


● Fondé en 1990 à Paris 

● Fait partie du groupe Recordati S.p.A. depuis Décembre 2007

● En Europe: 9 médicaments (7 avec une AMM, 5 avec le statut médicament

orphelin)

● Une présence directe en Europe, USA, MENA. Partenariats avec des 

distributeurs dans d’autres pays

● Une croissance régulière du chiffre d’affaire et du nombre d’employés

(environ 200 en 2013)

Orphan Europe 



Brand 
Name INN INDICATION Domaines thérapeutiques

Nb de patients 
traités en 

Europe

Adagen ® Pegademase Deficit SCID-ADA Immunologie 50

Carbaglu ®
Acide
Carglumic
que

Déficit en NAGS 
Aciduries organiques

Maladie Métabolique 100

Normosang ® Hémine Humaine Porphyrie aigue intermittente Maladie Métabolique 500

Cystadane ® Betaine Homocystinurie Maladie Métabolique 1 000

Pedea® Ibuprofene i.v. Canal artériel persistent Cardiologie pédiatrique 20 000

Cystagon ®

Cystadrops®
Cysteamine 
bitartrate

Cystinose
Nephropathique

Maladie Lysosomale 800

Vedrop ® Tocofersolan
Vit E hydrosoluble dans les 
deficit en vit E dans les 
cholestases chroniques

Gastroentérologie 500

Wilzin ® Zinc acetate Maladie de Wilson Maladie Métabolique 1 000

Graspa ®

Asparaginase
encapsulé dans
des globules 
rouges

ALL / AML
Phase II / III de développement

Onco Hematologie

Product portfolio – 100% Orphan Drugs



There is no better place to 

be a “good citizen” than for 

rare diseases





Orphan Europe répond aux besoins de 

formation dans les maladies rares



Les patients sont rares, les experts aussi
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Orphan Europe : Une expertise dans le 

développement des réseaux



Perspectives futures

� Continuer notre engagement historique dans les maladies métaboliques et 

développer notre expertise en onco hématologie

� Lancement de la fondation d’entreprise pour améliorer le diagnostic et la prise en 

charge – source d’innovation.

� Développer de nouveaux modèles de recherche par une approche collaborative 

entre les academies, industrie pharmaceutique, associations de patients…

� Favoriser le volontariat dans l’entreprise permet de développer des valeurs

stratégiques pour le futur, à améliorer les compétences internes, et surtout apporter

personnellement un soutien auxenfants qui souffrent de maladies rares.



New markets


