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IEDKAVE CHOROBY /

Vlyzaduija si individualny pristup zalozeny na spolocnom (sili zamedzit' predcasnej Gmrtnosti a zlepsit

ZAOSTRENE
NA ZRIEDKAVE CHOROBY

Zriedkaveé choroby si casto Zivot ohrozujice choroby s nizkym vyskytom. Vacsina z nich si geneticky
podmienené choroby, prejavujice sa v detskom veku, ale i v dospelom veku a si vel'mi heterogénne.
Medzi ostatné kategorie patria zriedkavé druhy nadorov, autoimidnne choroby a infekéné choroby.

kvalitu Zivota. Na Slovensku trpi zriedkavymi chorobami takmer 300 000 pacientov.

Podpora a integracia jednotného eurdpskeho pristupu k zriedkavym chorobam sp3ja a skvalitfiuje in-
formacie o zriedkavych chorobach a ich moznostiach diagnostiky, liecby a prevencie.
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obyvatel'ov EU ma
zriedkavd chorobu

\V Europe Zije 30 milionov l'udi so zriedkavymi choro-
bami. Zriedkavé choroby tak predstavuji nenaplnent
zdravotna potrebu a vel'’ki medicinsku vyzvu pre celd
spolocnost.

Pozname zriedkavych
viac ako chorob

Choroba sa povazuje za zriedkavd ak postihuje nie viac
ako 5 z 10 000 obyvatel'ov EU, je zavazna alebo Zivoto-
hrozujica.
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Orphan dezignacia nie je registracia

Nie vSetkym orphan dezignovanym liekom sa podari

doviest' vyvoj dokonca — k registracii. Ak sa tak stane,
orphan lieky musia spifiat' tie isté kritéria ohladom
Gcinnosti a bezpecnosti ako vSetky ostatné lieky.
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80 0/ je genetického
0 povodu

V/ Europe bolo registrovanych
viac ako 140 orphan liekov

Pre vacsinu
zriedkavych choréb
nie je dostupna liecba
® Dovodom je ) fakt, ze farmaceuticky

priemysel tazsie investuje do oblasti, ktoré
pomozu len malym skupinam pacientov.

\/yvoj liekov
na zriedkave choroby

® EU poniika viaceré moznosti ako
motivovat' farmaceuticky priemysel k vwyvoju
liekov na zriedkavé choroby. Na zaklade
dodrzania istych kritérii sa farmaceutické
firmy mozu uchadzat' o orphan dezignaciu.



Zdroj: EMA

50% pacientov so zriedkavymi chorobami su deti

35 % deti zo zriedkavou chorobou zomrie v priebehu prvého roka zivota

30% deti so zriedkavou chorobou sa nedozije svojich piatych narodenin

0 : : - . -
28 /o pacientov so zriedkavou chorobou nemoze navstevovat' skolu

721 0 pacientov alebo ich opatrovatelov nepracuje prave preto,
ze Clen ich rodiny ma zriedkavu chorobu

Kl‘lt.erla‘ p.re orphan Viac 1 liekom sa podarilo ziskat'
dezignaciu ako orphan dezignaciu
® Liek musi byt'urceny na

_ i _ Prehodnotenie Ziadosti o orphan dezignaciu podla presne defi-
diagnostiku, liecbu alebo prevenciu

o o novanych kritérii ma na starosti Komisia pre lieky na zriedkavé
zivot ohrozujucej, zavaznej, horobu.\ pribade. 3e liekiad ictraciu Komisi liek
chronickej choroby. Druhou C .oro \/.‘ pripade, zeliek ziadaoregis rflcv{u: om[svlapre ie \/n.a
Moznostou je nenavratnost zriedkave choroby opatovne prehodnoti, ci liek spina orphan kri-
investicir. téria a mozno ho registrovat' centralizovane ako orphan liek.

® Choroba postihuje nie viac
ako 5z 10 000 pacientov.

200 M Pocet liekov, ktoré ziskali orphan registraciu
® Neexistuje ziadna uspokojujica
moznost liecby danej choraby.

\/ pripade, Ze choroba je lieCitelna,
novy liek musi preukazat'
signifikantny benefit.
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Ako sa orphan liek

120

d ostan e k pac i e n to‘li B Lieky odporucené na registraciu

100 1 Schvalené orphan lieky
® Registracia orphan lieku Eurépskou "
liekovou agentirou vytvara moznost' o
pre vyrobcu okamzite vstdpit'na trh
v jednotlivych ¢lenskych Statoch. Avsak,
dostupnost'a financovanie liecby sa rieSia
individualne na Grovni ElenSkVCh Statov. 2001 2002 2003 2004 2005 2006 2007 2008 2009 2010 2011 2012 2013 2014 2015 2016 2017
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