
FinAnČná nedostuPnosť
Liekov nA zriedkAvé choroBY

– aktuálna téma v celej Európe
v septembri 2018 vyšiel v renomovanom vedeckom časopise Lancet príspevok, ktorý prináša zaují -

mavé postrehy a podnety európskych odborníkov k cenotvorbe liekov pre zriedkavé choroby. 

Zvyšujúce sa náklady na lieky vytvá -
rajú potrebu hľadať nástroje a rieše -
nia ako celý proces optimalizovať. Tie-
to zahŕňajú indikačné obmedzenia,
programy zdieľania rizika, platby za
výkon a monitorovanie optimálne -
ho používania. Práve takéto opatrenia
sa doposiaľ osvedčili v redukcii ná -
kladov na lieky. V skutočnosti sú však
vzdialené od reálnych potrieb, ktoré
vyžadujú oveľa systémovejší prístup. 

Úspech legislatívy pre lieky na zried-
kavé choroby je nespochybniteľný. stojí
však za zváženie, či netreba vytvoriť ďal -
šie legislatívne normy, nakoľko lieky na
zriedkavé choroby nevyvíjajú len farma-
ceutické firmy, ale aj univerzity. Nezávisle
od toho, cieľom je podporovať inováciu
a jej implementáciu do praxe, nie jej brá-
niť. Aj preto je dôležité upraviť rozpočet
na zdravotníctvo tak, aby umožnil opti-
málne liečebné možnosti pre všetkých
pacientov. Navrhovaná cena lieku by
mala byť predmetom systémovej kon-
troly vychádzajúcej z legislatívy. 

východiskovými bodmi by mali byť:
1. Faktory špecifické pre chorobu

incidencia/prevalencia;
stupeň vedeckého poznania
v oblasti etiológie, patogenézy
a patofyziológie;
klinická závažnosť;

2. náklady výrobcu
predchádzajúci výskum a vývoj;
komplexné náklady na výrobu;
náklady predchádzajúcich
neúspešných pokusov, ak nastali;
rozsah zisku;

3. Benefit pre pacienta 
život zachraňujúci;
život ovplyvňujúci;
istota/neistota ovplyvnenia
choroby;

vplyv na kvalitu života;
alternatívne liečebné možnosti
alebo neexistujúce liečebné
možnosti.

Niektorí dokonca upozorňujú na ne-
pomer nárastu nákladov farmaceutic -
 ké  ho priemyslu vynakladaných na mar -
ke ting a výskum. Ceny lieku by mali
zohľadňovať aktuálny stupeň vývoja lie-
ku. Ak liek prichádza na trh v rámci pro-
gramu skorého vstupu liekov na trh
(Early Access Program – EAP) jeho cena
by mala byť nižšia. EAP by mal klásť nie-
len zvýšené nároky na sledovanie a hod-
notenie účinnosti a bezpečnosti, ale aj
na redukciu ceny. Následne s pribúda -
júcimi informáciami sa cena lieku môže
meniť. Rozšírenie indikácie pre ďalšiu
populáciu by tiež malo viesť k zníženiu
ceny, najmä v situáciách, keď druhá indi-
kácia patrí medzi choroby častého vý-
skytu. 

Dnes Európska lieková agentúra ne-
rieši otázku ceny liekov na zriedkavé
choroby. Dôvody sú prosté a pocho-
piteľné. Členské štáty si v tejto otázke
chceli ponechať vlastnú suverenitu.
Náklady na zdravotníctvo sú rozdiel-
ne. Na druhej strane to však znamená,
že Európa sa pripravila o legitímnu
možnosť využiť výhodu cieľovej po-
pulácie – 500 miliónov obyvateľov.

Dôkazom je aj fakt, že niektoré eu-
rópskej štáty sa spojili a úspešne disku-
tujú s výrobcom o konečnej cene lieku
pre väčšiu koncovú populáciu spoločne.
Aj preto možno dozrel čas, aby sa Eu-
rópska únia rozhodla pristúpiť k otázke
ceny liekov na zriedkavé choroby zpozície
sily. Hoci aj malá redukcia ceny by ta-
kýmto prístupom motivovala členské
štáty, aby v tomto kontexte prehodnotili
význam suverenity. 

kľúčové odporúčania, ktoré
vy plynuli z diskusií odborní-
kov na európskej úrovni, sú:

1. Cenotvorba liekov by mala
pre biehať na Európskej úrovni.

2. Cena lieku by mala vychádzať
z dvoch základných parametrov:
náklady na výskum, vývoj a pro-
dukciu lieku a hodnota lieku pre
pacientov život a kvalitu života
pacienta.

3. Cenotvorba musí umožňovať
zisk. Keďže zisk sa odvíja od veľ-
kosti cieľovej populácie, ceny lie-
kov na zriedkavé choroby by mali
byť vyššie, nakoľko pacientov je
málo.

Európska legislatíva by tiež mala pri-
niesť nové nástroje, ktoré by umožnili
platby na základe účinnosti liečby. tieto
opatrenia by mohli napomôcť vytvoriť
rovnováhu medzi ziskom farmaceutic-
kého priemyslu, ktorý opodstatnene oča-
káva, a nákladmi zdravotných systémov
bez toho, aby ohrozila ich udržateľnosť
a podporila vzájomnú spoluprácu. Kolaps
zdravotných systémov v dôsledku na-
rušenia ich udržateľnosti určite nie je
cieľom farmaceutického priemyslu. Pres-
ne tak ako nie je cieľom žiadnej krajiny
nevedieť sa postarať o zdravie svojich
občanov, resp. im brániť v prístupe k ino-
váciám a pokroku v akejkoľvek oblasti,
ale v zdraví predovšetkým.
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