ZRIEDKAVE CHOROBY

Aktualna situacia
v oblasti zriedkavych
chorob a ich liecby

\/yskum kolkych liekov
EMA doposial podporila?

Eurdpska komisia nedavno zverejnila prehlad stimulov, aktivit

a inych nastrojov pre vyrobcov liekov na zriedkavé choroby. Podla
tejto spravy Eurdpska liekova agentira v obdobi rokov 2000 — 2015
prijala 2 302 Ziadosti o dezignaciu orphan liekov, Eurdpska komisia
schvalila 1 544 ziadosti, pricom 1 227 z nich je aktivnych.

ocas prvych 15 rokov apli-

kacie Smernice bolo ukon-

cenych 951 odbornych kon-

zultacii ohladom dalSieho
vyvoja (protocol assistance), 264 z nich
bolo adresovanych malym a strednym
firmam. Eurdpska liekova agenttra zi-
skala ako kompenzaciu redukcie platieb
pri vyvoji liekov na zriedkavé choroby
Specialny ro¢ny prispevok z eurépskych
financii, ktory dnes predstavuje 78,4 mi-
liona eur.

Dezignacia garancia podpory
europskymi financiami

Od roku 2009 je dezignacia podmien-
kou pre ziskanie eurépskeho financovania
v oblasti vyskumu zriedkavych choréb
a liekov na zriedkavé choroby. Uadaje,
ktoré sa vztahuju na roky 2009 az 2015
poukazuju, Ze pocet schvalenych Ziadosti
stipol o dezignaciu o viac ako 50 % v po-
rovnani s rokmi 2000 az 2008. V sied-
mom ramcovom programe bolona 120
vyskumnych projektov v oblasti zried-
kavych chorob vyclenenych 620 milio-
nov eur. Program Horizont 2020 pred-
stavuje velky zavizok pre podporu vy-
skumu v oblasti zriedkavych chordb
a ich liecby. V siedmom ramcovom
programe Eurdpska komisia spolu so
svojimi europskymi a medzinarodnymi
partnermi zriadila Medzinarodné vy-
skumné konzorcium pre zriedkavé cho-
roby (IRDiC).

pocet registrovanych liekov
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Graf 1: Prehlad liekov na zriedkavé choroby 2000 — 2015

Ako niektoré clenske Staty
podporuju lieky na zriedkave
choroby a pokrok v tejto oblasti?
Sprava poukazuje na pristupy, akymi
jednotlivé ¢clenské Staty podporuji vyvoj
liekov na zriedkavé choroby. Vo Fran-
ctzsku nemusia platit vyrobcovia liekov
na zriedkavé choroby niektoré z dani,
ktoré plati ostatny farmaceuticky priemy-
sel. Vo Svajciarsku a Svédsku vytvorili
Specificky systém vedeckych konzultacii
aporadenstva na vyvoj liekov na zriedkaveé
choroby. V Belgicku a Holandsku len ne-
davno spustili projekt negociacie cien lie-
kovnazriedkavé choroby. Vneposlednom
rade samotna Europska liekova agentira

uzko spolupracuje so Severnou Amerikou
aJaponskom. Raz mesacne maju spolocné
konferencie, ¢im koordinuju vyvoj liekov
na zriedkavé choroby vo svete.

Kolko liekov na zriedkavé choroby
sa doposial' podarilo objavit' a kol'ko
zriedkavych chorob je liecitelnych?

Vdaka tymto aktivitam bolo doposial
registrovanych 117 liekov na zriedkavé
choroby, az 82 % z nich st nové lieciva.
Prave 25 liekov na zriedkavé choroby
vzniklo v malych podnikoch.

Napriek tomu, ze pocet liekov na zried-
kavé choroby v poslednych rokoch vzras-
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Medzi lieky na zriedkavé charoby,

ktoré sa vyznacujd vyraznym prinosom
pre verejné zdravie a inovativhym postupom patria:

2> Na liecbu onkologickych chorob:
Glivec (imatinib) indikovany na liecbu chronickej myeloidnej leukémie

u deti a dospelych a Revlimid (lenalidomide) indikovany na liecbu
dospelych pacientov s mnohopocetnym myelomom, ktori doposial neboli
lieceni alebo nie st vhodni na transplantaciu.

»» Na liecbu vrodenych metabolickych chordb:

Replagal (agalsidaza alfa) alebo Fabrazyme (agalzidaza beta), ktoré su
urcené na liecbu pacientov s potvrdenou diagnézou Fabryho choroby.
Vimizim (elosulfasa alfa) je indikovana na liecbu mukopolysacharidozy
typu IVA (Morquio A Syndrome, MPS IVA).

»> Na liecbu chorob krvi:

Exjade (deferasirox) indikovany na liecbu chronického pretazenia zelezom
v suvislosti s opakovanymi transfiziami 6 rocnych a starsich pacientov

s beta thalasémiou.

2> Na lierbu kardiovaskularnych chorob:
Revatio (sildenafil) indikovany na liecbu pltcnej artériovej hypertenzie
a chronickej tromboembolickej choroby.
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Graf 2: Prehlad liekov na zriedkavé choroby 2000 — 2015 podla terapeutickych skupin
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tol, nie je stale postacujici. Beruc do tava-
hy predovsetkym to, Ze rozliSujeme 6 az
8 000 zriedkavych chordb. Iba 1 % zried-
kavych chorob je mozné liecit liekmi
schvalenymiv EU. Prave preto zohrava le-
gislativna podpora vyskumu a vyvoja lie-
kov na zriedkavé choroby klucovt alohu
pre dalsi pokrok v tejto oblasti.

Najznamejsie lieky na zriedkavé
choroby

NajcastejSie registrované lieky na zried-
kavé choroby st lieky na plucnu artériova
hypertenziu, aktitnu myeloidnt leukémiu,
cystickt fibrozu, mnohopocetny myelom
a akutnu alebo chronicku lymfoblastova
leukémiu.

Lieky, ktoré st urcené pre deti, maju
patentovi ochranu dlhsiu o dvaroky. Vst -
casnostiide o TobiPodhaler (tobramycin)
indikovany na liecbu bakteridlnych infek-
cii Pseudomonas aeruginosa u pacientov
s cystickou fibrézou a Xagrid (anagrelid)
urceny na liecbu esencialnej tromcytopé-
nie, ktora nie je citliva na sicasnt liecbu.

Workshopy a medzinarodné aktivity
Europska liekova agenttra pripravila

pre farmaceuticky priemysel 11 pracov-
nych workshopov. Ich cielom bolo infor-

movat a vySkolit zastupcov priemyslu

v postupoch pri vyskume v oblasti zried-

kavych chordb. Touto cestou cheela zvysit
uroven ziadosti o dezignaciu a nasledne
registraciu. Zastupcovia farmaceutického

priemyslu sa tak mohli dozvediet o tom,

ako spravne vypocitat prevalenciu, ako

definovat signifikantny benefit, pripadne
skoordinovat medzinarodny postup vram -
ci USA ¢iJaponska.

Akeé vyskumné projekty sd
podporované?

Konzorcium akutnej intermitentnej
porfyrie (AIP) pripravilo 1 fazu klinického
skusania orientovani na bezpecnost
aucinnost. Pri¢inou tejto choroby je gene-
ticka mutacia porphobilinogéndeaminazy
potrebnej pre syntézu hému. AIP je chro-
nicka zavazna, zivotohrozujtca choroba.
Zvysuje riziko vzniku cirh6zy pecene a he-
patocelularneho karcinému. Inym prikla-
domje prvaa druha faza klinickych stadii
lyzozomalneho biotechnologicky rekom-
binantne pripraveného humanneho en-
zymu alfa manonzidaza alebo projekt De-
velopAKUre, ktory testuje nitizinon, t,j.
potencialny liek na chorobu ¢iernych kosti
- alkaptonuriu.
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