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Le  Comité des médicaments orphelins (COMP) de l’Agence européenne des  médicaments
s’est réuni du 19 au 21 avril 2016 à Londres. Ce Comité est  chargé d’examiner les 
demandes de désignations
[1]

déposées par des personnes physiques ou morales souhaitant développer  des médicaments
destinés au traitement de maladies rares, appelés  médicaments « orphelins ». Le COMP a
rendu au cours de cette session 
14  avis favorables
pour la désignation de médicaments orphelins et a  recommandé le maintien du statut orphelin
de 3 médicaments.

  

Le  COMP a rendu un avis favorable pour la désignation médicaments orphelins  de 14
médicaments développés dans les maladies rares suivantes :

    
    -  La myosite à inclusions (arimoclomol)  
    -  L’hémoglobinurie paroxystique nocturne (anticorps monoclonal)   
    -  Le cancer des voies biliaires (médicament chimique)  
    -  La rétinite pigmentaire (médicament chimique)  
    -  La béta-thalassémie intermédiaire et majeure (thérapie génique)  
    -  La sclérose latérale amyotrophique (médicament chimique)  
    -  La cystite interstitielle (pentosan polysulfate)  
    -  L’homocystinurie (cystathionine beta-synthase modifiée)  
    -  La rétinite pigmentaire due à des mutations du gène RPGR (thérapie génique)  
    -  La maladie du greffon contre l’hôte (rimiducid)  
    -  Le cancer du poumon à petites cellules (rovalpituzumab)  
    -  La mucoviscidose (association de nitrite de sodium et d’EDTA)  
    -  L’adrénoleucodystrophie (temsirolimus)  
    -  L’histiocytose langerhansienne (vemurafenib)  

  

Le COMP a également  recommandé le maintien du statut orphelin de 3 médicaments ayant
obtenu  un avis favorable du CHMP pour l’octroi d’une autorisation de mise sur  le marché :

    
    -  DARZALEX (daratumumab) dans le traitement du myélome multiple  
    -  GALAFOLD (migalastat) dans le traitement de la maladie de Fabry  
    -  STRIMVELIS (thérapie  génique) dans le traitement du déficit immunitaire combiné sévère
(DICS)  par déficit en adénosine désaminase (ADA)   
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Les médicaments orphelins bénéficient de mesures d’incitation spécifiques

Les médicaments  «orphelins» sont destinés au traitement, à la prévention ou au  diagnostic de maladies rares, graves ou entraînant une menace pour la  vie et dont la prévalence ne dépasse pas 5 cas sur 10 000 personnes dans  l’Union Européenne. Les entreprises pharmaceutiques sont peu enclines à  développer ces médicaments dans les conditions normales de marché, leur  coût de mise sur le marché ne pouvant être compensé par les ventes  escomptées en l’absence de mesure d’incitation. Ainsi, a été adopté le Règlement (CE) N° 141/2000  qui établit des critères pour désigner un médicament orphelin et  prévoit des mesures d’incitations spécifiques dont notamment une  exclusivité commerciale, une assistance à l’élaboration de protocoles et  des exonérations de redevance.

  
        Lire aussi
    
    -  Communiqué du COMP d’avril 2016 sur le site de l’Agence européenne des
médicaments   
    -  Communiqué du CHMP de mars 2016   

    

[1]  La désignation de médicament orphelin n’équivaut pas à une  recommandation d’utilisation de ce médicament pour l’affection désignée  car
elle ne signifie nullement que ce médicament satisfera aux critères  d’efficacité, de tolérance et de qualité nécessaires à l’octroi d’une 
autorisation de mise sur le marché. Comme pour tous autres médicaments,  ces critères ne pourront être évalués que lorsque le dossier de
demande  d’autorisation de mise sur le marché aura été soumis.

    

 2 / 2

http://ansm.sante.fr/sending/continue/6233/e057b4346c0482704ae2c7803d41c5c2/aHR0cDovL2V1ci1sZXguZXVyb3BhLmV1L3NtYXJ0YXBpL2NnaS9zZ2FfZG9jP3NtYXJ0YXBpIWNlbGV4cGx1cyFwcm9kIURvY051bWJlciZhbXA7bGc9ZnImYW1wO3R5cGVfZG9jPVJlZ3VsYXRpb24mYW1wO2FuX2RvYz0yMDAwJmFtcDtudV9kb2M9MTQx
http://ansm.sante.fr/sending/continue/6233/e057b4346c0482704ae2c7803d41c5c2/aHR0cDovL3d3dy5lbWEuZXVyb3BhLmV1L2RvY3MvZW5fR0IvZG9jdW1lbnRfbGlicmFyeS9Db21taXR0ZWVfbWVldGluZ19yZXBvcnQvMjAxNi8wNC9XQzUwMDIwNTQxMy5wZGY=
http://ansm.sante.fr/sending/continue/6233/e057b4346c0482704ae2c7803d41c5c2/aHR0cDovL3d3dy5lbWEuZXVyb3BhLmV1L2RvY3MvZW5fR0IvZG9jdW1lbnRfbGlicmFyeS9Db21taXR0ZWVfbWVldGluZ19yZXBvcnQvMjAxNi8wNC9XQzUwMDIwNTQxMy5wZGY=
http://ansm.sante.fr/sending/continue/6233/e057b4346c0482704ae2c7803d41c5c2/aHR0cDovL2Fuc20uc2FudGUuZnIvUy1pbmZvcm1lci9UcmF2YXV4LWRlLWwtQWdlbmNlLUV1cm9wZWVubmUtZGVzLU1lZGljYW1lbnRzLUVNQS1Db21pdGUtZGVzLW1lZGljYW1lbnRzLWEtdXNhZ2UtaHVtYWluLUNITVAvQXZpcy1mYXZvcmFibGUtcG91ci1sLW9jdHJvaS1kLXVuZS1BTU0tcG91ci1zZXB0LW5vdXZlYXV4LW1lZGljYW1lbnRzLXJldG91ci1zdXItbGEtcmV1bmlvbi1kZS1tYXJzLTIwMTYtZHUtQ0hNUC1Qb2ludC1kLWluZm9ybWF0aW9u

