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Vóórdat u in gaat dienen

Orphan Status Scientific Advice
Regulatory

Filing Strategie
Pre-submissie

Voorbereiding
MAA evaluatie GMB

T-48-36 T-36-12 T-24-12 T-12 T0

Pre-submissie Fase Evaluatie Post-Authorisatie

Lancering

COMP SAWP
CHMP

COMP

SAG

CHMP

PhVWP

EWP

guidelines

Fase II-III
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Waarom zou u wetenschappelijk advies aanvragen?
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Om te begrijpen wat de regulatoire vereisten en 
principes voor registratie zijn!

• Om er zeker van te zijn dat het product van goede 
kwaliteit is

• Om te zorgen dat de data voldoen aan GCP, GLP etc.)
• Om te zorgen dat er voldoende data zijn op elk aspect van 

een nieuw product: kwaliteit, toxicologie en kliniek

• Zodat er voldoende informatie is voor een adequate 
beoordeling van de werkzaamheid/schadelijkheids balans
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Waarom nationaal als u Europees terecht kunt?

• Toegankelijk en laagdrempelig

• Wetenschappelijk en regulatoir advies in één

• Persoonlijk contact

• Gelegenheid om al uw vragen in open dialoog te bespreken

• Participatie van interne en externe experts die Europa 
(EMA), haar workingparties (SAWP, EWP) en commissies 
(CHMP, PDCO, CAT en COMP) kennen

• Voorbereiding op EMA
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Protocol Assistance
• Protocol assisance is niet anders dan een scientific advice

• Alleen de prijs is anders en

• Een discussion meeting wordt (bijna) 
altijd gehonoreerd, maar..

• De SAWP stelt de LoQ vast; meer clarification dan dialoog
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Onderwerpen die Orphan producten aangaan 
• Hoe krijg ik een Orphan status?

• Hoe kom je tot significant benefit?

• Hoe ga je om met bepaalde guidelines: 
– Small populations
– One pivotal study
– N is one trial etc.
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Het CBG Wetenschappelijk 
Netwerk anno 2010

RUG-risico communicatie/k&j 
psychiatrie, geslachtshormonen

NKI-oncologie

UU-drug veiligheid, cns, rheuma, 
farmacie (botanicals), vaccins 

RIVM-toxicologie
CIB-vaccins

LAREB

UM-MS/Parkinson

RUN-diabetes

EUR-drug veiligheid, oncologie

LUMC-maag-lever-darm

UVA-psychiatrie, Alzheimer, cardiologie

VU-diabetes,dermatologie

CBG

TI-Pharma
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Nauwere samenwerking - de mogelijkheid verkennen 
van gezamenlijk advies in de toekomst
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Putzeist et al. 2010 submitted
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Results: Top 10 of topics in Questions

Putzeist et al. 2010 submitted
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Vandaag is belangrijk dat we naar uw wensen luisteren 
en ons winkelwagentje laten vullen..
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Discussievragen
1. Wetenschappelijk advies: wat vindt u goede aspecten, 

welke suggesties heeft u voor verbetering, wat mist u? 

2. In welke fase van de (orphan) productontwikkeling heeft u 
behoefte aan advies en waar kan een advies bij het CBG 
voor u een toegevoegde waarde hebben naast advies door 
de EMA?
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