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ОСОБЕНОСТИ НА ФИ 
ОЦЕНКИ НА ЛЕКАРСТВА ЗА 

РЕДКИ ЗАБОЛЯВАНИЯ



ЛЕКАРСТВА „СИРАЦИ“

• Терминът “ЛЕКАРСТВА СИРАЦИ” се използва във 
всички законодателства.

• Това са Лекарства за лечение на редки 
заболявания:
• Честота под 200,000 засегнати жители (САЩ);
• Честота под 5 на 10 000 жители (ЕС).

• Редки заболявания - често хронични, генетично 
определени, тежко протичащи, инвалидизиращи, 
застрашаващи живота. 



ЗАКОНОДАТЕЛНИ ХАРАКТЕРИСТИКИ 
НА ЛЕКАРСТВАТА „СИРАЦИ“

• Разрешаване на употребата по централизирана 
процедура – Европейска Лекарствена Агенция –
срок 5 години (с възможно подновяване след 5 
години);

• Съкратени процедури за разрешаване на 
употребата - Европейска Лекарствена Агенция –
срок 1 година (с ново разрешение след 5 години);
• За милосърдна употреба (Article 83 (1) to (3) и др.)
• При извънредни обстоятелства (Article 14 (8) of Regulation 

(EC) 726/2004)

• Условна (Article 14 (4) of Regulation (EC) 726/2004 Regl. 207/2006)



СТАТУТ НА „ЛЕКАРСТВО СИРАК“

• С обозначение за първоначална употреба 
(primary designation).

• С обозначение за вторична употреба (secondary 
designation).



ИКОНОМИЧЕСКИ ХАРАКТЕРИСТИКИ 
НА ЛЕКАРСТВАТА „СИРАЦИ“

• Изискват значителни инвестиции в разработването 
поради ограниченото познание за заболяванията;

• Липса на пазарен и изследователски интерес от 
страна на фармацевтичните производители, 
поради ограничения пазар;

• Висока цена на придобиване;

• Възможна употреба през целия живот на пациента.



СЪСТОЯНИЕ НА РЕИМБУРСАЦИЯТА
НА „ЛЕКАРСТВА СИРАЦИ“ У НАС



ЕС И БЪЛГАРИЯ
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РЕИМБУРСАЦИЯ НА ЛЕКАРСТВА 
СИРАЦИ В СЪСЕДНИ ДЪРЖАВИ
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Диаграма 1
Брой на лекарства сираци с първичен статут, реимбурсирани в 

България, Гърция и Румъния

Европейски съюз Гърция България Румъния
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Диаграма 2
Брой на лекарства сираци с първичен статут, реимбурсирани 

в България, Гърция и Румъния, според ATC кода  

Европейски съюз Гърция България Румъния
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Диаграма 3
Брой на лекарствата сираци с вторичен статут, 
реимбурсирани в България, Гърция и Румъния

Европейски съюз Гърция България Румъния
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Диаграма 4
Брой на лекарствата сираци с вторичен статут, 

реимбурсирани в България, Гърция и Румъния, според 
ATC кода 

Европейски съюз Гърция България Румъния



ПРОУЧВАНЕ НА РАЗХОДИТЕ ЗА 
ЛЕЧЕНИЕ НА ФЕНИЛКЕТОНУРИЯ



ДОСТЪП ДО ЛЕЧЕНИЕ

Bulgaria Serbia Croatia Slovenia Slovak Check Turkey
Population 7.6 mill. 9.5 mill. 4.5 mill. 2 mill. 5.5 mill. 10 mill. 71 mill.
Screening at birth Yes Yes Yes Yes Yes Yes Yes
Frequency 1 >25 000 1:10 000-

15 000
1:10 000-

15 000
1 < 5000 1:5 000-

10 000
1:10 

000-15 
000

1< 5000

Patients 47 50 180 120 700 111 4 000
Reimbursement 80-100% 100% 90-100% 100% 20-100% 100% 100%

Country Average costs per 
patient per year 

(EUR)

Patients Total cost for all 
patients per year

(EUR)

Serbia 6 000 50 300 000
Bulgaria 5 930 47 278 710



ПРОУЧВАНЕ НА РАЗХОДИТЕ ЗА 
ЛЕЧЕНИЕ ЗА ХМЛ



ПРЕДПИСВАНЕ НА ТКИ ЗА ХМЛ
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ПЪРВОНАЧАЛНИ ЗАКЛЮЧЕНИЯ

• ХМЛ е онкохематологично заболяване което 
ангажира значителни обществени ресурси

• Хоспитализациите консумират най-високи 
допълнителни здравни ресурси 

• Лечението с Nilotinib се налага като стандарт в 
терапията, заради по-висока ефективност и 
предвидим профил на безопасност



ПРЕДИКЦИЯ НА ТЕРАПЕВТИЧНИЯ ОТГОВОР ПРИ 
ХРОНИЧНА ЛИМФОИДНА ЛЕВКЕМИЯ



КОЛКО СТРУВА И КАКВО ПЕСТИМ

Type of costs Single cost Count Total cost in BGN

Chemicals for MTT-assay 6.64 1 96-well plates 6.64

Time for lab. technician 0.035 60 minutes 2.08

Time for physician 0.049 10 minutes 0.49

Total cost of assay 9.21

Index bendamustine Fludarabine Difference

Annual cost for ten
patients

38 977.20 91 360.80 52 383.60

Losses from improper
treatment

15 590.88 9 136.08 -6 454.80

Total costs / Net
difference

54 568.08 100 496.88 45 928.80



КАЧЕСТВО НА ЖИВОТ НА ПАЦИЕНТИТЕ С 
РЕДКИ ЗАБОЛЯВАНИЯ
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ХМЛ Трансплантирани ХБН Муковисцидоза Болест на Гоше

физиологични функции ограничения  в дейностите
болка социална дейност
психично здраве ограничения в дейностите поради емоционални проблеми 
жизненост, енергичност, уморяемост общо здравно състояние
здравно състояние, сравнено с миналата година



ПРЕПОРЪКИ НА NICE



ПРЕПОРЪКИ НА NICE 



ПРОБЛЕМИ ПРИ ФИ ОЦЕНКИ НА 
„ЛЕКАРСТВА СИРАЦИ“

• Високата цена и малкият брой засегнати хора 
често довежда до оценка, която не утвърждава 
продукта като стойностно ефективен.

• Прагът на рентабилност за тези лекарства е 
висок.

• Ограничаването на достъпа довежда до 
проблеми с равнопоставеността.



НЯКОИ ВЪЗМОЖНОСТИ ЗА 
ПРЕОДОЛЯВАНЕ НА ПРЕПЯТСТВИЯТА

• Изграждане на регистри за пациентите и на 
регистри за лекарствената терапия.

• Определяне на стандарти за терапия и 
приоритети.

• Европейски фондове за реимбурсиране на 
достъпа.

• Централизация на процеса на достъп на 
европейско ниво.



БЛАГОДАРЯ ЗА 
ВНИМАНИЕТО!

?


