie, chirurgie, farmacovigilenţă, management al riscului şi etică. Se recomandă ca minimum doi membri şi doi supleanţi să fie experţi în dispozitive medicale. La întrunirile CAT, membrii pot fi însoţiţi de experţi.
� Regulamentul (CE) nr. 1394/2007 al Parlamentului European (European Parliament) şi al Consiliului din 13 Noiembrie 2007 referitor la medicamentele pentru terapii avansate şi Directiva 2001/83/EC amendată şi Regulamentul (CE) nr. 726/2004.





