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Ritka betegsegek gyogyszereinek
egeszseg-gazdasagtani vonatkozasai

Az Un. ,arva” gyogyszerekrdl (orphan drugs OD) dltaldnossaglban elmondhatd, hogy ritka és sulyos betegsegek diagnosztizaldsara, megeldzesere, illetve kezeléséere szolgdlnak.

Eletciklusuk minden szakasza, a fejlesztéstél kezdve a forgalomba hozatalhoz szikséges klinikai vizsgdlatok kivitelezésén at a disztribucidig specidlis jegyeket visel magdn, terdpids
koltseguk kiemelkedden magas, a betegek hozzdferese pedig kuldnleges hatdsagi szabdlyozds nelkil nem biztositott, Az rva gydgyszerek dital felvetett komplex kerdéskorhoz vald

Jelenleg mintegy 5 200 kulonbdzé ritka betegseg fordul eld az Unidban, prevalencia adatok azonban csupdn 1 642 esetben
(~30%) dalinak rendelkezésre. Becslések szerint Gsszessegelben az EU lakossaganak valamivel magasabb, mint 6%-a, vagyis
mintegy 30 millié 6 erintett,

Szabdlyozds

Az Eurépai Unidban, az utdbbi éviizedben egyre surgetdbben fogalmazddott meg e témdban egyfajta kdzdssegi
egeszsegpolitikai koncepciod szuksegessege, aminek kdvetkezmenyekent a 2000-es évek elejetdl az EU minden tagdllamra
nézve kotelezd ervénnyel bird  rendeletekben szabdlyozza az ,arva” gydgyszerek forgalomba hozatali engedélyezésenek

kdzpontositott kriteriumait és folyamatat, Mindezek mellett a 2008-13-as Népegészsegugyi Programiban arritka betegségek temdija . 20-21
az elsé szamu célkitlizésben stratégiai célkent szerepel, valamint a 2007-13-as Kutatdsi Keretprogramloan is prioritéiskent szerepel. . i% 50
Az EU ritka betegsegek gyogyszereivel kapcsolatos politikdja dsszessegeben az egyik legsikeresebb unids politikakent emlegetett. A D 10-14
2000-es evek elejetdl napjainkig az EMEA kdzel 800 orphan mindsitési kerelmet vett étf, ésimmar 45 ,arva” gydgyszer rendelkezik minden
tagdllamban ervenyes kdzponti forgalomba hozatali engedéllyel, szamuk évrdl évre dinamikusan emelkedik. D 5-9
] o

A sikeres kbzOsseqi intezkedések ellenere a tagdllamok és a tagdllamon bellli régidk polgarai nem rendelkeznek egyenld hozzaféressel a
szakszer( ellatashoz és a ritka betegsegek gyogyszereinez. A 2006. janudr 1. elétt forgalomba hozatali engedelyt szerzett elsé 22 ,arva”
gyogyszerhez a betegek tagallamonkenti hozzaférése az aldbbiak szerint alakult 2007 -ben:

A problema kikUszobdlesének erdekeben az egyes fagdllamok  a Bizottsaggal szoros egyuttmuikddesben mdr megkezdtek eurdpai referenciahdlozatok (szakertdi haldzatok) kialakitdsat annak érdekében, hogy
azok a ritka betegsegben szenveddk is kivald mindsegul es kdltseghatékony egeszsegugyi szolgdaltatasokhoz juthassanak, akiknek betegsege a forrdsok es/vagy a szakertelem klldnleges 6sszpontositasat teszi
szUksegesse.

Magyarorszagon unios tagorszagkent a ritka betegsegben szenveddk arva gydgyszerekhez vald hozzaféréset tehdt reszben a kdzdssegi szabdlyozdasi hatter,
részben pedig az eldébbi dlfal erdsen determindlt nemzeti kompetencidlboa tartozd hatdlyos gydgyszerar-tamogatasi rendszer hatdrozza meg, az aldbbiak
szerint:
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Az Iroda fenndliasa ota 17 do kérelmezett orphan indikacio értékeléset vegezte el az aldbbi terdpids terlleteken:
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Arelativ hatdsossag tekintetélben elmondhatd, hogy az orphan mindsitéssel rendelkezd gydgyszerek esetélben az EMEA a forgalomlba hozatali engedély kiaddsa sordn eltekint %, b, oy 7 %, *%& o, 7, %%/ O, O %O’Q@ % &/‘,/y %, % .
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vizsgdlat, a tébbi 8 esetben 1 db fdazis ll-es vizsgdlat dllt rendelkezésre. Ezekre a vizsgdalatokra jellemzd tovabbd az alacsony betegszam: 2 készitmeny esetén kevesebb, mint 100
beteggel vegzett vizsgdlat alapjan tdrzskdnyveztek a készitmenyt, illetve az 1000 &t egyetlen esetben sem értek el.

Brand név és indikacio Brand név és indikacio

A vizsgdlatokra dltaldnossagban jellemzd meg, hogy elsdsorban kdztes vegpontokat meértek, melyek koltseghatekonysagi elemzeésekben tértend felhaszndldsa meg validalt
esetben (pl. jarastavolsag) is modszertani problémadkat vet fel.

Az értékelt OD-ok terapias koltségei illetve b etegszamai
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Az egy fOre jutd terdpids koltseg hasonldan a potencidlis betegszdmhoz szeles intervallumiban szorddik: atdmogatdsra benydijtott ,arva” gydgyszerek 2- 135 millié Ft kdzott mozgd
terdpids koltseggel bimak, és minteqy 3-442 6 kezeléset erinthetik indikacionkent.
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Valamennyi tdmogatdsi kérelem pozitiv  eloirdldsa esetén kdzel 14,5 Mrd Ft-os
kasszahatasra lehetne szamitani, az aldbbi terapids terdletek szerinti mmegoszidsban:
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A beadott elemzesekrdl dltalanossagban elmondhatd, hogy legtdblbszdr best supportive care (BSC) szerepelt kompardatorként. A leggyakrabban koltseéghatekonysagi tipusu elemzest
végerztek, altaldban a megnyert életévek (Life Years Gained LYG) kdltsegét vizsgdaiva, de aklinikai parameéterek kozot eléfordult pl: eseménymentes, ill. medidn tdlélés, cytogenetikai valasz,
és egyeb valaszaddsi ratdk (pl.: avizelet normal GAG értekenek elérese). A koltseghasznossagi elemzésekben a kdltseg/QALY inkrementdlis ardnya 3,8-52 millié Ft kbzot mozgott.
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Irodank észrevétele, hogy az arva gyogyszerek koltseghatékonysagi ertékelése alapvetden beleilleszthetd a normal eljarasrend keretein belll végzett origindlis gyogyszerek értekelési
semajdaba, a mar emilitett specidlis jegyek figyelembe vételével. Munkank soran a NICE publikacioit kitintetett figyelemmel kiserjuk, €s elmondhatd, hogy a szervezet szamos arva gyogyszer
ertekelésebdl szarmazoé tapasztalata alapjan nem fogalmazott meg klldondsebb tudomdanyos vagy metodoldgiai probléemadt, a szokasosan alkalmazott modszertant esetlkioen szintén
megfeleldnek tarja. Megdllapitia azonban, hogy az inkrementdlis kdltseghatekonysagi ardny (ICER) gyakran a koltseghatékonysagi kiuszob felsd hatarat kozeliti, olykor jelentbsen
meghaladja azt. llyen esetekben a termek ajaniasat az ertekeld bizottsagnak rendkivili altaldloan meltanyossagi indokokkal kell alatdmasztania.

A NICE tovdbbda megkulénbozteti az ,ultra-orphan” kategdriat, ami az 1/50.000 fénél kisebb prevalencidju, rendkivil ritka betegsegeket erinti. Ezen gydgyszerek ertékelese problematikus a
meglevo keretek kdzott, a jovében rajuk vonatkozdan Uj dontesi szabdlyok kidolgozasat celozza, ami egy magasabb koltseghatekonysagi kiszdb-savrais kiteriedhet (200-300 ezer £/QALY).
Az Iroddnkhoz erkezett beadvanyok kozétt is taldlhatd ,ultra-orphan” kategdridioa sorolhatd, esetlikben nem csatfolt a gydrtd egészseg-gazdasagtani elemzest, ertekelésuk tenylegesen
nehézsegekbe Utkdzot,

Magyarorszagon ugyan nincs hivatalos koltseéghatekonysagi klszob, a kapott ertekekrdl megis elmondhatd, hogy nem kildnbdznek extrem mddon az egyeb normal eljarasrendU origindlis
beadvdnyok eredmenyetdl, ami ugyanakkor magas terdpids kdltseguk miatt nehezen magyarazhato.

Az Iroddnkhoz beérkezett elemzések felepitese €s mindsege nagy valtozatossagot mutatott, szinte minden esetoen jelezni kényszertltunk kritikai €szreveteleinket a dontéshozok fele. Irodank
meglatdasa, hogy a kedvezdbb vegsd eredmenyeket a beadvanyok készitdi gyakran modszertani kompromisszumok ardn kivanjak elérni, noha hivatalos kiszob hidnyaban ilyen jellegU
kenyszerité erd nem hat rdjuk, es az arva gyogyszerek esetében a NICE gyakorlatdbdl kiindulva egy magasablb ardnyszam is indokolt lehet.

Amennyiben a telies kasszahatdas eqy fére esd részét tekintjuk, Ugy betegenkent atlagosan
kdzel 9 millio Ft-os terapids kdltseghez jutunk.

Kéltséghatékonysdg

Az értékelt gyandi beadvanyok viszonylag magas ardnyban tartalmaztak egészseg-
gazdasagtani elemzést. Mindossze harom esetben nem keészult semmiféle kalkuldcio
(ebbdl egy esetben ultra-orphan indikaciordl van szo, lasd késdbb), egy esetben
kdltsegelemzes, a maradek 13 esetben pedig telies, tehat a hatdsossagi es koltseg

, , . . s . , Kitekintes ajové
adatfokkal legaldbb ket alternativ karon egyarant kalkuldlo egeszseg-gazdasagtani

Osszességében elmondhatd, hogy az ,arva gyodgyszerek” komplex kérdésénél alopelvnek tekinthetd, hogy a ritka betegségben szenvedéknek mds betegekkel egyenlé mérékben kell

elemzes erkezeftt. jogosultnak lennitk betegsegik megeldzésre, diagnosztizaldsra és kezelésre, vagyis a hozzdféres biztositasa mind kdzdssegi, mind tagdllami szinten elsészamu prioritdskent kezelendd.
Ennek érdekében az utébbiiddben szdmos kezdemeényezes napvilagot Iatott, ajovdben pedig potencidlisan az aldbbi terlleteken szamithatunk valtozasokra:
ROvid tavon
A beadott egészség- | Az egeszseg-gazdasagtani elemzes dsszehasonlit-e kettd, vagy - Hatésag szerepe: a jelenlegi engedélyezesi folyamat javitdsa (joblb adatmindség), a terdpias hozzdadott érték tudomdanyos erékelése EU szinten, tagdllami szakerdk es
gozdasdagtani tGbb alternativat? betegszervezetek bevondasaval;
elemzések - Iparszerepe: arak transzparencidja, csokkentése;
oszialyozasa NEM IGEN - Politikusok szerepe: forrdsallokdcio;
csak hatdsossdgot | csak kolfseget | csak hatdsossagot | csak koltséget - Tdmogatdsi O|d”C'| Szere,pe/: [Toydbb,rc is Togd”C'rTji kom peTenciébon):
szsgoyo-e —y , N Koltség hgfog(?ssgg/ , KSliség- _ EU szp’ru k_ozos er’rek/e!esre es referenc[o,orro alapozott dontes,
mind a eredmény leirds e eredmeényessé | oy o Kockazat-megosziasi modellek kialakitasa, -
hatdsossdgi, g-értékelés ' - Tamogatas csak a betegek jol definialhato csoportjara szukitve,
mind a teljes gazdasdgi elemzés - Tamogatds elutasitasa jelentds informdaciohidny, vagy nagyon magas kdltsegvetesi hatds eseten,
koltség . ) - kéltségminimalizdcids: 2 db - Akezelés optimdilis Utianak meghatarozasa szakertdi centrumok,
i IGEN koltseg-eredmeny leirds kéltséghatékonysdgi- 9 db - L Ultra-orphan” kategdria esetleges megkuldnbdztetese, elterd dontési szabdalyok kialakitasa;
kdltséghasznossdgi: 4 db - Szakma szerepe: erdsiteni a tudatossagot aritka betegsegek diagnosztizalasdban és kezeleseben, szakertdkre vald fokuszalas;

Betegszervezetek szerepe: lobbizas-finanszirozas atlathatdsaganak névelese.

Hosszu tavon:

A 2000/141-es EC rendelet Ujraszabdlyozdsa;

Forrdskoncentracio: K+F-re vonatkozo alternativ modell fejlesztése, ipar-fuggetien K+F finanszirozds, a kutatasok szettéredezettsegenek megszintetése:
kozos nyilvantartdsok, adatodzisok,

k&z6s bioldgiai bank mikodtetése (eurobiobank),

legjoblb gyakorlatok kialakitadsdnak tdmogatasa;

Kezelési iranyelvek (guideline-ok) fejlesztése;

A szerepldk (finanszirozok) korai bevondsa az engedélyezési folyamatba, annak érdekeben, hogy mar a klinikai vizsgdlatok kialakitasaban reszt vegyenek;
Poszt-marketing fanulmanyok megvaldsitasa a valds élet koriiméenyei kdzott,

Rendszeres felllvizsgdiat,

EU-szint{ dr-szabdlyozds megalkotasa az arva gyogyszerekre ex-factory referencia ar alkalmazasa.
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