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UvoD

1.1 REDKE BOLEZNI IN NJIHOVO
ZDRAVLJENJE

V evropskem prostoru veljajo za redke bolezni tiste, ki pri-
zadenejo 5 na 10 000 oseb ali manj (1, 2). Poznanih je vec
kot 6000 razlicnih taksnih bolezni, ki skupno prizadevajo
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POVZETEK

V evropskem prostoru veljajo za redke bolezni tiste,
ki prizadenejo najve¢ 5 na 10 000 oseb, skupno pa
med 6 -8 % evropskega prebivalstva. Zdravil za
zdravljenje redkih bolezni je v primerjavi s Stevilom
bolezni majhno. Njihovo umes&anje v zdravstveni
sistem je otezeno, ker so obicajno zelo draga, do-
kaze o njihovi ucinkovitosti pa predstavljajo klinicne
Studije, narejene na majhnem Stevilu bolnikov. Za-
radi razliénih politik zdravstvenih sistemov drzav se
Stevilo razpolozljivih zdravil za zdravljenje redkih bo-
lezni in ¢as do njihove prve uporabe med drzavami
razlikuje. V Sloveniji imamo na voljo sorazmerno ve-
liko Stevilo teh zdravil (68 od 125 zdravil) in tri Cetr-
tine teh je delno ali popolnoma kritih iz naslova
obveznega zdravstvenega zavarovanja. Po drugi
strani mediana njihove prve uporabe pri nas znasa
dobro leto. V prihodnosti bo Stevilo zdravil za zdra-
vlienje redkih bolezni naraslo, drzave pa bodo pred
Se tezjo nalogo sprejemanija odloditev, katera zdra-
vila si bodo lahko privoscila.

KLJUCNE BESEDE:
razpoloZzljivost zdravil, redke bolezni, zdravila sirote,
Slovenija

ABSTRACT

Rare diseases affect not more than 5 in 10 000 peo-
ple in Europe and altogether between 6 - 8 % of the
European population. Comparing to the number of
rare diseases known, medicines for rare diseases
are only few. Incorporating them into a healthcare
system is difficult since they are costly and their ef-
fectiveness is based on clinical trials that include
small numbers of patients. Due to the differences in
healthcare systems their number and the time to
their first use differ between the countries. In Slove-
nia, we have a high number of these medicines (68
out of 125 medicines) and tri quarters of them are
also fully or partially reimbursed. However, the me-
dian time to first use is more than a year. In the future
the number of medicines for rare diseases will rise
and the countries will face a greater challenge in de-
ciding which medicines they could afford.

KEYWORDS:
availability to medicines, rare diseases, orphan
medicines, Slovenia
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ALI STE VEDELI?

e Redke bolezni so tiste, ki prizadenejo 5 na 10 000
oseb in skupno v Evropi prizadevajo med 6 % in 8
% evropskega prebivalstva.

e \/ Sloveniji je tri Cetrtine izmed 68 zdravil za zdravljenje
redkih bolezni, ki so pridobila dovolienje za promet
med letoma 2005 in 2014 in jih imamo na razpolago
v Sloveniji, delno ali popolnoma kritih iz obveznega
zdravstvenega zavarovanja.

¢ \/ Sloveniji uporabliamo vecje Stevilo zdravil za zdra-
vlienje redkih bolezni kot v sosednjih drzavah in pri-
merljivo Stevilo kot v Franciji in na Svedskem, ki pred-
stavljata dva vecjih evropskih trgov zdravil.

e Osem izmed 68 zdravil za zdravljenje redkih bolezni
smo Vv Sloveniji omogocili med prvimi v Evropi, srednji
¢as, ki ga v Sloveniji potrebujemo, da omogocimo
uporabo zdravila za zdravljenje redkih bolezni, pa
znasSa dobro leto dni.

med 6 in 8 % evropskega prebivalstva, Ceprav je bolnikov
s posamezno redko boleznijo malo (1, 2). Ob velikem Ste-
vilu redkih bolezni je obstojecih zdravil za njihovo zdravije-
nje majhno in le eden med desetimi bolniki ima na voljo
specificno zdravilo za zdravljenje svoje redke bolezni (3).
Moznosti zdravljenja redkih bolezni je malo, zdravil zanje
pa velikokrat sploh nimamo (3, 4). Po drugi strani pa so
zdravila, ki so na voljo, veCinoma zelo draga (4, 5). Zago-
tavljanje dostopnosti do obstojecih zdravil za zdravljenje
redkih bolezni je tako pomembno ne samo zaradi izboljSa-
nja kakovosti zZivlienja ter zmanjSanja smrtnosti in obolev-
nosti bolnikov z redkimi boleznimi, ampak pomeni tudi
solidarnost in enakost pri dostopu do zdravil med razliénimi
populacijami bolnikov ter odzivanje na neizpolnjene po-
trebe bolnikov z redkimi boleznimi (3).

1.2 PRIDOBITEV DOVOLJENJA ZA
PROMET IN UMESCANJE ZDRAVIL
ZA ZDRAVLJENJE REDKIH BOLEZNI
V ZDRAVSTVENE SISTEME DRZAV

V evropskem gospodarskem prostoru je pridobivanje do-

volienja za promet z zdravili po centraliziranem postopku

od leta 2004 naprej obvezno za zdravila z novimi zdravil-

nimi ucinkovinami, ki so namenjena zdravljenju sindroma

pridobliene imunske pomanikljivosti, raka, nevrodegenera-
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tivnih bolezni ali sladkorne bolezni, ter za zdravila za zdra-
vljenje redkih bolezni (6). Tako zdravila za zdravljenje redkih
bolezni pridobijo dovoljenje za promet po presoji pri Evrop-
ski agenciji za zdravila za trzenje v vseh drzavah Clanicah
evropskega gospodarskega prostora hkrati (1, 4, 6). Na-
daljnje umescanije zdravil v zdravstvene sisteme posamez-
nih drzav je odvisno od strukture in ureditve sistema, od
aktivnosti prijavitelja pri pripravi dokumentacije za nacio-
nalne postopke dolo¢anja cene zdravila ter postopke pre-
soje o povracilu stroSkov za zdravila, od kriterijev za
umescanije zdravil v sistem, ki jih upoSteva odloCevalni
organ (zavarovalnica), in tudi od pogajanj med proizvajal-
cem in placnikom (7). V Sloveniji je odloCevalni organ
Zavod za zdravstveno zavarovanje Slovenije (ZZZS), pri ka-
terem Komisija za razvrSCanje zdravil na listo v skladu s
Pravilnikom o razvrs¢anju zdravil na listo pri umescaniju
zdravil v sistem upoSteva njihov pomen z vidika javnhega
zdravja, terapevtski pomen, oceno farmakoekonomskih
podatkov, oceno eti¢nih vidikov, skladnost podrocja zdra-
vljenja s prioritetami programa zdravstvenega varstva in
druge podatke (8). V Sloveniji trenutno zdravila za zdravlje-
nje redkih bolezni presojamo po enakem naboru kriterijev
kot ostala zdravila (8). V nekaterih evropskih drzavah pa so
postopki odlo¢anja o umesdéanju zdravil za zdravljenje red-
kih bolezni in proracun zanje ali oboje lo¢eni od ostalih
zdravil, in sicer v Veliki Britaniji, Franciji, Nemdiji, Italiji, Bel-
giji, na Cegkem, v Estoniji idr. (3-5, 8, 9). Eden izmed ra-
zlogov za to izhaja iz bolezni kot take, saj velikokrat dokazi
o ucinkovitosti zdravil temeljijo na klini¢nih Studijah, ki vklju-
¢ujejo malo bolnikov zaradi same redkosti bolezni (4). Drug
pomemben vidik predstavlja visoka cena teh zdravil, saj so
tako draga, da jih ne bi vklju€il noben sistem, ki umesc¢a
zdravila na podlagi rezultatov njihove stroskovne ucinkovi-
tosti (4). TakSna zdravila sicer nimajo nujno velikega finan-
¢nega vpliva na proracun sama po sebi kljub svoji visoki
ceni, ker je Stevilo bolnikov, ki se bodo zdravili z njimi,
majhno, vendar skupaj lahko pomenijo velik stroSkovni za-
logaj za drzavo (4). Pomemben razlog za lo¢eno vredno-
tenje je tudi malo obstojecih moznosti zdravljenja ter
solidarnost in zagotavljanje enakosti pri dostopu do zdravil
med razli¢nimi populacijami bolnikov (4).

1.3 ZDRAVILA ZA ZDRAVLJENJE
REDKIH BOLEZNI

Zaradi majhnega Stevila bolnikov se je za redke bolezni
uveljavil tudi izraz »bolezni sirote« (ang. »orphan disease«),
s Cimer se je za zdravila za njihovo prepreCevanje, diagno-
sticiranje in zdravljenje uveljavil izraz »zdravila sirote« (ang.
»orphan medicines«) (1, 2, 10).
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Vendar pa se izraz »zdravilo sirota« v evropskem prostoru
najpogosteje nanasa le na dolocen segment zdravil za zdra-
viienje redkih bolezni, in sicer tistih, ki so pri Evropski agenciji
za zdravila pridobila takSen status (1). To pomeni, da so v
oZjem pomenu »zdravila sirote« posebne entitete med zdra-
vili, i izpolnjujejo pogoje za dodelitev tega statusa, na podiagi
katerega proizvajalec zdravila pridobi dolo¢ene ugodnosti (1,
2). Prvi pogoj za status zdravila sirote je, da mora biti zdravilo
namenjeno zdravljenju redke bolezni, ki je Zivlienjsko ogroza-
joc¢a, resno izCrpavajoca ali huda kroni¢na bolezen (1, 6, 10).
Naslednji pogoj za pridobitev statusa je ta, da mora zdravilo
predstavijati edino moznost diagnosticiranja, zdravljenja ali
preprecevanja neke redke bolezni ali pa imeti v primerjavi z
ze obstojeCim standardom oskrbe (zdravilom, postopkom)
bistvene prednosti za bolnika (1, 6, 10).

Farmacevtska industrija si v normalnih trznih pogojih tezko
privoSCi investiranje v raziskave in razvoj zdravil za zdravlje-
nje redkih bolezni, saj si z maloSteviino uporabo in s tem
prodajo zdravila ne more povrniti visokih stroskov razvoja
(1, 2). Pridobitev statusa zdravila sirote za podjetje pred-
stavlja finan¢no in administrativno pomo¢ pri razvoju in re-
gistraciji zdravila (1, 2). Status proizvajalcem omogoca
strokovno svetovanije pri pripravi dokumentacije, potrebne
za dokazovanje kakovosti, varnosti in ucinkovitosti ter te-
rapevtskega pomena zdravila, znizane pristojbine pri po-
stopkih vrednotenja in presojanja zdravila ter trzno
ekskluzivnost za obdobje 10-ih let (1). Za dodelitev statusa
lahko podietje zaprosi ze med samim razvojem zdravila,
sama vioga za dodelitev statusa pa je brezplacna (1). Kljub
strogim pogojem in obsezni dokumentaciji, ki jo je potre-
bno pripraviti pri oddaji vioge za dodelitev statusa zdravila
sirote, Evropska agencija za zdravila poleg svetovanja
glede priprave dokumentacije za izboljSanje vlioge v nada-
lievanju omogoca tudi hitrejSe postopke pridobivanja do-
volienja za promet, kot sta pogojno dovoljenje za promet
in dovoljenje, odobreno v iziemnih okolis¢inah (1, 11).

1.4 SEZNAMI IN STEVILO ZDRAVIL ZA
ZDRAVLJENJE REDKIH BOLEZNI IN
ZDRAVIL SIROT

Evropska Unija je podrocje redkih bolezni prepoznala kot
eno izmed prioritet zdravstvenega varstva in med letoma
2007 in 2013 spodbudila raziskave na tem podrocju v
sklopu sedmega okvirnega programa, obenem pa se je z
ustanovitvijo razli€énih mednarodnih zdruzenj bolnikov in
strokovnjakov zacela vecati tudi ozaveS¢enost o teh bolez-
nih (1, 2, 12). Med novimi zdravili je v zadnjem desetletju
Stevilo zdravil za zdravljenje redkih bolezni zaradi iniciativ iz

naslova statusa zdravila sirote in evropskih finan¢nih spod-
bud narasScalo in tako zdravila za zdravljenje redkih bolezni
v zadnjih letih predstavijajo okrog 20 % vseh novih zdravil
(1, 4, 13, 14). Eden vecjih evropskih projektov, kjer sodelu-
jejo nacionalne ekipe strokovnjakov vec kot 40-ih evropskih
drzav, je Orphanet, katerega cilj je izboljSati diagnostiko,
oskrbo in zdravljenje bolnikov z redkimi boleznimi (12). Orp-
hanet vodi referen¢ni portal s Stevilnimi kljucnimi informaci-
jami, kot so seznam in klasifikacija redkih bolezni, seznam
specializiranih Klini€nih storitev v razli¢nih drzavah, orodje
za pomo¢ pri diagnostiki in druge storitve (12). Zdruzuje tudi
informacije o zdravilih za zdravljenje redkih bolezni na vseh
stopnjah razvoja ter pripravija in redno posodablja seznam
vseh zdravil za zdravljenje redkih bolezni, ki so dovolienje
za promet po centraliziranem postopku pri Evropski agenciji
za zdravila pridobila od leta 1995 naprej (12, 15).

1.5 NAMEN

Namen raziskave je bil ugotoviti, kaksna je v Sloveniji raz-
polozljivost zdravil za zdravljenje redkih bolezni, ki so pri-
dobila dovoljenje za promet v obdobju zadnjih 10-ih let, v
primerjavi z izbranimi evropskimi drzavami in drzave pri-
merijati glede na Stevilo umescenih zdravil in glede na ¢as,
ko je zdravilo v drzavi razpoloZljivo.

METODE

Kot izhodis¢e smo uporabili zadnji posodoblien seznam
zdravil za zdravljenje redkih bolezni Orphanet iz januarja
2016 (15). Preveril smo skladnost podatkov na omenjenem
seznamu s podatki v podatkovni bazi Evropske agencije za
zdravila glede statusa zdravila sirote ter datumov pridobitve
dovoljenja za promet. Zajeli smo zdravila za zdravljenje red-
kih bolezni, ki so pri Evropski agenciji za zdravila pridobila
dovoljenje za promet po centraliziranem postopku med le-
toma 2005 in 2014. Izmed teh smo izkljucili zdravila, ki so
dovolienje za promet naknadno izgubila. Preko iskanja las-
tniskih imen zdravil in u¢inkovin smo iz mednarodne poda-
tkovne baze IMS MDART (Market Data Analysis &
Reporting Tool) o volumski in vrednostni prodaji vseh zdravil
poiskali, katera izmed zajetih zdravil so bila razpoloZljiva v
posameznih drzavah. Zdravilo smo upostevali kot razpolo-
Zljivo, Ce je bila njegova prodaja oziroma uporaba kadarkoli
po datumu pridobitve dovoljenja za promet kontinuirana
oziroma neprekinjena ali prekinjena za najve¢ eno Cetrtletje
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v prvem letu po prvi prodaji. Poiskali smo razpoloZljiva zdra-
vila v Sloveniji in v sosednjih drzavah (Avstrija, Hrvaska, Ita-
lija, Madzarska). Zajeli smo tudi sedem drugih evropskih
drzav, ki predstavljajo ene najvedjin in najpomembnejsih ev-
ropskih trgov za zdravila — Francijo, Nemcijo, Nizozemsko,
Norvesko, Svedsko, Svico in Veliko Britanijo.

Za vsako drzavo smo analizirali IMS podatke o prodaji po
Cetrtletjih v obdobju od leta 2005 do 2015. Ugotavljali smo,
kaksno je Stevilo razpoloZljivih zdravil v posamezni drzavi
in v katerem Cetrtletju se je pricela njihova kontinuirana pro-
daja oziroma uporaba. Nato smo izvedli primerjavo med
drzavami glede na Stevilo razpolozljivin zdravil in glede na
srednje Case prve prodaje oz. prve kontinuirane uporabe
zdravila v posamezni drzavi, torej Case, ko je zdravilo v
drzavi razpolozljivo.

Za zdravila, ki so imela zabelezeno prodajo v Sloveniji, smo
iz Centralne baze zdravil pridobili tudi aktualne podatke o
razvrstitvi zdravila na listo ambulantno predpisanih zdravil,
seznam bolnisni¢nih zdravil in seznam ampuliranih zdravil
in drugih zdravil za ambulantno zdravljenje v okviru loceno
zaracunljivega materiala ter podatke o omejitvi in rezimu
predpisovanja v marcu 2016 (16).

REZULTATI IN RAZPRAVA

3.1 STEVILO, INDIKACIJSKA
PODROCJA IN STATUS ZDRAVIL ZA
ZDRAVLJENJE REDKIH BOLEZNI'V
SLOVENIJI'IN V EVROPI

Med letoma 2005 in 2014 je dovoljenje za promet po cen-
traliziranem postopku pri Evropski agenciji za zdravila pri-
dobilo 125 zdravil za zdravljenje redkih bolezni, ki imajo
veljavno dovolienje $e danes. Stevilo registriranih zdravil je
po posameznih letih variiralo, vendar je v zadnjih letih nji-
hovo Stevilo v porastu.

V vseh letih je bilo najveC registriranih zdravil z delovanjem
na novotvorbe in imunomodulatorjey, t.j. zdravil iz skupine
L po anatomsko-terapevtsko-kemicni (ATC) klasifikaciji. V
vsakem letu so ta zdravila predstavljala eno do dve tretjini
vseh registriranin zdravil, skupno pa 44 % vseh zdravil v
opazovanem obdobju (55 zdravil). Med njimi so bila najbolj
Stevilna zdravila za zdravljenje raka iz skupine LO1 po ATC
klasifikaciji, ki sama predstavljajo slabo tretjino vseh regi-
striranih zdravil (35 zdravil). Med zdravili z drugih indikacij-
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skih podrocij je bilo najvec protimikrobnih zdravil za sistem-
sko uporabo (skupina J, 14 zdravil), zdravil za zdravljenje
bolezni prebavil in presnove (skupina A, 12 zdravil) ter zdra-
vil za zdravljenje bolezni krvi in krvotvornih organov (sku-
pina B, 11 zdravil).

Slika 1 prikazuje gibanje Stevila 125 zdravil v Evropi s tre-
nutno veljavnim dovoljenjem za promet, ki so bila registri-
rana v obdobju 2005-2014, in njihovo razdelitev glede na
ATC Kklasifikacijo najmoc¢neje zastopanih skupin zdravil
(skupine A, B, Jin L).

Izmed 125 zdravil za zdravljenje redkih bolezni z veljavnim
dovolienjem za promet, je 71 produktov (57 %) pridobilo
tudi status zdravila sirote. V podatkih IMS o prodaji zdravil
na slovenskem trziSéu med letoma 2005 in 2015, je bila
zabelezena uporaba 68 zdravil za zdravljenje redkih bole-
zni. To predstavlja 54 % vseh zdravil za zdravljenje redkih
bolezni, ki so med letoma 2005 in 2014 pridobila dovoljenje
za promet v evropskem prostoru, med katerimi ima vec kot
polovica zdravil status zdravila sirote. Slika 2 prikazuje Ste-
vilo zdravil za zdravljenje redkih bolezni glede na veljavnost
dovoljenja za promet in status sirote v Evropi in v Sloveniji.
V Sloveniji je bilo dale¢ najve¢ zdravil za redke bolezni na-
menjenih zdravljenju raka ter imunomodulatorjev (skupina
L), in sicer kar 38 zdravil. To pomeni, da je v Sloveniji v upo-
rabi 69 % vseh zdravil za tovrstne bolezni, ki so na voljo v
Evropi. Izmed ostalih podrodij je bilo vecje tudi Stevilo zdra-
vil za zdravljenje bolezni prebavil in presnove (skupina A, 8
zdravil) ter zdravil za zdravljenje bolezni krvi in krvotvornih
organov (skupina B, 6 zdravil). Po podatkih iz Centralne
baze zdravil za marec 2016 je kar tri Cetrtine obravnavanih
zdravil, ki so v uporabi v Sloveniji, kritih iz naslova zdrav-
stvenega zavarovanja (16). Preglednici 1 in 2 prikazujeta
seznama zdravil s statusom sirote in zdravil brez tega sta-
tusa, ki so v uporabi v Sloveniji, ter njihovo razvrstitev na
posamezno listo oziroma seznam zdravil, njihov rezim
predpisovanja, leto pridobitve dovoljenja za promet ter in-
dikacijo oziroma ATC klasifikacijo.

Na obeh seznamih zdravil iz preglednic 1 in 2 najdemo ve-
¢inoma originalna zdravila in skupno le eno generi¢no ter
Stiri bioloSko podobna zdravila (Preglednica 2). Vendar pa je
potrebno poudariti, da je celokupno Stevilo zdravil za zdra-
vljenje redkih bolezni, ki so na voljo tako v Sloveniji kot tudi
v Evropi, Se vedje, saj na seznamih niso vkljuCena zdravila,
ki so dovoljenje za promet pridobila pred letom 2005 (1).
Tako med njimi ne najdemo vec kot desetih zdravil za zdra-
vljenje razli¢nih rakavih bolezni, nekaj zdravil za zdravijenje
hemofiliie A in B, zdravil za zdravljenje Fabryjeve bolezni in
drugih zdravil, ki so v Sloveniji v uporabi in na voljo bolnikom
v breme zdravstvenega zavarovanja ze veC let (16).
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Slika 1. Gibanje Stevila zdravil za zdravijenje redkih bolezni v evropskem gospodarskem prostoru z veliavnim dovoljenjem za promet glede na
leto pridobitve dovoljenja v obdobju 2005 — 2014 in glede na skupino po anatomsko-terapevtsko-kemicni klasifikaciji ucinkovin. ATC — A —
zdravila za zdravljenje bolezni prebavil in presnove; ATC — B — zdravila za zdravljenje bolezni krvi in krvotvornih organov; ATC —J —
protimikrobna zdravila za sistemsko uporabo; ATC — L — zdravila z delovanjem na novotvorbe in imunomodulatorji.

Figure 1. The number of medicines for rare diseases in European Economic Area with marketing authorisation according to the year of
marketing approval between 2005 — 2014 and according to the Anatomical Therapeutic Chemical classification of active ingredients. ATC —
A — medicines for alimentary tract and metabolism; ATC — B — medicines for blood and blood forming organs,; ATC - J — antiinfectives for
systemic use; ATC — L — antineoplastic and immunomodulating agents.

Evropski gospodarski prostor Slovenija

2
potekel status
zdravila sirote

68
razpolozljivih zdravil za
redke bolezni v Sloveniji

39
zdravil sirot

27
zdravil brez
statusa sirote

Slika 2. Stevilo zdravil za zdravljenje redkih bolezni, ki so pridobila dovoljenje za promet v obdobju 2005 — 2014 ter aktualni status zdravil sirot
v evropskem prostoru in Stevilo razpoloZijivih zdravil v Sloveniji.

Figure 2. The number of medicines for rare diseases approved between 2005 — 2014 and their present »orphan medicine« status and the
number of medicines available in Slovenia.
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RAZPOLOZLJIVOST ZDRAVIL ZA ZDRAVLJENJE REDKIH BOLEZNI V SLOVENLJI

3.2 RAZPOLOZLJIVOST ZDRAVIL ZA
ZDRAVLJENJE REDKIH BOLEZNI V
SLOVENIJI IN IZBRANIH EVROPSKIH
DRZAVAH

Z iskanjem lastniskih imen zdravil in z iskanjem po ucinko-
vin v mednarodnih podatkih IMS nismo mogli ugotoviti raz-
polozljivosti petih produktov, ki vsebujejo humane
imunoglobuline in tobramicin v obliki praska za inhaliranje,
zato teh nismo upostevali v nadaljnji analizi primerjave
drzav. Tako smo za Slovenijo upostevali 66 izmed 68-ih
razpoloZzljivin zdravil.

Najve¢ razpolozljivin zdravil imata Nemcija in Velika Britanija,
ki svojim pacientom nudita okrog 75 % vseh zdravil za zdra-
vlienje redkih bolezni, ki so pridobila dovolienje za promet
med letoma 2005 in 2014 (slika 3). Ve¢ kot 60 % zdravil, ki
S0 v omenjenem obdobju pridobila dovolienje za promet,
uporabligjo na Svedskem. V Sloveniji imamo na voljo ved
kot polovico zdravil, ki so pridobila dovoljenje za promet

med letoma 2005 in 2014, kar je podobno kot na Norve-
Skem, v Franciji in v ltaliji. Skupaj z omenjenimi drzavami se
po Stevilu razpoloZljivih zdravil za zdravljenje redkih bolezni
uvr§€¢amo takoj za tremi vodilnimi drzavami. Na Madzar-
skem, Hrvagkem in v Svici imajo na volio manj$e $tevilo
zdravil za zdravljenje redkih bolezni kot na ostalih pomemb-
nih evropskih trgih zdravil in tudi manj kot pri nas. Eden
izmed moznih razlogov je ta, da je interes proizvajalcev za
trzenje v teh drzavah manjsi kot drugod, v primeru Svice pa
je mozen razlog predvsem urejanje pridobitve dovoljenja za
promet samo, saj ta ni vkljuCena v evropski gospodarski
prostor in tako proizvajalec s pridoblienim dovolienjem za
promet po centraliziranem postopku ne pridobi dovoljenja
za trzenje na Svicarskem trgu (3). V Sloveniji imamo tako na
voljo veC ali enako zdravil kot v vseh sosednjih drzavah in
priblizno 75 % zdravil, ki so na razpolago na dveh klju¢nih
evropskih trgih, t.j. angleSkem in nemskem. Primerjavo
drzav po Stevilu zdravil za zdravljenje redkih bolezni, ki so
razpoloZljiva v posameznih drzavah, prikazuje slika 3.

Slika 3. Primerjava med drZavami glede na stevilo zdravil sirot in ostalih zdravil za zdravijenje redkih bolezni, ki so pridobila dovoljenje za
promet med letoma 2005 in 2014 za evropski gospodarski prostor in so bila razpoloZijiva na izbranih evropskih trgih med letoma 2005 in
2015; *vseh 120 zdravil, zajetih v analizi primerjave, brez upostevanih petih zdravil, za katera razpoloZijivosti nismo mogli dolocCiti na nobenem

izmed izbranih evropskih trgov.

Figure 3. The comparison between the countries of the number of medicines for rare diseases with and without »orphan medicine«
designation approved in the European Economic Area between 2005 — 2014 and available on the selected European markets between 2005
—2015; *all 120 medicines in the analysis without the five products for which their availability could not be determined in any European

selected market.




Slika 4. Primerjava drzav glede na Cas razpoloZljivosti zdravil sirot in ostalih zdravil za zdravijenje redkih bolezni. Slika prikazuje srednji cas
razpoloZijivosti (Cas od pridobitve dovoljenja za promet do prve kontinuirane uporabe zdravila v drzavi) in njegov razpon, podan v letih
(mediana, 1. in 3. kvartil). Drzave so razvrséene po narasc¢ajocem srednjem casu razpoloZijivosti za zdravila sirote. Q — Cetrtletje.

Figure 4. The comparison between the countries according to the times of availability of the medicines for rare diseases with and without
“orphan medicine” designation. The figure shows median times of availability (times from marketing approval to first continuous use of
medicine in a country) and their ranges in years (median, 1st and 3rd quartile). The countries are sorted according to their median times of
availability of medicines with “orphan medicine” designation. Q — quarter of a year.

Pri primerjavi razpolozljivosti zdravil za zdravijenje redkih bo-
lezni je poleg Stevila zdravil v zdravstvenem sistemu drzave
potrebno upostevati tudi ¢as, ko so ta na voljo bolnikom. V
obeh pogledih v Evropi pomembno prednjacita Nemcija in
Velika Britanija. Nemcija v povprecju omogoca uporabo
zdravil za zdravljenje redkih bolezni v prvih treh mesecih po
pridobitvi dovoljenja za promet. Poleg tega je polovico zdra-
vil za zdravljenje redkih bolezni, s katerimi razpolaga, omo-
gocila med prvimi v Evropi. Skoraj enako hitro kot v Nemciji
S0 zdravila na voljo tudi v Veliki Britaniji in tudi ta je za tretjino
svojih zdravil za zdravljenje redkih bolezni omogocila upo-
rabo kot ena izmed prvih drzav. Obe omenjeni drzavi imata
tudi svojevrsten nacin umesScCanja zdravil v zdravstveni si-
stem (3). Nemcija v zadnjih letih avtomati¢cno umesca vsa
zdravila za indikacije, Kjer terapevtske alternative Se ni, in s
tem torej direktno umesti vecino novih zdravil za zdravlienje
redkih bolezni (3). Po drugi strani Velika Britanija pri umes-
¢anju zdravil v glavnem uposteva rezultat stroSkovne ucin-
kovitosti, ki ne sme presedi 20 000 — 30 000 funtov na
dodatno leto zdravstveno kakovostnega zivijenja, v primeru

zdravil za zdravljenje redkih bolezni pa dopusca visjo mejno
vrednost (3, 9). Hkrati nekatera zdravila za rakave bolezni v
Veliki Britaniji direktno financira Nacionalni sklad za raka, kar
pomeni, da so taksna zdravila neposredno umescena (3).

Drzave, ki po Stevilu zdravil Nemcijo in Veliko Britanijo Se
najbolj dosegajo, so Svedska, Francija, Norveska, Italija in
Slovenija. Vendar pa izmed teh Svedska, Francija in Norve-
Ska zdravila omogocijo z manjSim zamikom kot Italija in Slo-
venija in jih uspejo zagotoviti s srednjim ¢asom pol do tri
Cetrt leta. Srednji Cas razpolozljivosti v Italiji in Sloveniji pa je
pomembno daljsi in znaSa 1,25 leta. DaljSi srednji Cas raz-
polozljivosti kot Slovenija imata tako le sosedniji drzavi Mad-
zarska in Hrvaska. V primerjavi Slovenije s sosednjimi
drzavami z izjemo ltalije, kjer financiranje za zdravila sirote,
ki Se niso bila na italijanskem trziS€u, omogocCa posebna
agencija, tako pri nas kot na Madzarskem in HrvaSkem za
zdravila za zdravljenje redkih bolezni ni posebnih postopkov
ali kriterijev pri nihovem umes&anju v zdravstveni sistem (3).
Primerjavo median ¢asov do prve kontinuirane uporabe
zdravil v posameznih evropskih drzavah prikazuje slika 4.
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RAZPOLOZLJIVOST ZDRAVIL ZA ZDRAVLJENJE REDKIH BOLEZNI V SLOVENLJI

Slovenija je tako ena izmed drzav, ki razpolaga s soraz-
merno velikim Stevilom zdravil za zdravljenje redkih bolezni
ne glede na njihov status sirote in tako svojim bolnikom
omogoca dobro razpolozljivost z njimi. Glede na Cas, ki ga
potrebujemo, da ta zdravila dosezejo predpisovalce in bol-
nike, ki zna8a v povprecju dobro leto, pa smo v primerjavi
s pomembnimi evropskimi trgi zdravil poCasnejsi. Kljub
temu smo 8 izmed 66-ih razpolozljivin zdravil slovenskim
bolnikom omogogili med prvimi v Evropi, v primerjavi s so-
sednjimi drzavami pa smo z iziemo Avstrije enako hitri ali
celo hitrejSi. Poleg tega je veliko razpolozljivih zdravil za
zdravljenje redkih bolezni pri nas delno ali v celoti financi-
ranih iz obveznega zdravstvenega zavarovanja in so s tem
tako reko¢ direktno dostopna bolnikom.

ZAKLJUCEK

Ob &tevilnih financnih spodbudah pri raziskovanju redkih
bolezni in pri razvoju novih zdravil za njihovo zdravljenje
lahko pri¢akujemo, da bo Stevilo novih zdravil za zdravijenje
redkih bolezni v prihodnijih letih naras¢alo. Po drugi strani
bo zagotavljanje razpolozljivosti teh zdravil za zdravstvene
sisteme vseh drzav predstavljalo vedno vedji izziv. Ob ob-
stojeCem Stevilu zdravil, ki so v Evropi na voljo za zdravijenje
redkih bolezni, vedina drzav ne zmore oziroma nima inte-
resa umescati vseh zdravil v svoj zdravstveni sistem. V na-
juspesnejsih drzavah, kot je Nemcija, je v uporabi najvec tri
Cetrtine vseh zdravil. Sklenemo lahko, da v Sloveniji upora-
bliamo veliko Stevilo zdravil za zdravljenje redkih bolezni in
da smo v primerjavi z drzavami, ki predstavljajo pomembne
evropske trge zdravil, pri zagotavljanju njihove razpoloZlji-
vosti svojim bolnikom uspesni. Povpreéni Gas razpoloZljivo-
sti s temi zdravili je pri nas sicer daljSi kot v ostalih vecjih in
uspesnih evropskih drzavah. Vendar pa smo omenjena
zdravila zmozni omogociti tudi med prvimi v Evropi in v pov-
precju enako hitro ali hitreje od sosednjih drzav. V prihodnje
bo v vseh drzavah in tudi v Sloveniji potrebno po skrbni pre-
soji in ob danih finanénih zmoznostih umescati ¢im Sirsi
nabor zdravil za zdravljenje redkih bolezni.

ZAHVALA

Zahvaljuiemo se AstraZeneca UK Limited, podruznici v Sloveniji,
ki nam je omogocila dostop do podatkovne baze IMS MDART.
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