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ROVIDITESEK JEGYZEKE

AGy: Arva Gyogyszer

BNO: Betegségek Nemzetkozi Osztalyozasa
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COMP: Committee for Orphan Medicinal Products (az Europai Gyodgyszeriigyi Hatosag
Arva Gyogyszeripari Termékek Bizottsaga)

DG SANCO: The European Commission's Directorate General for Health and Consumer

Protection (Eurdpai Bizottsag Egészségiigyi és Fogyasztovédelmi Foigazgatosaga)
EC: European Commission (Eur6pai Bizottsag)

EK: Eurdpai K6zosség

EMA: European Medicines Agency (Eurdpai Gyogyszeriigyi Hatosag)

EMMI: Emberi Eréforrasok Minisztériuma

ENSZ: Egyesiilt Nemzetek Szovetsége

EPAR: European Public Assessment Report (Eurépai Nyilvanos Ertékelési Beszamol6)
ERT: Enzyme Replacement Therapy (enzimpo6tlo terapia)

EU: Eurdpai Unid

EURORDIS: Rare Diseases Europe (Eurdpai Ritka Betegszervezet)

EU: Egészségiigyi

FDA: Food and Drug Administration U.S.A. (Egyesiilt Allamok Elelmiszer-, és
Gyogyszeriigyi Igazgatdsaga)

GDP: Gross Domestic Product (brutté hazai termék)

HTA: Health Technology Assessment (egészségligyi technologiaértékelés)
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(Farmakookonomia és Kutatasi Eredmények Nemzetk6zi Tarsasaga)
K+F: Kutatés és Fejlesztés

MOCA project: Mechanism of Coordinated Access to orphan medicinal products (A ritka

betegségek gyogyszereinek dsszehangolt hozzaférési mechanizmusa projekt)
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(Gyogyszeripari Termékek Arazasi és Artamogatasi Nemzeti Tanécsa)
NEAK: Nemzeti Egészségbiztositasi Alapkezeld
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NHIF: National Health Insurance Fund (Nemzeti Egészségbiztositasi Alap)

OECD: Organisation for Economic Co-operation and Development (Gazdasagi

Egylittmiikodési €s Fejlesztési Szervezet)

OD: Orphan Drug (Arva Gyogyszer - AGy)
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PDL: Positive Drug List (Pozitiv Gyogyszer Lista)

RB: Ritka Betegség

RBNT: Ritka Betegség Nemzeti Terv

RCT: Randomized Controlled Trials (Randomizalt Kontrollalt Vizsgalatok)
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RWD: Real World Data (valos kdrnyezetbdl szdrmaz6 adatok)
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USA: United States of America (Amerikai Egyesiilt Allamok)
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A ritka betegségek kezelésére szolgalo terapiak

elérhetoségének hazai és europai kihivasai

1. BEVEZETES

Hazankban és nemzetkozileg is kiemelt aktualitdssal bir a ritka betegségek (roviditve:
RB-ek, angolul: rare diseases — roviditve: RDs) és kezelésiikre szolgald un. arva
gyogyszerek (roviditve: AGy, angolul: orphan drug - réviditve: OD) teriilete. E ,.kiemelt”

szerep a betegségcsoport alabbi jellemvonasainak tulajdonithato.

Az orvostudomany eddigi ismeretei alapjan mintegy 8000 RB ismert. Bar egyes korképek
extrém alacsony prevalencia ill. incidencia értékekkel jellemezhetdek; valamennyi —
eddigiekben ismert — ritka korkép Osszesen a populacio 8%-at is érintheti. Becslések
szerint vilagszerte tobb mint 300 millid; az Eurdpai Unidban 27-36 millié ember is
szenvedhet RB-ben. Az eurdopai Osszesitett datlag prevalenciat (8%) tekintve
Magyarorszagon 800 ezer fore becsiilhetjiik a hazai ritka korképekben szenveddk szamat.
(1) A RB-ek 95%-a esetében jelenleg nincs elfogadott, torzskdnyvezett gyogyszeres
terapia. Tobb, mint 80%-a mogott ritka genetikai etiologia all; 60-70%-a esetén
neurologiai érintettséggel kell szamolni. A ritka korképek kb. 50%-a mar gyermekkorban

manifesztalodik. (2-4)

A RB-ek vilagaban valo tdjékozddast segiti az Orphanet elnevezésii nemzetkozi
informaciés portdl. Az Orphanetet az Eurdpai Bizottsdg FEgészségiigyi ¢és
Fogyasztovédelmi Foigazgatdsaga (angolul: The European Commission's Directorate
General for Health and Consumer Protection — roviditve: DG SANCO) hozta 1étre 40
tagszervezettel egyiitt annak érdekében, hogy a RB-ekrdl és kezelésiikre szolgdlo arva
gyogyszerkészitményekrél  valamennyi  érdeklédd  (betegek, betegszervezetek,
egészségiigyl szakemberek, kutatok, ipari szereplok, kozigazgatasi és dontéshozd
képviseldk illetve intézetiik/szervezetiik) folyamatosan naprakész informacidt kapjon.
Az Orphanet nemzetkzi szinten szintetizalja az ismereteket és ez altal timogatja a RB-

ek diagnosztikajat, kezelését €s menedzsmentjét. (5)



A ritka korképek elldtdsa megfeleld tapasztalatokon, multidiszciplinaris ismereteken
alapulo, interszektordlis — vagyis egészségiigyi, gazdasagi, oktatdsi, szocidlis —
szolgaltatasokat feltételez. E koncepcidé mentén az Eurdpa Tanacs (2009/872/EC) ajanlasa
alapjan a tagallamoknak a RB-ek ellatasa céljabol 6sszehangolt cselekvési tervet vagy
stratégiat — dsszefoglaldoan: Ritka Betegségek Nemzeti Tervet (roviditve: RBNT) kellett
kidolgozniuk 2013. év végéig. Egy 2014. év eleji bizottsagi jelentés szerint 16
tagallamban fogadtak el RBNT-et, ezen orszagok a kovetkezdek voltak: Belgium,
Bulgaria, Ciprus, Cseh Koztarsasag, az Egyesiilt Kiralysag, Franciaorszag, Gordgorszag,
Hollandia, Litvania, Magyarorszag, Németorszag, Portugélia, Romania, Spanyolorszag,
Szlovakia, Szlovénia. Tovabbi hét tagallam haladt elére a RBNT-ek kidolgozasat illetden:
Ausztria, Dania, Finnorszag, Horvatorszag, [rorszag, Lengyelorszag, Olaszorszag. A
RBNT-ek végrehajtdsdnak iddvonala az egyes tagédllamokat tekintve eltéré. Bar
interszektoralis tervdokumentumok, jévahagyasuk - Csehorszag kivételével - a nemzeti
egészségiigyért felelés miniszterek elfogadasaval tortént. Fontos megjegyezni, hogy egy-
két tagallam kivételével az egyes orszdgok nem deklaraltak a RBNT-iik végrehajtasdhoz
konkrét financialis forrast, hanem a nemzeti egészségiigyi koltségvetés keretében
tervezett megvalodsitasuk. (6)

Hazénk is teljesitette eurdpai unids kotelezettségét és a megadott hatariddig elkésziilt a
magyar RBNT ¢és a magyar egészségligyért felelds miniszteri szintii jovahagyas is
megtortént. Ez a stratégiai tervdokumentum a magyar szakmai ajdnlasoknak és az unios
kovetelményeknek megfelelden, az egészségiigyi-oktatasi és szocialis ellatdé rendszer
minden divizidjat magaban foglalva, valamennyi érintett teriilet hazai szakértdinek
bevonasaval jott 1étre, amely definitiv szakmai és finanszirozéasi ellendrzési
kritériumrendszerrel az er6forrasok hatékony felhasznalasat kivanja biztositani. A hazai
RBNT kiilon fejezetben foglalkozik a ritka betegek gyogyszerellatdsanak javitasaval.
Kiemelve, hogy az AGy-ek hazai tarsadalombiztositasi timogatasba vételének specifikus
értekelési  eljarasrenden kell alapulnia a transzparencia jegyében: relativ
hatadsossag/hozzaadott terapias érték objektivizalasa, koltséghatékonysdg fogalmanak
ujragondolasa, szakmai irdnyelvek alapjan finanszirozéasi protokollok létrehozasa,
szakértoi kozpontok kialakitdsa — mely utobbi miniszteri szintli deklaracidja 2015. jalius

1-én megtortént. (7)



Az Europai Unié 3. Egészségiigyi Programcsomagja - amely 2014-2020. évekre
meghirdetett és 449,4 milli6 € kdltségvetési 0sszeggel bir -, tematikus prioritasként emliti
a RB-ek teriiletét, mint olyan teriiletet, ahol a beteghozzaférés facilitalasa sziikségeltetik
a c¢lbol, hogy az Eurdpai Unid valamennyi polgara szdmara magasabb szinvonalu és

biztonsagosabb egészségligyi ellatas valosulhasson meg. (8)
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THE THIRD HEALTH PROGRAMME 2014-2020
FUNDING HEALTH INITIATIVES

Challenges

Arn increasingly challenging demographic context, threatening the

sustainability of health systems

A fragile economic recovery, limiting the availability of resources to invest in healthcare
Arn increase of health inequaliti ithin Mermber States

’ An Increase in the prevalence of chronic disease

BUDGET:

| €449 .4 viion

(2521-2020) to sur-ort

General objectives

Improve the health of EU citizens and reduce health inequalities

: at e il al projects Encourage innovation in health and increase sustainability of health systems
Acti iointl Focus on themes that address current health issues across Member States

. u mgﬂ;{g‘;‘ b‘\ff Member Support and encourage cooperation between Member States
State health authorities S . biecti

- The functioning of non- pecific objectives
govemmental bodies Promote health, prevent diseases, and foster supportive environments

for healthy lifestyles
Protect citizens from serious cross-border health threats

- Cooperation with

international
organisations Contribute to innovative, efficient and sustainable health systems.

Facilitate access to better and safer healthcare for Union citizens

PROGRAMMING AND Operational objectives

IM PLEM E NTATION Identify, disseminate and promote the up-take of evidence-based and good practices for cost-
. effective disease prevention and health promotion activities
on the basis of P i
Identify and develop coherent approaches and implement for better preparedness and
Annual Work coordination in health emergencies
Programmes through Identify and develop tools and mechanisms at Union level to address shortages of
resources, both human and finandal, and facilitate the voluntary up-take of innovation in
Cal.lS for glaﬂTS public health intervention and prevention strategies
and tenders* Increase access to cross-border medical expertise and information for medical conditions

of low prevalence, high specialisation or rare diseases
Facilitate the application of research results and developing tools towards quality

MONITORING AND healthcare and patient safety
REPORTING

Annual implementation

Examples of expected results

Increased use of evidence-based practices in Member States
Integrated coherent approaches in Member States preparedness plan, improved

reports to European
Parliament & Council; surveillance and response to cross-border health threats
mid-term review in 2017 Increased sustainability of health systems

Creation of European Reference Networks, for example on rare diseases

Helth and
Commes

1a). abra: Az Europai Unio 3. Egészségiigyi Programcsomagja (2014-2020). Tamogatott
Egészségiigyi Osztonzok. (8)
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Thematic Priorities*

1. Promote health, prevent diseases and foster supportive environments for
healthy lifestyles

Risk factors such as use of tobacco and passive srmoking, harrmful use of alcohol, urhealthy
dietary habits and physical inactivity

Drugs-related health damage, including information and prevertion

HIV/AIDS, tuberculosis and hepatitis

Chronic diseases including cancer, age-related diseases and reurodegenerative diseases
Tobacco legislation

Health information and knowledge system to contribute to evidence-based decision-rmaking

2. Protect Union citizens from serious cross-border health threats

Additional capacities of scientific expertise for risk assessment
Capacity-building against health threats in Member States, including, where appropriate,
cooperation with neighbouring countries

Implermentation of Union legislatiorn on cornmunicable diseases and other health threats,
including those caused by biological and chemical incidents, environment and climate change

Health information and knowledge systern to contribute to evidence-based decision-rmaking

3. Contribute to innovative, efficient and sustainable health systems

Health Technology Assessment

Innovation and e-health

Health workforce forecasting and planning

Setting up a mechanism for pooling expertise at Union level

European Innovation Partnership on Active and Healthy Ageing

Implermentatior of Union legislation in the field of medical devices, medicinal products and
cross-border healthcare

Health information and knowledge system including support to the Scientific Commnittees set up
in accordance with Cornmission Decision 2008(721/EC

4. Facilitate access to better and safer healthcare for Union citizens

Eurogpean Reference Networks
Patient safety and quality of healthcare
Measures to prevent antimicrobial resistance and control healthcare-associated infections

Implermentatior of Union legislation in the fields of tissues and cells, blood, organs
Health information and knowledge system to contribute to evidence-based decision-rmaking

* Full text of the Regulation and further information at:
http/feceuropa.eu/healthiprogramme/policy/index_enhtm
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1b). dbra: Az Eurdpai Unio 3. Egészségiigyi Programcsomagja (2014-2020). Tamogatott
Egészségiigyi Osztonzok. (8)



1.1. A ritka betegségek
1.1.1. Meghatarozas

A RB-ek, illetve AGy-ek meghatérozasara nincs nemzetkozileg egységes definicio,
azonban a kiilonb6z0 meghatarozdsok megegyeznek abban, hogy a betegség

prevalencijat veszik alapul.

Az egyes ritka korképek eléfordulasi gyakorisdga nem minden orszagban és minden
populacidoban azonos. El6fordulhat, hogy egy betegség vagy annak altipusa ritka egy
terlileten vagy egy adott populaciot tekintve, mashol pedig altalanos gyakorisagu. Ennek
genetikai, éghajlati, vagy egyéb oka lehet. Példaul a thalassaemia leggyakoribb formaja
az. un. béta-thalassaemia (masnéven foldkozi-tengeri anaemia, Cooley-féle anaemia)
amely egy oroklott, akar silyos vérszegénységgel jaro betegség. Mint a nevébdl is ered,
mediterran vidékeken gyakori, Eszak-Eurdopaban ritka. A sphaerocytosis viszont a

leggyakoribb velesziiletett haemolyticus anaemia Eszak-Eurépaban.

Az Eurdpai Unioban a RB olyan életet veszélyeztetd, vagy tartds fogyatékossaggal
fenyegetd betegség, melynek eléforduldsi gyakorisaga (prevalenciaja) nem tobb mint 5
eset/10.000 lakos. Jelenleg az orvostudomany megkozelitdleg 8000 ritka korképet
diagnosztizalt. (9)

Az Amerikai Egyesiilt Allamokban alkalmazott definicio szerint olyan korkép esetében

besz¢liink RB-r6l, amely kevesebb, mint 200.000 embert érint az USA-ban. (10)

1.1.2. A ritka betegségben szenveddk kezelésének alapelvei (11)
* Szolidaritas
* Egyenld banasmod
*  Multidiszciplinaris megkdzelités
* Diagnosztikus ¢és terapias ellatas javitasa

*  Magas mindségli egészségligyi ellatas és terapias lehetdségek biztositasa

12



* Racionalizalt betegutak kialakitasa
* A kapcsolddo oktatds és kutatas tamogatasa nemzetkozi egytittmikodéssel

* A szakmai, tarsadalmi tudatossag novelése és a befogado, elfogadd attitid

erositése.

1.1.3. Az arva gyogyszerek

Az Arva Gyoégyszerek (roviditve: AGy) /angolul: Orphan Drugs — réviditve: ODs/ egy
rendhagyd farmakologiai entitds: a RB-ek kezelésére szolgald gyogyszerkészitmények
jogosultsaga. Az AGy-ekrdl sz616 unids rendelet (A Ritka Betegségek Gyogyszereirdl
$z016, 1999. december 16-i1 141/2000/EK Eurdpai Parlamenti és Tanacsi Rendelet) célja
az volt, hogy az Eurdpai Unidban a ritka korképek gyogyszereinek mindsitési kritériumai
meghatdrozasra keriiljenek. Emellett a rendelet ismerteti a RB-ek kezelésére,
megeldzeésére vagy felismerésére szolgalo gyogyszerek/metodikak kutatasat, fejlesztését
¢s forgalmazasat elémozditd Osztonzoket (példaul: 10 éves piaci kizardlagossag,

hozzaférés a forgalomba hozatali engedély kdzpontositott eljarasahoz, etc.).

Az AGy-eken beliill megkiilonboztetett az un. ,ultra-orphan drug” kategoria, amely
készitmények az 1/50.000 fonél kisebb prevalencidji, rendkiviill RB-ek terapias
lehetdségét képezik. Ilyen produktumok példaul az enzimpo6tlo terdpidk (angolul: Enzyme

Replacement Therapies — ERTs).

Az Amerikai Egyesiilt Allamokban 1983-ban fogadta el a Kongresszus az un. Arva
Gyogyszertorvényt (angolul: Orphan Drug Act — roviditve: ODA), amelynek célja a RB-
ek kezelésére szolgalo gyogyszerek fejlesztésének €s hozzaférésének eldsegitése volt. A
lényegi vonatkozasok kozott szerepelt a klinikai vizsgélatok 4llami tdmogatasa, a K+F
teriiletén kormanyzati szerepvallalds, a szabadalmi oltalom iddintervallumanak
kiterjesztése, valamint adokedvezmények. Az amerikai ODA-hoz hasonld jogszabalyt

Japan 1993-ban, az Eurdopai Unié 2000-ben adaptalt. (12)
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Az Amerikai Egyesiilt Allamok Elelmiszer-, és Gyogyszeriigyi Igazgatosaga (angolul:
U.S. Food and Drug Administration — roviditve: FDA) altal meghatarozott definicio
alapjan az ,,arva gyogyszeripari termék” megjelolés alkalmazasanak eldirasai:

— A korkép vagy az éllapot, amelyre a termék alkalmazasa kérelmezett, évente kevesebb,
mint 200.000 beteget érint az Egyesiilt Allamokban vagy

— A korkép vagy az éallapot, amely vonatkozéasban az alkalmazas kérelmezett, évenként az
Egyesiilt Allamokban 200.000 vagy tobb beteget érint(het) és realisan nem elvarhato,
hogy a készitmény egyesiilt allamokbeli eladasi forgalma alapjan a kutatési és fejlesztési

koltségek megtériilnek. (13)

Az Eurdpai Gyogyszeriigyi Hatésag (angolul: European Medicines Agency — roviditve:
EMA) az aldbbi kritériumok koziil tobb teljesiilése alapjan hatarozza meg egy
gyogyszerkészitményre vonatkozodan az ,,arva megjelolés” jogosultsagat:

— Az Europai Unioban prevalencidjja nem tobb mint 5/10.000 {6 vagy nem
valoszintisithetd, hogy a készitmény unids értékesitése elegendd téritésiil szolgal a
kifejlesztéséhez sziikséges befektetés fedezetére;

— Eletet veszélyeztetd, vagy tartos fogyatékossaggal jard korkép megeldzésére,
diagnozisara vagy kezelésére szolgal;

— Nincs a korkép megeldzésére, diagndzisara, kezelésére kielégitd, a betegek szamara
engedélyezhetd eljaras, vagy ha mar létezik, akkor a megjeldlendd produktum

szignifikans eldnnyel jar a betegek szamara.

Az arva megjeldlés alkalmazhatosagat az Eurdpai Gyogyszeriigyi Hatosag Arva
Gyogyszeripari Termékek Bizottsaga (angolul: Committee for Orphan Medicinal
Products — roviditve: COMP) vizsgalja a Bizottsag altal kiépitett szakértdi halozat
segitségével. (14)
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Egy kozos eurdpai unios és amerikai alkalmazds jott 1étre a két meghatarozas
integracidja céljabol az arva gyogyszeripari termék megjelolése vonatkozasédban, mely
szerint:

Az emberi alkalmazasra szant gyogyszeripari termék forgalmazoja részérdl sziikséges,
hogy a termék arva mindsitéséhez a gyogyszer a ritka korkép vagy allapot megel6zésére,
diagnoézisara, kezelésére alkalmas legyen az Eurdpai Bizottsag 1999. december 16-i
141/2000. és 847/2000. jogszabalya, valamint az Amerikai Egyesiilt Allamok Szovetségi
Elelmiszer-, Gyogyszer-, és Kozmetikumra vonatkozé Torvényének 526. cikkelye
alapjan. Az eldiréas szerint a forgalmazonak lehetésége van a produktum arva mindsitési
kérelméhez mindkét hatosagi eljards keretében, a fenti jogszabalyokban meghatarozott
modon, a kérelem europai (EMA) és amerikai (FDA) gyogyszeriigyi hatdosdgokhoz
torténd benyljtasaval. (15)

Altalanossagban az AGy-ek koltségvonzata nagysagrendekkel meghaladja egyéb
soran a kis betegszdm, a kemény végponti klinikai vizsgéalatok, a megfeleld
evidenciaszintek hianya, vagy a sajatsagos etikai vonatkozasok jelentds limitalo tényezok.
(16, 17) Kovetkezésképpen koltséghatékonysdguk nem értelmezheté az egyéb
gyogyszerekre vonatkoz6 modon, mely megneheziti a transzparens tarsadalombiztositasi
befogadasi rendszerbe valo beillesztésiiket. Kiilonosen problémat jelentenek mindezen

tényezok az igynevezett ,,ultra-orphan” készitmények esetén. (18-22)

Megjegyzendd, hogy kiilondsképpen ezen arva gydgyszerkor esetén kiemelt fontossaggal
birnak a valos kornyezetbdl szarmazo un. real world adatok (angolul: real world data -
roviditve: RWD) — amely adatok a klinikai kutatasi és vizsgalati koriilményektdl eltéréen
a valos intézeti/korhazi/otthoni koriilmények kozott 1évé individudlis betegekrdl
nygjtanak tényleges informacidhalmazt. Szamos nemzetkdzi meghatdrozas létezik,
azonban valamennyi definicid, igy a Farmakookondmia és Kutatdsi Eredmények
Nemzetkozi Tarsasdga (angolul: International Society for Pharmacoeconomics and
Outcomes Research - roviditve: ISPOR) altal deklaraltak szerint RWD-nek tekintendd
minden olyan adat, amely nem a konvencionalis randomizalt kontrollalt vizsgalatokbol

(angolul: randomized controlled trials— roviditve: RCT) szarmazik. Ez az adathalmaz
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tehat eredhet az egészségligyi ellatds mindennapi gyakorlatdbodl, egészségbiztositasi
adattarhazbol, tarsadalmi szektorbol, vagy akar otthon is hasznélatos elektronikus

eszk6zokrol. (23)

Az ’arva gybgyszer’ statusz tehat 0sszetett fogalom — tudomanyos; forgalomba hozatali
engedélyezési; arképzési-, finanszirozasi; gyodgyszer-hozzaférési aspektuson alapuld

entitas.

Fontos megjegyezni, hogy az ’arva gydgyszer’ megjelolés nem automatikus egy ritka
korkép kezelésére szolgald gyodgyszeripari termék torzskonyvezése soran, hanem a
forgalomba hozatali engedélyt kérelmezd piaci szereplé ez irdnyu beadvanya utan
lezajlott hatosagi eljaras végkimenetelén mulik — csak ugy, mint ahogyan a tagallami

tarsadalombiztositasi timogatasi rendszerbe torténd gyogyszerbefogadasi kérelmek.

1.1.4. A ritka betegségek és kezelésiikre szolgalo terapiak problémakore
A diagnosztika fejlodése

A molekularis technologidk, a genomikai medicina forradalmat €li napjainkban. Ennek
kovetkeztében rendkiviil gyors litemben fejlédik a molekuléris diagnosztika. A konkrét
diagnozist kovetd célzott kezelések 1 terapias kihivasokat jelentenek. Gordon E. Moore
torvényéhez hasonldéan a molekularis bioldgia tudoményteriiletén, a molekularis
technoldgidban a kovetkez6 években ugyanolyan gyors fejlddés varhatd, mint a digitalis
elektronikdban, amely titem 18 havonta a komputerek teljesitményének megduplazodasat

josolja (24).

Gyogyszerpiaci tendenciak

A piacgazdasag valamennyi 4gazata — beleértve a gyogyszerpiacot is — szamos tényez0
altal befolyasoltan, felgyorsult iitemben valtozik. A XXI. szdzadban az innovacids
trendek jelentésen megvaltoztak, a modern gyogyszeriparnak Uj kihivasokkal kell

szembenéznie a folytonos fejlodés és teljesitményndvelés kényszerének megfelelve.
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1. Innovativ — generikus piaci viszonyok

A ,blockbuster”, mas néven ,,kasszasiker” termékek korszaka mar torténelem. Ezek az
origindlis molekuldk az elmult évtizedekben {6 bevételi forrasként szolgaltak a
gyogyszeripari nagyvallalatok szamara, azonban a készitmények szabadalmanak
lejartaval grandidzus hiany keletkezett a vallalatok bevételi oldalan. Az intenziv kutatasi-
fejlesztési (roviditve: K+F) tevékenység ellenére az elmult 10 évben a piacra keriild
origindlis gyogyszerek szama ennek ellenére csokkend tendenciat mutatott.
Kovetkezésképpen az innovativ ipari szegmens egyrészt konkuralni kényszeriil az
olcsobb generikus piaci szereplokkel; masrészt folyamatos kényszer alatt all, hogy a
kiesett hozam fedezetéiil Ujabb ¢és ujabb innovativ készitményekkel 1épjenek piacra,
amelyek K+F folyamatai meglehetdsen koltségigényesek. Az ipari szereplok kiilonb6zo

moddon adaptalddnak a piaci kihivasokhoz:

cres

belépve generikus vallalatokat vasarolnak fel, ezéltal mérsékelve a szabadalmak
lejartaval létrejovo bevétel kiesést és redukalva a generikus konkurencia hatasait. Igy
ugyanazon vallalat kindl innovativ termékeket €s generikus gyogyszereket. Egyes
vallalatok sz¢les terapids palettat forgalmaznak, masok bizonyos terapias szakteriiletekre
specializalodnak. A generikus készitmények ugyan joval alacsonyabb kutatési-fejlesztési,

illetve eldallitasi koltséggel birnak, viszont alacsonyabb bevételi forrast is jelentenek. (25)

2. A tendencia forditott irdnyba is mozog: egyes generikus multtal biré cégek a nagyobb
hozammal kecsegtetd innovativ termékek forgalmazasaba kezdenek, de nem fordulnak el

a generikumok gyartasatol.

3. Egy masik adaptacids stratégia szerint a vegyes profilu vallalatok némelyike kivonult

a generikus piacrol.

4. A ,,mérlegen kiviili konstrukci6ju kutatasi-fejlesztési modell” -t kdvetd nagyvallalatok
K+F tevékenységét végzd egységei onallo, fliggetlen vallalkozésként, kdzpontokként

funkcionalnak.
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ii. Folytonos innovacio biztositasa

A gyodgyszeripari innovaciot a kielégitetlen egészségligyi sziikségletek (angolul: ,,unmet

medical needs”) vezetik, amely sziikségletek kiilonb6zd forméakban jelenhetnek meg:

a.) A személyre szabott orvoslds formdjaban, amely a beteg genomikaja, a rd hato
kornyezeti tényezok és a betegség egyedi jellegzetességei alapjan valasztja ki az optimalis
terapiat. Ennek kovetkeztében a nagy gyakorisdggal eléfordulod ,népbetegségek”
alcsoportokra torténd tagolasaval szelektalja az adott terapiara jol és rosszul reagalokat,

illetve mellékhatisokkal rendelkezOket.

b.) Mind a ritka, mind a tarsadalom szdmara egyre nagyobb problémat jelentd gyakori

betegségekben 1j, innovativ kezelési lehetdségek kidolgozasa.

A két teriilet a RB-ek kezelése tekintetében Osszefonddhat, hiszen sok esetben a nagy
,neépbetegségek™ altipusaiban akar tobb ritka korkép is megjelenhet. (Példaul a Parkinson
szindromanak ismert tobb monogénes 6roklédésmenettel jellemezhetd formaja is annak
ellenére, hogy a betegek tobbsége poligénes 6roklddésti, komplex Parkinson betegségben
szenved. A monogénes illetve poligénes formak kezelése eltérd lehet (26). A legtobb RB
kezelése megoldatlan, ezért a globalis gyogyszerpiac kiemelt szegmense, az arva
gyogyszeripar célozza meg ezt a terapids hidnyteriiletet és ennek kovetkeztében eldtérbe

keriilnek az arva termékek.

A technoldgia fejlédésének koszonhetden a diagnosztika javulésa, a betegségek egyre
hatékonyabb prevencioja tarsadalmunkban az atlagéletkor nvekedését eredményezi. Igy
egyre tobb iddskori betegség szorul kezelésre. Az 1id6s6dd tarsadalomban a vezetd
morbiditasi €s mortalitdsi okokként a sziv-, érrendszeri; daganatos; valamint a
neurodegenerativ betegségek tehetdek feleldssé. Ezek olyan kronikus betegségek, melyek
folyamatos kezelést, hosszantart6 egészségiigyi ellatast igényelnek. Ennek kovetkeztében
az egészseégiigyre forditott koltségvetési kiadasok fokozddnak. A rendkiviil gyors
iitemben fejlodo diagnosztika egyre tobb ritka korkép azonositasat teszi lehetéve. Szamos

1j, genetikailag determinalt RB keriil évente leirasra.
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crer

igy folyamatosan nd a kielégitetlen igény a tertileten.

Erre a kielégitetlen terdpids igényre a gyogyszeripar igyekszik valaszolni, és egyre
nagyobb szdmban keriilnek nagy koltségvonzattal bird termékek a piacra. Felmertl a
kérdés: a tarsadalombiztositas jelenlegi rendszere meddig tarhato fenn ilyen koriilmények

kozott?

Alapvetd szemléletvaltas sziikségeltetik az EU valamennyi tagallamaban: dontéshozok,
finanszirozo6 hatosagok és az egészségiigyi ellato szektor oldalarol tovabbi erdfeszitések,
specifikus szakpolitikai intézkedések és megallapodasok sziikségesek a RB-ben

szenveddk arva gyogyszerhozzaférésének fejlesztése céljabol. (27, 28)

Kozfinanszirozas problematikaja

A kezel6orvos hippokratészi eskiijének hiien a megfeleld terapiat igyekszik ritka betege
terdpia meghatarozasa azonban Osszetett, mert az egyén (azaz a beteg) €s annak sziikebb,
illetve tagabb szocialis terének (vagyis a csalad és a tarsadalom) tényezdit is figyelembe
veszi. Egy terdpia esetében nem ,,pusztan” az elérhetdségen, a lehetdségen van a hangsuly,
hanem a racionalitdson alapulé indikéacion is, azaz akkor adjuk a kezelést, ha annak

hatasossagat feltételezziik.

Az AGy-¢ek esetében a hagyomanyos népbetegségek kezelésére hasznalt gyogyszerekhez
képest szignifikdnsan magasabb koltségvetési vonzata miatt etikai kérdések 1is
felvetddnek, melyeket nemzetkozi szervezetek, platformok, mint a WHO, az ENSZ vagy
az Europai Unié Kormanyzati Csoportja is diszkutal. Ilyen kérdésként vetddik fol, hogy
egy olyan AGy vonatkozasaban, amely a szakma szabélya szerint alkalmas lehet egy adott
betegség kezelésére, a kozfinanszirozas szempontjabol hol van az a hatarérték, ameddig
az megfizetheté? Vajon alapvetd sziikségletnek szamitanak-e a RB kezelésére szolgalod
gyogyszerek — az egyén, illetve a tarsadalom nézdpontjabol? (29) Kik vegyenek részt a
dontéshozatali folyamatokban? Ezen problémakdr tekintetében multidiszciplinaritas,

interszektoralis €s nemzetkdzi kooperacio sziikséges. (30-33)
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Korabbi tanulmanyok megallapitottdk, hogy a kiils6 &razédsi referencia rendszer
megakadalyozza az alacsonyabb jovedelmii kdzép-, €s kelet-eurdpai orszadgokat (Central
and Eastern European countries — réviden: CEE) abban, hogy érvényesitsék az érték alapa
gyogyszer-arazasi mechanizmusokat (34). Mivel az egészségiigyi koltségvetés a kisebb
gazdasagi statusszal bird orszagok esetében szignifikdnsan alacsonyabb, a relativan
dragébb arak miatt az arva gyogyszerkészitmények tdrsadalombiztositdsi tdmogatasa

nagyobb terhet r6 ezen CEE tagallamokra. (35-37)
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2. CELKITUZESEK

Kutatomunkank célja az AGy-ek elérhetdségének, Dbeteghozzaférésének és
kozfinanszirozasi terheinek elemzése volt Magyarorszdgon ¢s az Eurdpai Unid

kiilonb6z6 tulajdonsagokkal jellemezhetd tagallamaiban.

Célkitiizéseink a kovetkezdek voltak:

2.1. Hazai arva gydgyszerek elérhetésége és kozfinanszirozasa

1. Az AGy-ek hazai elérhetdségének és beteghozzaférésének feltérképezése:

Magyarorszagon egy adott iddszakban mennyi arva megjeldlési gyogyszer érhetd el a

RB-ben szenveddk szamara tarsadalombiztositasi timogatas keretében?

2. Milyen hazai kézfinanszirozasi technikék éltal érhetéek el a tamogatott AGy-ek? Az
egyes finanszirozasi technikdk befolyasoljdk-e az adott gyodgyszer betegek altali

elérhetdségét €s a ,,real-world” hatasossagi adatok gytijtését?

3. Mekkora betegszamot illetden, milyen mértékli a kozfinanszirozott arva

gyogyszerkészitmények koltségvonzata?

4. Mivel a ritka korképek 60-70%-anal idegrendszeri érintettséggel kell szamolni, a ritka
neurologiai  betegségek indikaciojaval bird készitmények alcsoportjara kiilon
fokuszaltunk: mekkora betegszamot érintden, milyen mértékli a ritka neurologiai

betegségben szenveddk arva gyogyszertamogatasa?
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2.2. Az arva gyogyszerek elérhetosége és a nemzeti kozkiadasok feltérképezése az

Europai Unioban

1. Egyértelmii osszefiiggést mutat az AGy-ek szambeli elérhetésége a tagallamok

gazdasagi statuszaval (- a szegényebb CEE orszagokban kevesebb AGy érhetd el)?

2. Rendszerszintli automatizmusok vagy rendhagy6 moédon, egyedi kdzfinanszirozasi
metddusok altal, fekvo-, ill. jarobeteg-ellatas keretében jutnak az AGy-ekhez a kiilonboz6

tagallamok RB-ben szenvedd paciensei?

3. Az AGy-ek koltségvetési hatasanak unids elemzése soran van Osszefiiggés a
tagallamok altalanos gazdasagi helyzete ¢és a készitmények kozkiaddsainak mértéke

kozott?

4. Az EU ritka betegeinek AGy-ekhez torténd hozzaférése vonatkozasaban mutatkoznak

egyenldtlenségek egyes konkrét készitmények esetében tagallami szinten?
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3. VIZSGALATI MODSZEREK

Kutatomunkankhoz sziikséges hazai adatgytijtés céljabol az Orszagos Egészségbiztositasi
Pénztarhoz fordultunk. Nemzetkozi adatok gytijtéséhez tovabbi 7 eurdpai unios tagallam
akadémiai szektorban kutatd, forgalomba hozatali engedélyez6 / finansziroz6 hatdsagi,
ill. egyéb egészségiigyi hattérintézményi, valamint egészségiigyi kormanyzati
csucsintézmény képviseldit kerestilk meg ,nemzetk6zi orphan munkacsoportunk”
tagjainak kozvetitésével. Az I. tablazatban részletesen soroltam fel orszagonként ezen

intézményeket.

1. tablazat: A kutatdsi adatokat szolgdltato intézmények tagallamonként

Osztrak Tarsadalombiztositasi Intézetek Szovetsége
(Hauptverband der Osterreichischen Sozialversicherungstréiger)
Belga Nemzeti Egészség- és Rokkantsagi Biztositasi Intézet (Insti-
Belgium tut National d'Assurance Maladie-Invalidité / Rijksinstituut voor zi-
ekte-en invaliditeitsverzekering, INAMI / RIZIV)

Bolgar Nemzeti Egészségbiztositasi Alap (National Health In-
surance Fund, NHIF)

Gyogyszeripari Termékek Arazasi és Artamogatasi Nemzeti Tana-
csa (NCPR)

Allami Gyogyszer-Ellendrzési Intézet

(Statni Gstav pro kontrolu 1é¢iv, SUKL)

Francia- Nemzeti Egészségiigyi Hatosag (Haute Autorité de Sante, HAS)
orszag

Lengyel- Nemzeti Egészségiigyi Alap (Narodowy Fundusz Zdrowia),
orszag Egészségiigyi Minisztérium (Ministerstwo Zdrowia)

Magyar- Orszéagos Egészségbiztositasi Pénztar, OEP

orszag

Ausztria

Bulgaria

Csehorszag

Szlovén Egészségbiztositasi Intézet

Szlovénia (Zavod za zdravstveno zavarovanje Slovenije, ZZZS)

Qualitativ — a kézfinanszirozasi technikékra vonatkozd — adatokat 8 tagallam (Ausztria,
Belgium, Bulgaria, Csehorszéag, Franciaorszag, Lengyelorszag, Magyarorszag, Szlovénia)
szolgéaltatott. Qualitativ és quantitativ — egészségiigyi Osszkiadasok: egészségiigyi és
gyogyszerkasszara vonatkoz6 — adatokat kutatomunkénk zarasdig Franciaorszag

kivételével az el6z6 7 tagallamtol kaptunk.
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Qualitativ és quantitativ adatokat az /. tablazatban felsorolt tagallami kozigazgatasi
szervek szolgéltattak. A demografiai ¢és gazdasdgi adatok (populdcidé mérete,
devizaarfolyamok, GDP) az Eurostat weboldalarol szarmaznak. Ausztria esetében
demografiai adatok az Eurostat weboldalan nem voltak elérhetdek, ezért ezen
informacidkat az OECD adatbazisabol vettiik. Mindezen forrasok a tablazatok, abrak és

mellékletek megjegyzéseiben feltiintetésre kertiltek.

A vizsgalati mddszereink a célkitizések sorrendjének megfelelden keriilnek kifejtésre.

3.1. Az arva gyogyszerek elérhetéségének és koltségvonzatanak vizsgalata

Magyarorszagon

A kozfinanszirozott AGy-ek feltérképezése céljabél a 2012-ben eurdpai forgalomba
hozatali engedéllyel rendelkezd gyodgyszerek Orphanet portalon szerepld listdjat vettiik
alapul. E lista szerint a magyar egészségbiztositd publikus gyogyszertdrzsébol

kivalogattuk a magyar tarsadalombiztositas keretében tdmogatott készitményeket. (38-40)

Lekértik az OEP adatbazisabol a gyogyszertdmogatds automatizmusa alapjan nem
tamogatott, de rendhagyd modon — egyedi méltanyossag keretében finanszirozotta
valhato RB kezelésére indikalt termékek korét és valamennyi készitmény betegszamait
¢és finanszirozasi adatait. Harom produktum is szerepelt az elemzésben, melyek
eddigiekben arva mindsitést nem kaptak, de annak kritériumait kimeritik, forgalomba
hozatali engedélyiik ritka korkép kezelésének— azon beliil ritka neuroldgiai betegség —
indikéacidjara szol. A gyogyszereket tamogatdsi modjuk ¢és kategoridjuk szerint
rendszereztiik — melyek elérhetdek kozfinanszirozas keretében rendszerszeriien
(gyogyszer artdmogatas, ill. intézeti finanszirozéds) illetve egyéb rendhagyo

finanszirozasi metodus (egyedi méltanyossag) altal.

Az OEP adatbazisabol készitményenként meghataroztuk a betegszamokat és a
koltségvonzatokat, valamint az egyes tamogatds tipusokon belill szummaztuk az

Osszbetegszamokat és a tamogatasi 6sszkoltségeket.
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Megvizsgaltuk,  hogy  2012-ben a  hazai  Egészségbiztositdsi  Alapbol
gyogyszertamogatasra kiaramlo 6sszeg hany szazalékat tették ki az AGy-ek tdmogatésara

forditott kiadasok.

3.2. Az arva gyogyszerek feltérképezése az Europai Unioban
3.2.1. Az arva gyogyszerek elérhetéségének vizsgalata az EU egyes tagallamaiban

Az  Orphanet 2015. ¢évi adatbazisdban 83 arva statusszal rendelkezd
gyogyszerkészitményt szelektaltunk, amelyek az EMA gyogyszerészeti adatbazisaban

forgalomba hozatali engedéllyel birtak. (38, 39)

Az 1. tablazatban részletezett intézményekkel felvéve a  kapcsolatot,
munkacsoportommal 8 tagallamban kérelmeztiik az elébbiekben emlitett 83 készitményre
vonatkozdan az alabbi specifikus informaciokat:

- Az egyes tagallamokban mely AGy-ek elérhetéek kozfinanszirozas keretében
rendszerszeriien (gyogyszer artamogatas, ill. intézeti finanszirozas) illetve egyéb
rendhagy¢ finanszirozéasi metddusok (pl.: egyedi méltanyossag) altal?

- A tarsadalombiztositdsi  tdmogatdsi metddusokat négy  kategériara

csoportositottuk:

(1) Rendszerszintii finanszirozds jaro-, és fekvobeteg-elldtas keretében (Orvosi
vény alapu, kozforgalmi gydgyszertarakhoz kotott, klasszikus gyodgyszer

artamogatas és egészségligyi ellato intézeti felhasznalas)

(2) Rendszerszintii finanszirozds jarobeteg-ellatds keretében (Orvosi vény alapt,

kozforgalmi gyogyszertarakhoz kotott, klasszikus gydgyszer artamogatas)

(3) Rendszerszintii finanszirozds fekviobeteg-elldtas keretében (Egészségiigyi

ellatd intézeti felhasznalas)

(4) Rendhagyo finanszirozdasi metodusok - amelyek nem a rendszerszintii
kozfinanszirozas automatizmusain alapulnak, hanem individualis

betegkérelmeken.
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3.2.2. Az arva gyogyszerek koltségvetési hatasanak tagallami szintii analizise

A nemzeti adatbazisokbodl a 2013. és 2014. évekre vonatkozdan arva készitményenként
meghatarozasra keriiltek a betegszamok és a koltségvonzatok, valamint az egyes
tamogatas tipusokon belill szummaztuk az Osszbetegszamokat ¢és a tamogatasi
Osszkoltségeket. A 2013. és a 2014. évekre vonatkozo tagéllami, évenkénti, atlagos
Osszesitett kozkiadasokat egy fore kalkulaltuk és a nemzeti GDP, a teljes tagallami
gvogyszer-, ill. egészségiigyi kassza (az egyes tagallamok Nemzeti Egészségbiztositasi
Alapjai, angolul: National Health Insurance Fund — roviditve: NHIF) aranyaiban

szamszerusitettuk.

A nemzeti devizanemeken megadott szamértékeket az Eurostat adatbazisabol szarmazo,

adott évekre vonatkoz6 atlagos arfolyamokon véltottuk 4t Euro pénznemre.

Az eddigiekben részletezett metodusok alapjan kalkuldlt tagallami értékeket

osszehasonlitva vontuk le kovetkeztetéseinket.

3.2.3. Az arva gyogyszerek hozzaférésének vizsgalata az Eurdpai Unio egyes

orszagaiban

A 83 arva gyogyszer koziil kivalasztottunk 10, majd tovabb sziikitve 3 un. indikator AGy-
t, amelyek 2013. és 2014. években Osszesitett nemzeti kozkiadasainak atlagat vettiik
100.000 lakosra vonatkoztatva. Az igy kapott tagallami szamértékeket 6sszehasonlitottuk.
Az indikéatorok hatéanyagait, indikacioit és kivalasztasuk attribltumait a 2. tabldazatban
foglaltam ossze. Koncepcionk volt, hogy az AGy-ek egy heterogén, reprezentativ
csoportjat vizsgaljuk olyan aspektusok alapjan, mint az indikacios teriilet, mar l1étezd
terapids alternativa, relativ hatékonysag (potencidlisan kurativ / nem kurativ terapia),

gyakorisag (orphan/ ultra-orphan statusz), valamint a készitmény koltségvonzata.
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2. tablazat: Az indikator drva gyogyszerek kivilasztasanak kritériumai (38, 40)

Jelmagyarazat: OD (Orphan Drug): Arva gyégyszer; UOD (Ultra-Orphan Drug): Ultra-arva gyégyszer
#: Tovabb sziikitett 3 indikator rva gyodgyszercsoport

Klinikai/Relativ
Hatékonysag
(potencialisan

kurativ/
nem kurativ te-

rapia) !

Ritkasag

(orphan/ Koltség-von-
ultra-orphan zat?

statusz) *

Egyéb terapias

Indikacios teriilet! ,
alternativa? *

Hatb6anyag
neve

alglucosidase | II. tipusu glikogén- | Nem Inkrementalis uoD Kozepes

alfa# tarolasi betegség (nem kurativ)
(Pompe-kor)

eculizumab Paroxysmalis Nem Major oD Magas
nocturnalis (nem kurativ)
haemoglobinuria
vagy
Atipusos
haemolyticus
uraemias szinréma

icatibant Herediter Igen Major oD Kozepes
angioedema (nem kurativ)

idursulfase# | IL.tipusa Muco- Nem Inkrementalis uoD Magas
polysaccharidosis (nem kurativ)

nelarabine Leukaemia vagy Nem Kurativ oD Kozepes
lymphoma specia-
lis tipusai

rufinamide Lennox—Gastaut Igen Major oD Alacsony
szindroma (nem kurativ)

romiplostim | Idiopathias Nem Kurativ oD Kozepes
thrombocytopénias
purpura

sapropterin Phenylketonuria Igen Major oD Alacsony

(nem kurativ)

sildenafil# Pulmonalis artérids | Nem Major oD Alacsony
hypertonia (nem kurativ)

trabectedin Sarcomak és Nem Inkrementalis oD Magas
ovarialis (nem kurativ)
neoplasmak
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4. EREDMENYEK

Az eredmények a célkitiizések felsorolasanak alapjan kertilnek kifejtésre.

4.1. Az arva gyogyszerek elérhetdsége és kozkiadasai hazankban
4.1.1. Hazai tarsadalombiztositasi tamogatasban részesiilt arva gyogyszerek

RB kezelésére indikalt gyogyszerkészitmény koziil a 3. tabldzat alapjan 2012-ben
Magyarorszagon 36 készitmény volt elérhetd tarsadalombiztositds keretében - 33
készitmény rendelkezett arva mindsitéssel, 3 termék ugyan arva mindsitést nem kapott,
de annak kritériumait kimeriti, forgalomba hozatali engedé¢lyiik ritka korkép kezelésének
indikacidjara szol.

/Megjegyzendd, hogy egy AGy-nek mindsitett készitménnyel azonos hatdanyagot
(thalidomide) tartalmaz6é import készitmény méltanyossagi gyodgyszertamogatas
keretében tdmogatasban részesiilhetett, tehat tagabb értelemben 2012-ben
Magyarorszagon 37 RB kezelésére szolgald gyogyszerkészitmény részesiilhetett

tamogatasban. /

4.1.2. Az arva készitmények hazai kozfinanszirozasi technikai

I. Artamogatas alapon timogatott drva gyégyszerek: jarobeteg-ellatis keretében,

orvosi vény alapon, kozforgalmu gyogyszertarakhoz kototten.

a.) Kizarolag artamogatas (,, klasszikus” gyogyszertamogatas) kategoridiban —
- kiemelt, indik4ciohoz kétott (EU100%) timogatési kategériaban 5 készitmény,
- emelt, indikaciohoz kotott (EU90%) tamogatasi kategoriaban I készitmény volt
tamogatott.
Az indikacios teriiletre és a felirasra jogosultak korére (munkahely, szakképesités,
jogosultsag) vonatkozo eldirasokat, illetve a kijelolt intézmények listajat az illetékes
szakteriilet képviseldinek allisfoglalasa alapjan az un. EU indikécidés pontok tartalmaztak

hatalyos miniszteri rendelet formajaban. (41)
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b.) A RB-ek kezelésére indikalt készitmények legnagyobb része, 19 termék eddigiekben
artamogatas alapu egyedi méltanyossagi tamogatas (méltanyossagi gyogyszertamogatds)
keretében részesiilhetett tdmogatasban, amely finanszirozdsi mod nem a
tarsadalombiztositdsi  tdmogatasi  rendszer  automatizmusa, hanem  egyedi

betegkérelmeken alapul6, rendhagyo lehetoség volt a timogatasra.

c.) Tovabbi 8 készitmény ,klasszikus” gyogyszertamogatds ¢és meéltanyossagi

gyogyszertamogatas keretében is timogatott volt indikaciétdl fiiggden.

I1. Specialis beszerzésii arva gyogyszerek: fekvobeteg-ellatas keretében, intézményi
(korhazi) felhasznalashoz kototten, tételes elszamolas alapjan.
Ilyen metodus altal 3 készitmény volt tdmogatott 2012-ben, amelyet a 3. tdblazat

szemléltet.
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3. tablazat: A hazai tarsadalombiztositas keretében tamogatott ritka betegségek kezelésére szolgdlo gyogyszerek és kozfinanszirozdsi
mddjai a 2012. évben (38-40)

"o

* - Klasszikus értelemben nem arva gydgyszernek mindsitett

. . ., Méltanyossagi Specidlis beszerzési
Gyobgyszertamogatas ) . . N
gyogyszertamogatas gyoégyszerek
Kiemelt (EU100%) Afinitor Atriance
Exjade Aldurazyme Fabrazyme*
Glivec Arzerra Replagal*
Lysodren Cerezyme*
Nplate Cystadane
Nexavar Diacomit Jelmagyarazat:
Revatio Elaprase Csak "klasszikus" artamogatds (gyogyszer artamogatas)
Revolade Evoltra Csak artamogatas alapu egyedi méltanyossag (gyégyszer méltanyossagi kor)
Sprycel Exjade "Klasszikus" artamogatas és artamogatas alapu egyedi méltanyossag
Tasigna Glivec Intézményi felhasznalas soran tételes elszamolas (specialis beszerzésii készitmények)
Torisel llaris
Tracleer Kuvan
Ventavis Myozyme
Volibris Nplate
Orfadin
Emelt (EU90%) Revatio
Inovelon Revlimid
Somavert
Sprycel
Tasigna
Tracleer
Ventavis
Vidaza
Vpriv
Wilzin
Yondelis
Zavesca




s

kotott, EU 90% tamogatasi kategoria) teljes mértékben tamogatottak voltak a 2012. évben
intézményi felhasznalas keretében, specialis beszerzési, tételes gyogyszerként; vagy
,klasszikus” gyogyszer artdmogatas alapjan, kiemelt (EU 100%) jogcimen és/vagy mél-
tanyossagi gyogyszertamogatas keretében.

Fontos megjegyezni, hogy Gaucher-kér, valamint Fabry-kor mint RB-ek kezelésére
torzskonyvezett Cerezyme, valamint Fabrazyme és Replagal készitmények nem voltak
AGy-nek mindsitett produktumok, de annak kritériumait kimeritették. (38, 39)

Tehat szorosabb értelemben 33 drva gyogyszerkészitménynek mindsitett készitmény

részesiilt tarsadalombiztositasi tiamogatasban Magyarorszagon 2012-ben.

4.1.3. A kozfinanszirozott arva gyogyszerkészitmények hazai koltségvonzata és

betegszamai
4.1.3.1. A hazai tamogatasi technikak — betegszamok, koltségadatok

I. Artamogatas alapon tamogatott arva gyogyszerek: jarobeteg-ellatas keretében,
orvosi vény alapon, kozforgalmu gyogyszertarakhoz kototten.

A 4. tablazat alapjan 2012-ben az OEP 14 (5+1+8) készitményre, 2337 beteg részére 11,8
milliard forint artamogatasi Osszeget folyositott. Méltanyossagi gyogyszertamogatas

crer

4,1 milliard forint 6sszegli tamogatast forditott a magyar Egészségbiztosito.
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4. tabldzat: Betegszimok, koltségadatok GYOGYSZER ARTAMOGATAS ALAPON timogatds tipusonként Magyarorszdgon 2012-ben (40)

"o

Jelmagyarazat: * - Klasszikus értelemben nem arva gyogyszernek mindsitett. ** - Erre az évre vonatkozoéan nincs adat. ERT — Enzyme Replacement Therapy
(Enzimpétl6 terapia)

"KLASSZIKUS" GYOGYSZERTAMOGATAS
Betegszam TB tam.dsszege

MELTANYOSSAGI GYOGYSZERTAMOGATAS
Betegszam TB tam. Osszege

KERESKEDELMI NEV 0SSZ.BETEGSZAM  OSSZES TB TAMOGATAS

TAMOGATAS TiPUS (KATEGORIA)

(43

Afinitor Méltanyossagi gyogyszertamogatas 82 262 115 987 Ft 82 262 115 987 Ft
Aldurazyme (ERT) |Méltanyossagi gydgyszertamogatas 2 132 672 438 Ft 2 132 672 438 Ft
Arzerra Méltanyossagi gyogyszertamogatas 1 6 495 447 Ft 1 6 495 447 Ft
Cerezyme* (ERT) Méltanyossagi gyogyszertamogatas 21 1297 316 984 Ft 21 1297 316 984 Ft
Cystadane Méltanyossagi gyogyszertamogatas 8 9 815 137 Ft 8 9 815 137 Ft
Diacomit Meéltanyossagi gyogyszertamogatas 2 1064 128 Ft 2 1064 128 Ft
Elaprase (ERT) Méltanyossagi gyogyszertamogatas 7 517 031 505 Ft 7 517 031 505 Ft
Evoltra Méltanyossagi gyogyszertamogatas 3 18 965 343 Ft 3 18 965 343 Ft
Exjade Artam.(EU100%)+Méltanyossagi gyogyszertam. 63 172 340 979 Ft 1 562 759 Ft 62 171778 220 Ft
Glivec Artam.(EU100%)+Méltanyossagi gyégyszertam. 1080 6 618 063 427 Ft 7 22723471 Ft 1073 6 595 339 956 Ft
llaris Meéltanyossagi gyogyszertamogatas 3 62 165 271 Ft 3 62 165 271 Ft
Inovelon Artam. (EU90%) gyogyszertamogatas 167 47 135 682 Ft 167 47 135 682 Ft
Kuvan Méltanyossagi gyogyszertamogatas 27 197 982 550 Ft 27 197 982 550 Ft
Lysodren Artam. (EU100%) gyégyszertamogatas 24 42 515 451 Ft 24 42 515 451 Ft
Myozyme (ERT) Méltanyossagi gyogyszertamogatas 10 922 056 949 Ft 10 922 056 949 Ft
Nexavar Artam. (EU100%) gyégyszertamogatas 329 1408 031 144 Ft 6 19 964 304 Ft 323 1388 066 840 Ft
Nplate Artam.(EU100%)+Méltanyossagi gydgyszertam. 71 494 100 832 Ft 21 80 888 776 Ft 50 413 212 056 Ft
Orfadin Méltanyossagi gyogyszertamogatas 6 113 344 919 Ft 6 113 344 919 Ft
Revatio Arta’m.(EUlOO%)+MéItényosségi gyogyszertam. 190 221 424 408 Ft 23 18 547 691 Ft 167 202 876 717 Ft
Revlimid** Méltanyossagi gyogyszertamogatas
Revolade Artam. (EU100%) gyogyszertamogatas 44 134 533 097 Ft 1 666 229 Ft 43 133 866 868 Ft
Somavert Meéltanyossagi gyogyszertamogatas 17 118 233 344 Ft 17 118 233 344 Ft
Sprycel Artam.(EU100%)+Méltanyossagi gyogyszertam. 132 948 143 236 Ft 8 16 886 266 Ft 124 931 256 970 Ft
Tasigna Arta’m.(EUlOO%)+MéItényosségi gyogyszertam. 168 1167 116 206 Ft 2 20701 838 Ft 166 1146 414 368 Ft
Torisel Artam. (EU100%) gyégyszertamogatas 15 34 282 742 Ft 15 34 282 742 Ft
Tracleer Artam.(EU100%)+Méltanyossagi gyogyszertam. 121 634 004 047 Ft 10 38 408 124 Ft 111 595 595 923 Ft
Ventavis Artam.(EU100%)+Méltanyossagi gyégyszertam. 2 2090 931 Ft 2 2090 931 Ft
Vidaza** Méltanyossagi gyogyszertamogatas
Volibris Artam. (EU100%) gyoégyszertamogatas 10 65 119 406 Ft 10 65 119 406 Ft
Vpriv (ERT) Méltanyossagi gyogyszertamogatas 3 192 033 700 Ft 3 192 033 700 Ft
Wilzin Méltanyossagi gyogyszertamogatas 20 5597 901 Ft 20 5597 901 Ft
Yondelis Méltanyossagi gyogyszertamogatas 1 4112952 Ft 1 4112 952 Ft
Zavesca Méltanyossagi gyogyszertamogatas 1 56 852 614 Ft 1 56 852 614 Ft

OSSZESEN: 293 4137 206 627 Ft 2337 11769 552 130 Ft




I1. Specialis beszerzésii arva gyogyszerek: fekvobeteg-ellatas keretében, intézményi
(korhazi) felhasznalashoz kototten, tételes elszamolas alapjan.

Ezen a tamogatasi modon 3 specialis beszerzésu készitmény volt tamogatott, 29 beteg
részére, 387 millio forint értékben 2012-ben, amely adatokat az 5. tdblazatban
részleteztem. Ezen a modon torténd tarsadalombiztositasi tamogatés feltétele, hogy a
kezel6orvos az OEP szaméara a betegek 4llapotardl folyamatos elektronikus
adatszolgaltatasi kotelezettségnek tegyen eleget, mely lehetdvé teszi az adott terdpia

hatékonysdganak és mellékhatdsanak ellendrzését. (42)

5. tdabldizat: Betegszimok, koltségadatok SPECIALIS BESZERZESU gyigyszerek
vonatkozasaban Magyarorszdagon 2012-ben (40)

Jelmagyardzat:
* - Klasszikus értelemben nem arva gyogyszernek mindsitett. ERT — Enzyme Replacement Therapy

(Enzimpétlo terapia)

KERESKEDELMI NEV TAMOGATAS TiPUS ~ OSSZ.BETEGSZAM OSSZES TB TAMOGATAS

Fabrazyme* (ERT) Specialis finanszirozas 3 40239 861 Ft
Replagal* (ERT) Specialis finanszirozas 19 329498 047 Ft
Atriance Specialis finanszirozas 7 17312463 Ft

Magyarorszagon az egy fore jutd AGy-ek kozkoltsége (a terapia aktualis hosszéra, ill.
egy évre vonatkozoan) széles intervallumban, hozzavetdlegesen 530 ezer - 165 millio Ft/

SO kozott szorddott a 4. és 5. tablazat 2012. évi koltségadatai alapjan.
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4.1.3.2. Artamogatas alapu egyedi méltinyossag keretében finanszirozott arva

gyogyszerek adatainak elemzése

A gyogyszerek nagyobb része — szamszerisitve 19 készitmény — e tamogatasi moédon
lehetett tamogatott 2012-ben. Tekintettel arra, hogy e készitmények esetében a befogadasi
eljarasok nem, vagy csak korlatozott mértékben valdsultak meg, a ritka betegek ellatasa
specialis modon tortént: az egyedi méltanyossagi eljaras nyujtott lehetéséget arra, hogy a
paciensek egyedi igényeik alapjan kapjanak tadmogatast kiilondsen nagy értékil
gyogyszereikhez.

Az artdmogatas alapi egyedi méltanyossag egy kiilonallo, ’rendhagyd’ tamogatasi
lehetdség.

Hatalyos jogszabdly alapjan a keretbdl volt finanszirozhat6 tobbek kozott — a teljesség
igénye nélkiil — a tdrsadalombiztositasi tdimogatasba még be nem fogadott, timogatdssal
nem rendelhetd allopatias gyogyszer, kiilonleges taplalkozasi igényt kielégito tapszer,

tovabba az un. ‘off label use’ - azaz az indikacion tuli gydgyszerrendelés. (43)

2012-ben a tiz legnagyobb koltségvonzatl készitmény kozott volt talalhatd 6t enzimpdtlo
készitmény (Aldurazyme, Elaprase, Myozyme, Cerezyme €s Vpriv), amely négy ritka
anyagcsere-betegség (Mucopolysacharidosis I. tipus, Hunter-kor, Pompe-kér, Gaucher-
kor) kezelésére szolgalt. Egyetlen gyogyszer (Cerezyme) nem mindsiilt AGy-nek,

azonban annak kritériumait teljesitette, RB kezelésére volt torzskonyvezett.
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A TiZ LEGNAGYOBB KOLTSEGVONZATU
GYOGYSZER EGYEDI MELTANYOSSAG KERETEBEN 2012-BEN

1400 000 000 Ft -
1200 000000 Ft - m 1. CEREZYME* (ERT)
W 2. MYOZYME (ERT-UOD)
1000 000 000 Ft - 3. ELAPRASE (ERT-UOD)
m 4. AVASTIN
800000000 Ft m 5. AFINITOR (OD)
600 000 000 Ft 6. KUVAN (0D)
= 7. VPRIV (ERT-UOD)
400 000 000 Ft 1 8. SANDOSTATIN LAR
9. ALDURAZYME (ERT-UOD)
200000000 Ft 1 # 10. DUODOPA

OFt

Gyogyszerkészitmények

2. dbra: A tiz legmagasabb koltségvonzattal biro készitmény méltanyossagi
gyogyszertamogatds keretében Magyarorszagon 2012-ben (40)

Jelmagyarazat:

* - Klasszikus értelemben nem arva gyogyszernek mindsitett
ERT — Enzyme Replacement Therapy (Enzimpétl6 terapia)
OD — Orphan Drug (Arva Gybgyszer)

UOD —Ultra-Orphan Drug (Ultra Arva Gyogyszer)

2012. évi koltségvetési torvényben a méltdnyossagi gyogyszertamogatas eldiranyzott
Osszege 3 milliard forint volt, amely eldiranyzat 6,3 milliard forintra méddosult. A 2.
tablazatban részletezett 2012. évi OEP adatok alapjan az egyedi méltanyossagi kasszabol

csak az emlitett 6t enzimpotlo készitmény finanszirozasa meghaladta a 3 milliard forintot.

Osszegezve a kozkiadasokat: Magyarorszagon 2012-ben a RB-ben szenveddk szdméra,
AGy-ekre (a 3 enzimp6tl6 készitményt — Cerezyme, Fabrazyme és Replagal — is tekintve,
amelyek bar a kutatas id6pontjaban nem voltak az EMA 4ltal arva megjeldléssel illetve),
gyogyszertamogatas forméjaban az Egészségbiztositd Osszesen 16,3 milliard forintot

finanszirozott.
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4.1.4. A ritka neurologiai betegségek kezelésére indikalt arva gyogyszerek tamoga-

tasa Magyarorszagon

Eurdopaban forgalomba hozatali engedéllyel rendelkezd 61 arva gyogyszerkészitmény
koziil 2012-ben Magyarorszagon 33 AGy-nek mindsitett készitmény részesiilt, illetve
részesiilhetett tarsadalombiztositasi tdmogatasban. Ezek kozil 14 készitménynek ritka
idegrendszeri korkép kezelésére szolt az indikéacioja.

A Gaucher-kor, valamint a Fabry-kor, mint RB-ek kezelésére torzskonyvezett Cerezyme
valamint Fabrazyme és Replagal készitményeket forgalmazojuk nem mindésittette AGy-
eknek. fgy Osszességében ritka neurologiai betegség kezelésére a 2012. évben 17
kozfinanszirozott készitmény rendelkezett forgalomba hozatali engedéllyel. Bizonyos
készitmények indikaciotol fiiggden tobb tdmogatasi formaban is finanszirozott terapidk
voltak - idegrendszeri érintettséggel jaro korképek tekintetében egy ilyen produktum volt

(Nplate).

I. Artamogatas alapon timogatott drva gyégyszerek: jarébeteg-ellitis keretében,

orvosi vény alapon, kozforgalmu gyogyszertarakhoz kototten.

a.) Artamogatas (, klasszikus” gyégyszertamogatds) kategéridiban:
1. Kiemelt, indikaciohoz kotott (EU100%) — torzskdnyvezett indikaciotol fiiggden:
feln6tt betegek szamara 1 készitmény (Nplate)
2. Emelt, indikaciohoz k&tott (EU90%) — kizardlag ebben a tamogatasi forméaban:

1 készitmény (Inovelon)

Az indikacios teriiletre és a felirasra jogosultak korére (munkahely, szakképesités,
jogosultsdg) vonatkozo6 eldirasokat, illetve a kijeldlt intézmények listajat az illetékes
szakteriilet képviseldinek allisfoglalasa alapjan az un. EU indikéciés pontok tartalmaztak

hatalyos miniszteri rendelet forméjaban. (31)
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b) Artamogatds alapii egyedi méltanyossag keretében:

Nagyobb résziik eddigiekben csak e rendhagy6 tdmogatési formaban lehetett timogatott,
mely nem a ,klasszikus” finanszirozasi rendszer automatizmusa: I3 készitmény
(Aldurazyme, Cerezyme, Cystadane, Diacomit, Elaprase, Ilaris, Kuvan, Myozyme,
Orfadin, Somavert, Vpriv, Wilzin, Zavesca). Megjegyzendd, hogy gyermekek szamara
un. indikécion tali alkalmazas (,,0ff label use”) esetén +1 készitmény (Nplate) esetén
kérelmezte ritka beteg az egyedi méltanyossagi tamogatds lehetoségét a hazai

Egészségbiztositotol.

RB-ek kezelése tekintetében 19 készitmény lehetett ez altal a rendhagyd tdmogatasi
lehetdségként finanszirozott. Mindezen produktumok koziil a 10 legnagyobb
koltségvonzatl gyogyszerkészitmény indikacioja koziil 9 ritka idegrendszeri korkép volt.

(d. 6. tabldzat)
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6. tablazat: 2012-ben Magyarorszagon drtamogatds alapu egyedi méltanyossag
keretében tamogatott 10 legmagasabb kéltségvonzattal biro gyogyszerek — kiemelve a
neurologiai korképek kezelésére szolgalo készitményeket (38, 40)

Jelmagyardzat:
* _ Klasszikus értelemben (EMA alapjan) nem arva gyogyszernek minésitett. OD — Orphan Drug (Arva

Gyogyszer). RB — Ritka Betegség

=I : Neurologiai indikaciod

AFINITOR oD  |Vesedaganat (RB) 262 115 987 Ft
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I1. Specialis beszerzésii arva gyogyszerek: fekvobeteg-ellatas keretében, intézményi
(korhazi) felhasznalashoz kototten, tételes elszamolas alapjan.

2 készitmény (Fabrazyme, Replagal) — ezen a mddon torténd tamogatasanak feltétele,
hogy a kezeldorvos az OEP szamara a betegek allapotarol folyamatos elektronikus
adatszolgaltatasi kotelezettségnek tegyen eleget, mely lehetové teszi az adott terapia

hatékonysaganak és mellékhatdsanak ellenérzését. (42)

Az egyes készitmények tdmogatasi modjait, kategoriait és mértékeit, a hozzatartozo

betegszamokkal és koltségadatokkal a 7. tablazatban részleteztem.
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7. tablazat: A ritka neurologiai betegségek kezelésére indikdlt arva készitmények betegszamok, kéltségadatok vonatkozdsdaban tamogatds tipusonként

atinitor | |Egvediméltanyossag | s2|  @eemissavel 3 1sesssr | Jelmagyardzat:

* _ Klasszikus
Egye dl mmd s i o5 5 S

Teételes Hinanszirozas értelemben (EMA

alapjan) nem arva

gyogyszernek

oz

mindsitett

** - Az adott évben
Egyee dl et 1Td o 5.5 S
Kieme It (EU100)+Egyed nem volt engedélyezett

Givee | lkicmert(cUto0pemvear | om0 5615 063427 Ft 51278377 | Kérelem

!l : Neurologiai

indikacid
ysearen | lwiemengevioos) | zal azsisasif_ 1771477 F
Mewawvar |  Jkiemenz(ewzooss) | 3zm| iapsosizaard 0 az7syaor (38-40)

Rowatio Kiomalt (EU100)+Egye di 190 221 424 408 Ft 1 165 392 Fr|
Rl imid == Egyodl mid Itdny oss &g o OFt O Fr|
Rowvolado Kiemaolt [EU100%) al 124 533 097 Ft 3057 570 Ft
Sprycel Kigmeolt (EU100)+Egyedi 132 948 143 236 Ft F1BZ2903 Ft
Tasigia Kiomelt (EU100)+Egye di 168 1167 116 206 Ft E947 120 Ft
Torisel Kicmolt (EL100%) 15 34 282 F4ZFL 2285516 Ft
Traclaor Kiomelt (EU100)+Egye di 121 &34 004 047 Ft 5 239 703 Fr|
Wontavis Kigmeolt (EU100)+Egyedi 2 2 090931 Ft 1045 466 Fr
ool i ris Kiomelt [EU 1005 ) 10 B5 119 40& Ft & 511 941 Ft




A RB-ek gyodgyszertamogatasanak 30%-a ritka neurologiai betegségek kezelésére

forditodott.

Egyetlen készitménytdl eltekintve — mely emelt, EU90% tdmogatisi kategéridban
tamogatott —, tarsadalombiztositds keretében teljes mértékben finanszirozott
gyogyszerek voltak a 2012. évben” klasszikus™ artdmogatasi kategéridban: kiemelt,
indikaciohoz kotdtt (EU100%) és/vagy artamogatas alapu egyedi méltanyossag vagy

specialis finanszirozassal torténd, tételes elszamolas keretében.

A ritka idegrendszeri korképek kezelésére szolgald nagy koltségvonzatu készitmények
tarsadalombiztositasi tamogatasi Osszege 2012-ben 387 beteg részére tobb mint 4,5

milliard forint volt, amely a teljes gyogyszerkassza 1,4% - a.

Magyarorszagon a ritka neurologiai betegségben szenveddk kezelésére vonatkozoan az
egy fore juto atlagos terapias koltség sz€les intervallumban, hozzavetdlegesen

280 ezer — 92 millio Ft/ fo6 kozott szorodott a 2012. évi kdltségadatok alapjan.
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4.2. Az arva gyogyszerek feltérképezése az Eurdpai Unioban

4.2.1. Az arva gyogyszerek elérhetéségének vizsgalata az EU egyes tagallamaiban
A 2015. évben a kutatasban résztvevo tagallamokban a 83 arva készitmény koziil 29,4-
92,8% valamely modon kozfinanszirozott volt, beleértve az egyedi méltanyossag alapu
specialis tdmogatasi technikdkat — mindezt a 3. dbra részletezi. A nem rendszerszintii
finanszirozasi metodusok 0-41% kozott szorodnak orszagonként.

A rendszerszintli finanszirozasi technikakon beliil megkiilonboztettiink jarobeteg-ellatas
keretében, a kozforgalmi gyogyszertarakban megvaldsuld klasszikus artamogatas
modszerét; vagy fekvObeteg-ellatas keretében, azaz intézményi ellatdshoz kotott

finanszirozési lehetdségeket.

Az egyes tagallamokban az arva gyogyszerek elérhetosége és statusza az alabbi

sorrendben részletezett.

Ausztria

A tarsadalombiztositasi tdmogatasban részesiilo gyogyszeripari termékek — mint a
kozfinanszirozott arva gyogyszerek —, az Un. osztrak pozitiv gyogyszerlistan (németiil:
“Erstattungskodex” -ben) talalhatdak. (44).

Azon gyogyszerek, amelyek nem szerepelnek ezen a listdn, harom lehetdség szerint
részesiilhetnek kozfinanszirozasban:

» Korhazi (intézményi) felhasznalasti készitmények: elsésorban az eldirasi
alkalmazasoknak megfelelden a korhazi ellatds soran hasznalt gydgyszerek
tartoznak e csoportba, azonban ide sorolhatoak a jarobeteg-ellatas keretében
specidlis centrumokban torténd felhaszndlds  céljabol  jovahagyott
készitmények.

» Az atermék, amely nem szerepel az artamogatasi listdn — specialis esetekben
kozfinanszirozhatd individualis kérelem alapjan, az Osztrak Tisztiféorvos
jovahagyasat kovetden.

» Az a készitmény, amely nincs az osztrak gyogyszerpiacon — specialis
esetekben kozfinanszirozhat6 egyedi alapon, szintén az Osztrak Tisztiféorvos

jovahagyasat kovetden.
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Vizsgalataink eredménye alapjan Ausztridban 41 drva készitmény volt kdzfinanszirozott
tarsadalombiztositds keretében: ezen gydgyszerkoron belil 28 termék korhdzi
(intézményi) felhasznalashoz volt kotott, amely azt jelentette, hogy ezek a készitmények
nem lehettek jarobeteg-ellatas keretében a klasszikus médon artdmogatottak. Azonban
egyéb 13 AGy a gyogyszerartamogatas korébe tartozott. 34 termék egyedi esetekben,

individualis alapon volt kozfinanszirozott.

Kovetkezésképpen a tanulmanyunk soran vizsgalt 83 arva gydgyszeripari termék koziil
Ausztridban 2015-ben 75 készitmény részesiilt/részesiilhetett tdrsadalombiztositasi
tamogatasban, mig 8 AGy nem volt a kdzfinanszirozasi rendszer eleme. 6 AGy esetében
a ritka betegek szamara helyettesitd hatdanyagot tartalmazo készitményt tdmogatott a

tarsadalombiztositas.

Meg kell jegyezni, hogy Ausztria esetében betegszam-, és koltségvetési adatok kizardlag
a jarobeteg-ellatas szektorabol alltak rendelkezésre, az allami egészségbiztositas korhazi

kiadasai nem voltak elérhetoek.

Belgium

A vizsgalt 83 arva készitmény koziil 2015-ben 46 termék részesiilt tdrsadalombiztositasi
tamogatasban, 37 nem volt kozfinanszirozott. A belga jogszabalyi kornyezet alapjan
barmely, forgalomba hozatali engedéllyel bird gyogyszeripari készitmény alkalmazhato
jarobeteg-ellatas keretében, de a koltség a felird/eldird/alkalmazd egészségiigyi

szolgaltatot (korhdzat vagy egyéb egészségligyi ellatd intézményt) terheli.

Egyéb, rendhagyo financidlis metodusokat tekintve, meg kell emliteni, hogy létezik egy
un. specialis szolidaritasi alap Belgiumban, amely a szocialis biztonsagi halo része. Ez
azonban a beteg nevéhez rendelt és a paciensek bizonyos mértékii (altalaban 60%-0s)
teherviselését feltételezi. Tekintve az arva készitmények koltségvonzatat, érdemben nem

keriilt fokuszba ez a timogatési lehetdség.
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Bulgaria

A tarsadalombiztositdsi tdmogatas alapja az un. Pozitiv Gyédgyszer Lista (angolul:

Positive Drug List — roviditve: PDL), amelynek két fiiggeléke van.

Az 1. szamu Fiiggelék tartalmazza azokat az arva gyogyszereket, amelyeket Bulgaria
Nemzeti Egészségbiztositasi Alapja a BNO altal meghatarozott indikéciokban tdmogat
(45, 46). A 38/2004. szamu Rendelet foglalja 0ssze azokat a korképeket, amelyek
esetében a Nemzeti Egészségbiztositasi Alap kozfinanszirozottan biztosithatja a terapiat.
Ebben a rendeletben hozzavetdlegesen 15 RB szerepel. Azon ritka kérképek esetében,
amelyeket ez a lista nem tartalmaz, a pacienseknek egyéb kozfinanszirozasi eljarasokat
sziikséges kérelmezniiik. Gyermekindikaciok esetében Iétezik az Un. Gyermekek
Kezelésére Szolgalo Kozponti Alap, amely kozvetleniil a Bolgar Egészségligyi
Minisztérium feliigyelete ala tartozik. Ez a tdmogatasi lehetdség azonban csak 18.
¢letéviiket be nem toltott paciensek szamara elérhetd. Nincs informacié azokrol a

gyogyszerekrdl, amelyeket az elmult években e Kozponti Alap tAmogatott.

Az egészségligyi szolgaltatok (korhdzak) azon EMA vagy a nemzeti hatosag altal kiadott
forgalomba hozatali engedéllyel rendelkez0 arva gyogyszerkészitményeket finanszirozza,
amelyek szerepelnek a PDL 2. szam@ Fiiggelékében. Néhany AGy esetében a két
figgelék tartalmaban lehetnek atfedések, mint példaul a miglustat hatdanyag Gaucher-
kor indikacidjara vonatkoz6 BNO kdddal a Nemzeti Egészségbiztositasi Alap altal
artamogatott; valamint egészségiigyi szolgaltatok is finanszirozhatjdk a készitményt

jarobeteg-ellatas soran barmely torzskonyvezett indikacidjaban.

Bulgariaban, 2015-ben 2 drva gyogyszerkészitményt tartalmazott a bolgar PDL 1. szamu
Figgeléke, ezaltal ez a 2 AGy volt gyogyszerartamogatas keretében a Nemzeti
Egészségbiztositasi Alap altal kozfinanszirozott, meghatarozott BNO indikéaciok esetén.
16 arva terméket csak a PDL 2. szamu Fiiggeléke listazott, ez altal lehetdvé téve az
intézményi koltségvetésbdl torténd koztamogatast. Osszesen 9 drva készitményt
tartalmazott a PDL 1. és 2. szamu Fiiggeléke is, kovetkezésképpen e termékek mindkét
finanszirozasi metddus altal eljutottak a ritka betegekhez, azonban az artdmogatés
meghatirozott indikaciokhoz volt kotve. Osszeségében tehat a vizsgalt 83 arva
gyogyszerkészitmény koziil 27 termék volt tarsadalombiztositas keretében klasszikus

modon kozfinanszirozott, 56 készitmény kiviil esett e tamogatott gyogyszerkoron.
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Megjegyzendd, hogy Bulgéariaban nem alltak rendelkezésre egyéb, rendhagyd tamogatasi

mechanizmusok altal tdimogatott gydgyszerekrdl informéciok.

Csehorszag

A kutatasunk targyat képezé 83 gyodgyszer kozil 26 drva készitmény képezte a cseh
tarsadalombiztositasi tiamogatasi rendszer permanens részét, amely rendszert Csehorszag
Allami Gyégyszer-Ellenérzési Intézete koordinal. Azon gyogyszerek, amelyek kiviil
estetk ezen a szisztémdn, egyéb, individudlis betegkérelmeken alapuld, egyedi
mechanizmusok altal kozfinanszirozotta valhattak — 14 drva készitmény képezte ezt a
csoportot 2015-ben. Az AGy-ek felirhatosaga altalaban szakértSi centrumokhoz kotott,
amely egészségiigyi intézmények biztositani tudjdk e nagyértekli gydgyszerek hatékony
alkalmazasat. Ezek a szakértdi centrumok az allami jarobeteg-ellatd rendszer részei. Az
Allami Gyo6gyszer-Ellen6rzési Intézet nem kompetens a gyogyszerek — igy az arva
gyogyszerkészitmények — kdzforgalmi arazasanak és kozfinanszirozasdnak kérdésében a
fekvobeteg-ellatas divizidjat, vagyis intézményi/korhazi felhasznalasat illetéen. Az
allami egészségiigyi szolgaltatok maguk menedzselik az AGy-ek finanszirozasat sajat

koltségvetésiik alapjan.
Franciaorszag

2015-ben 77 arva készitmény szerepelt tamogatottként, 6 gyogyszer pedig nem szerepelt
a francia egészségligyi kozfinanszirozas rendszerében. Alapvetéen intézményi
gyogyszertari rendelhetdséghez volt kotott alkalmazasuk. A tablazat szerint egyetlen
hatéanyag kombindcios kezelésként szerepelt e tamogatotti gydgyszerkorben, mivel a
nemzeti értékelési folyamat soran monoterapiaként negativ véleményt kapott. Egy masik
készitmény pedig elsé vonalbeli kezelésként szintén negativ mindsitést kapott.
Franciaorszagban a kozfinanszirozasi rendszerbe torténd bekeriilés illetékes dontéshozo
testlilete egy interszektoralis, multidiszciplinaris szakértdi testiilet, amelynek a Francia

Egészségligyi, valamint a Gazdasagi Minisztérium képviseloi is tagjai.
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Lengyelorszag

A Lengyel Egészségiigyi Minisztérium 4altal 2016-ban  deklardlt RBNT
tervdokumentumban  leirtak  alapvetéen meg kivanja reformdlni az arva
gyogyszerkészitmények tarsadalombiztositasi tdmogatasat, mely szerint a legfontosabb
értékelési szempontként az arva produktumok klinikai hatékonysagat kellene tekinteni. A
lengyel RBNT elorevetiti, hogy a gyakori korképek kezelésére indikalt gyogyszerek
egészségiigyi technologia értékelésétdl eltérden, az AGy-ek esetében a folyamat nem egy
— a Klasszikus kiiszobértéket alkalmazé — gazdasagi analizis benyujtasan kell, hogy
alapuljon, hanem a forgalmazoknak csak a javasolt ar indoklasat sziikséges beadni. Ez azt
jelenti, hogy tervezetten az AGy-ekre vonatkozo koltséghatékonysagot az értékeld szerv
nem fogja az elkdvetkezendékben elemezni, de klinikai analizis, csak ugy, mint a
koltségvetési hatds elemzése tovabbra is beadandé az AGy-ek tarsadalombiztositasi
tdmogatasanak igényléséhez.

Lengyelorszagban az Gn. Gydgyszer Program nyujt definitiv lehetéséget a RB-ben
szenvedd paciensek szdmara is, hogy kozfinanszirozott terapidban részesiiljenek. 2015-
ben az AGy-ek koziil 18 termék fekvibeteg-ellatas, 1 termék jarobeteg-ellatas keretében
volt tamogatott. Az AGy-ek dont6 tobbsége e program keretén beliil volt a rendszerszerti
egészségbiztositas részese. Ezek mellett azonban egyéb lehetdségek is 1éteznek, ugy, mint
a gyogyszerlistara felkertilt termékek klasszikus artamogatas keretében, jarobeteg-ellatas
divizidjdban 1 drva gydgyszerkészitmény esetében; vagy a Kemoterapids Katalogusban
szerepld szintén S drva készitmény intézményi felhaszndlashoz kototten. Az
elkovetkezenddkben a Lengyel Egészségligyl Minisztériumnak lesz lehetdsége arra, hogy
egy un. siirgdsségi alap felett diszpondljon, amelynek maximalizalt 6sszegkerete 10
milli6 lengyel zloty, vagyis hozzavetdlegesen 2,5 milli6 eurd lenne, és azon gyodgyszerek
tdmogatasa céljabol lehetne felhasznalni, amelyek tdrsadalombiztositasi tAmogatasban
nem részesiilnek, de a betegek szamara siirgds sziikségletet képeznek. Megjegyzendo,
hogy ez az alap nem kizarolagosan az AGy-ek szamara hivatott, annak koltségvetése
feliilrdl limitalt. Minden betegkérelmet egyedileg az Egészségiligyi Minisztériumnak kell
elbirdlnia. E siirgdsségi alap hatalyba 1épésének pontos id6pontjat illetden konkrét
informaciokat nem kaptunk. Egyéb kozfinanszirozasi technika aktualisan nem volt
hatalyban Lengyelorszagban. Méltanyossagi alap jogszabalyi kerete pedig nem Iétezett

¢és nem is volt tervezett ez irdnyt jogalkoto6i szandék.
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Osszegezve a lengyel helyzetet, 2015-ben 25 drva gydgyszer volt a tarsadalombiztositasi
tamogatasi rendszer eleme és 56 produktum kiviil esett ezen a gyogyszerkoron. A legtobb
gyogyszer (19 darva készitmény) tn. Gyogyszer Program meghatéarozott keretei kozott
lehetett kozfinanszirozott. Individualis alapt, méltanyossagi tdmogatési technikdk nem

léteztek.
Szlovénia

A szlovén egészségbiztositasi rendszer tarsfinanszirozason (angolul: co-insurance)
alapul, amelynek lényege, hogy a kockézatokat tobb biztosité kozosen vallalja elére
meghatarozott aranyszamok alapjan. Ez a rendszer maganbiztositasi alapon és csak
felnottek szamara mikodik. Gyermekek és tanuldk esetében az egészségiigyi koltségek
100%-ban és kotelezden allami biztositas keretében finanszirozottak. A tarsfinanszirozasi
rendszerben minden gyogyszer 100%-ban tamogatott, a beteget nem terheli addicionalis
fizetési kotelezettség. Abban az esetben kell a paciensnek koltséggel szamolnia,
amennyiben a gydgyszere nem a referencia arazasi rendszer referencia terméke, hanem
attol magasabb bruttd fogyasztoi arral bird készitmény. Az AGy-ek — a népbetegségek
kezelésére indikalt készitmények daraitdl szignifikdnsabb magasabb kdltségvonzattal
jellemezhetd gydgyszeripari termékek lévén — nem ennek a referencia darazasi

rendszernek az elemei.

A vizsgalt 83 termék koziil 2015-ben Szlovéniaban 43 drva gyogyszerkészitmény Volt a
tarsadalombiztositasi tamogatasi rendszer eleme. Ezek az AGy-ek a Szlovén
Gyogyszerlistan voltak megtalalhatéak és az egészségligyi ellatd rendszer barmely
diviziojaban alkalmazhatoak voltak, addicionalis financialis terhet nem jelentettek a
paciensek szamara. 2 drva készitmény individualis betegkérelem alapjan volt
finanszirozott a Szlovén Egészségiligyi Minisztérium Alapjabol. Tehat dsszességében 45
drva gyogyszer szerepelt, 38 pedig kiviil esett a szlovén tarsadalombiztositasi tamogatas

rendszerén.

Az egyes tagallamok egészségbiztositasi rendszereit analizalva, 0Osszefoglaléan
elmondhatjuk, hogy a kutatdsaink fokuszéban vizsgalt 83 arva gyodgyszeripari termék

vonatkozasdban Ausztridban és Franciaorszagban a ritka betegek tobb, mint 90%-a
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hozzajut a szamara indikalt arva gyogyszerkészitményekhez, mig Bulgaridban és
Lengyelorszagban ezen aranyszamok a 30%-ot sem érik el. A tobbi analizalt tagallam —

koztiik Magyarorszag — az emlitett ardnyszamok kozotti értékkel jellemezhetoek.

A 2015. évre vonatkozéan az AGy-ek kozfinanszirozott statuszat, valamint a

finanszirozas modjat a 8. tabldzat részletezi.
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3. dbra: Arva gyégyszerek timogatdsi metédusai az Eurdpai Unié 8 tagdllamdban a
2015. évben

Forras:

Ausztria: Osztrak Tarsadalombiztositasi Intézetek Szovetsége (Hauptverband der dsterreichischen Sozialversicherung-
strager)

Belgium: Belga Nemzeti Egészség- és Rokkantsagi Biztositasi Intézet (Institut National d'Assurance Maladie-Invali-
dité / Rijksinstituut voor ziekte-en invaliditeitsverzekering, INAMI / RIZIV)

Bulgaria: Bolgar Nemzeti Egészségbiztositasi Alap (NHIF), Gyogyszeripari Termékek Arazasi és Artimogatasi Nem-
zeti Tanacsa (NCPR)

Csehorszag: Allami Gyogyszer-Ellenérzési Intézet (Statni tstav pro kontrolu lé&iv, SUKL)
Franciaorszag: Nemzeti Egészségiigyi Hatosag (Haute Autorité de Sante, HAS)

Lengyelorszag: Nemzeti Egészségiigyi Alap (Narodowy Fundusz Zdrowia), Egészségiigyi Minisztérium (Ministerstwo
Zdrowia)

Magyarorszag: Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar (OEP)
Szlovénia: Szlovén Egészségbiztositasi Intézet (Zavod za zdravstveno zavarovanje Slovenije, ZZZS)
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8a-d) tibldzat: Arva gyégyszerek finanszirozdsanak feltérképezése az Eurdpai Unié
8 tagallamaban 2015-ben

Jelmagyarazat:

Gyobgyszerkasza (P)
Gyogyszer-, és Kérhazi kassza (P/H)
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Austria Belgium
Brand name ATC code | Standard Specdal No public Standard Special Mo public
reimbursement reimbursement |funding reimbursement reimbursement |funding
8a) on an individual on an individual
basis basis

1. |Adcetris™ LO1XC12 P
2. |Adempas™ CO2KX0S P
3. |Arzerra™ LO1XC10 X
4. JAtriance™ LO1BBO7 b P
5. |Bosulif™ LOIXE14 b P
&. |Bronchitol™ ROSCB16 b b
7. |Carbaglu™ AlBAADS b P
8. |Cayston™ JO1DFO1 s s
S. |Ceplene™ LO3AX14 b b
10 |Cerdelga™ A16AXI10 X X
11. |Cometrig™ LO1IXE2E ® X
12 |Cyramza™ LOIXC X
13 |Cystadane™ A1EAADS ® P
14 |Dacogen™ LO1BCOS P
15. |Defitelio™ BO1AXO1 b
16. |Delytba™ JOAAKDE b b
17. |Digcomit™ MNO3AX1T x P
138. |Elaprase™ A16ABOS P
1. |Esbriet™ LOAAXOS P
20. |Evoltra™ LO1BBO& P
21. |Exjade™ WO3ACD3 b P
22 |Firazyr™ CO1EB1S P P
23 |Firdapse™ NO7XH0S b b
24 | Gazywvaro™ LOIXC15S P
25 |Gliolan™ LO1X D04 P
26. |Glybera™ CloAX10 b
27. | Granupas™ JO4AADL ® X
28 |lclusig™ LO1XEZ4 s s
25, |Imbruvica™ LO1XE27 P P
30 |lmnovid™ LOAAXODE X P
31 |Increlex™ HO1ACD3 P P
32 |Inovelon™ MNO3AFO3 X P
33, |Jakavi™ LOIXELS b P
34 |Kalydeco™ RO7AXOZ b b
35. |Ketoconazole HRA™ |102ABO2 X X
36. |Kolbam™ ADSAADS b b
37. |Kuwvan™ Al6AX0T P P
38 |Litak™ LO1BBO4 ! P
39. |Lynparza™ LOLX X AE P
40. |Mepact™ LO3AX1S b b
41. |Mozobil™ LO3AX1E P
42 |Myozyme™ A16ABOT P
43 |Naglazyme™ A16ABOE P
44 |MNexavar™ LOLXEODS b P
45 |NexoBrid™ DO3BAOS b
46, [Nplate™ BOZBX04 P P
47 |Ofev ™ LO1XE P P
48, |Opsumit™ COZKXO4 P P
45 |Orfadin™ AlGAXD4 b P
S0. |Orphacol™ ADSAADS X X
51 |Pedea™ CO1EB1& b
52 |Peyona™ NO&BC01 X
53 |Plenadren™ HOZABOS bt b
5S4 |Prialt™ NO2BGOS b
55 |Procysbi™ AlsAADS b b
S6. |Revatio™ GO4BEO3 P P
57. |Revestive™ Al6AX0E x x
S&. |Revlimid™ LA KOS b P
5SS |Savene™ WO3AFD2 P
60. |Scenesse™ DO2BBOZ2 X
&1, |Signifor™ HO1CBOS b X
52, |Siklos™ LOLXXOS bt b
53, |Sirtura™ J04A b b
&4 |Soliris™ LOEAAZS P
&5, |Sprycel™ LOLXEDS b P
B6. |Sylvant™ LO4AC11 X
&7 |Tasigna™ LOLXEDS b P
&8, |Tepadina™ LO1ACO1 X
69, |Thalidomide Celgend LOLAXKD2 e X
70. |Tobi Podhaler™ JO1GBO1 = P
71 |Torisel™ LOLXEODS P
72 |Translarma™ no ATC X X
73 |Widaza™ LO1BCO7 P
74 |Wimizim™ AlGABL2 b
75 |Wolibris™ CO2KX02 P P
76 |Wotubia™ LOIXELD b b
F7|Wpriv™ AlsABLO P P
78 |VWindagel™ NO7HHOS b P
79, |Wilzin™ A1EAXDS b ®
B0. | Xagrid™ LOLX X3S b P
81, | Xaluprine™ LO1BBO2 = X
82 |vondelis™ Loicxol | e [
83 |Zavesca ™ A1GAXDE P P

Summa 41 34 -] 46 ] 37

Remarks: *Another product available
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Bulgaria

Czech Republic

Brand name ATC code | Standard Special No public |Standard Special No public
reimbursement reimbursement [funding reimbursement reimbursement [funding
8b) on an individual on an individual
basis basis

1. |Adcetris™ LO1XC12 b
2. |Adempas™ CO2KX05 K= HE
3. |Arzermra™ LO1XC10 X
4. JAtriance™ LO1BBO7 b
5. |Bosulif™ LO1XE14 Hw- HE
&. |Bronchitol™ ROSCEB1& K= HE
7. |Carbaglu™ AleAADS x== xR
8. |Cayston™ JO1DFO1 K= HE
S. |Ceplene™ LO3AX14 K= HE
10 |Cerdelga™ A16AXI0D K== XE
11 |Cometrig™ LO1XEZ2E& K= HE
12, |Cyramza™ LOLXC e HE
13. |Cystadane™ AlBAADE K= b
14. |Dacogen™ LO1BCOS K= HE
15. |Defitelio™ BO1AXO1 = XE
16. |Delytba™ JO4AKDE K= HE
17. |Digcomit™ MNO3AX1T K= P
18. |Elaprase™ AlBABOS P/H P
15. |Esbriet™ LO4AXOS H = P
20. |[Evoltra™ L016606 || X
21 |Exjade™ WO3ACOD3 P P
22 |Firazyr™ CO1EB19 = P
23 |Firdapse™ NO7XHAHKOS H b
24 | Gazywvaro™ LO1XC1S e HE
25 |Gliolan™ LO1X D04 K= b
26. |Glybera™ C1loAX10 K= HE
27. |Granupas™ Jo4AADL K== KE
28 |lclusig™ LO1XE24 K= HE
259 |Imbruvica™ LOIXE27 K== XE
30. | Imnovid™ LO4AKDE K= b
31 |lncrelex™ HO1ACO3 K- P
32 |Inovelon™ NO3AFO3 K= P
33 [Jakavi™ LO1XE1Z | Rl X
34 |Kalydeco™ RO7AXOD2 = XE
35. |Ketoconazole HRA™ |J0ZABO2 K- ht
36, |Kolbam™ ADSAADS K= KE
37 |Kuvan™ A1BAXOT P/H P
38 |Litak™ LO1BBO4 ! P
359 |Lynparza™ LOTK X 45 K KE
40. |[Mepact™ LO3AX1S | K= P
41. |Mozobil™ LO3AX1E P
42 |Myozyme™ A15ABOT P/H P
43, |Naglazyme™ AlEABODS P X
44 |Mexavar™ LO1XEODS P
45, |INexoBrid™ DO3BA03 x== xR
46, [N plate™ BO2BX04 P
47 |Ofev ™ LO1XE K= HE
48 |Opsumit™ CO2KX04 K== XE
45 |Orfadin™ AlBAXO4 K= P
50. |Orphacol™ ADSAADS w= HE
51 |Pedea™ CO1EB1& K= HE
52 |Peyona™ NOEBCO1 || X#
53 |Plenadren™ HOZABOS = XE
S4_ |Prialt™ NOZBGOS H HE
S5, |Procyshi™ AleAADS K= KE
S6. |Revatio™ GO4BED3 P/H P
57. |Revestive™ A16AX0E W HE
S8, |Revlimid™ LO4A KDL K= P
55 |Savene™ WO3AFD2 K= HE
60. |Scenegsse™ DO2BBOZ o= e
&1 |Signifor™ HO1CBOS P/H b
52, |Siklos™ LOIXXOS - HE
&3, |Sirtura™ JO4A K= HE
&4 |Soliris™ LO4AAZS x== xR
&5 |Sprycel™ LO1XEDS P
B6. |Sylvant™ LOo4ACI] K= HE
67 |Tasigna™ LOIXEDS P
68, |Tepadina™ LO1ACOL K= b
65, |Thalidomide CelgendLO4AXD2 w= HE
70.|Tobi Podhaler™ JO1GBO1 P/H P
71 |Torisel™ LO1XEOS [ R P
72 |Translarna™ no ATC o= e
73 |Vidaza™ LO1BCO7 K= P
74 |Vimizim™ AleAB12 Hw- HE
75 |Wolibris™ CO2KX02 P/H P
76 [Votubia™ Loixeio PR X
77 |VWpriv™ AlsAB10 K= P
78 |Windagel™ NO7HXOS P/H HE
759 [Wilzin™ A1BAXOS = b
B0. | Kagrid™ LOLXX3S HE
81 |Kaluprine™ LOo1BBO2 - HE
B82. |Yondelis™ LO1CXO1 P
83. |Zavesca ™ AL16AX0E P/H P

Summa 27 0 56 26 14 43

**The medicinal product is not included in #: Reimbursement through hospitals as part of
Remarks: Bulgarian Positive Drug List in-patient care was possible
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France Hungary
Brand name ATC code  |Standard Special No public |Standard Special No public
reimbursement reimbursement [funding reimbursement reimbursement [funding
8C) on an individual on an individual
basis basis
1. |Adcetris™ LO1XC12 P P
2. |Adempas™ CO2KX05 P P
3. |Arzerra™ LO1XC10 P X
4. |Atriance™ LO1BBO7 [ w7
5. |Bosulif™ LO1XE14 P P
&. |Bronchitol™ ROSCEB1& P b
7. |Carbaglu™ AlBAADS P b
8. |Cayston™ JO1DFO1 P b
S. |Ceplene™ LO3AX14 P b
10. |Cerdelga™ AlBAXI10 P b
11. |Cometrig™ LOIXKE2E P X
12 |Cyramza™ LOIXKC pre= X
13 |Cystadane™ A 1EAA DS P P
14 |Dacogen™ LO1BCOS P X
15. |Defitelio™ BO1AXO1 P b
16. |Delytba™ JOLAKDE P b
17. |Diacomit™ NO3AX1T7 P b
15 [Elaprase™ A16ABOS F = s I
15. |Esbriet™ LO4AXOS P b
20. |Evoltra™ LO1BBO& P b
21. |Exjade™ WO3ACD3 P P P
22 |Firazyr™ CO1EB1S P b
23 |Firdapse™ N O7HHOS P b
24 |Gazywvaro™ LOIXC1S P X
25 |Gliclan™ LO1X D04 P b
26 |Glybera™ C1loAX10 b b
27 |Granupas™ JO4AADL P X
28 |lclusig™ LO1XE24 P b
25, |Imbruvica™ LO1XE27 P P
30. | Imnovid™ LO4AKDE P b
31 |Increlex™ HO1ACD3 P X
32 |lnovelon™ M O3A FO3 P P
33, [Jakavi™ LO1XELS P P
34 |Kalydeco™ RO7AXOZ P b
35. |Ketoconazole HRA™ |J0ZABO2 P X
36. |Kolbam™ ADSAADS b b
37 |Kuvan™ A1BAXOT P P
38. |Litak™ LO1BBO4 P P
359 |Lynparza™ LOIX K45 P X
40 |[Mepact™ LO3AX1S o b
41. |Mozobil™ LO3AX1E P b
43 |Naglazyme™ A15ABOS P
44 N exavar™ LO1XEDS P P P
45 |[NexoBrid™ DO3BAD3 b b
46 |MNplate™ BO2BX04 P P P
47 |Ofewv ™ LO1XE P P
48 |Opsumit™ CO2KX04 P P
45 |Orfadin™ Al6AXOD4 P P
S50, |Orphacol™ ADSAADS P b
51 |Pedea™ CO1EB1& P b
52 |Peyona™ NO&BCO1 b b
53. |Plenadren™ HOZABODS P X
S4 |Prialt™ NO2BGOS P b
55 |Procysbi™ AlsAA DL P b
S6. |Revatio™ GO4BED3 P P P
57. |Revestive™ AlBAX0E P X
S8, |Revlimid™ LO4A KDL P P
55, |Savene™ WOSAFD2 P b
60. |Scenegsse™ DOo2ZBBOZ2 X X
&1 |Signifor™ HO1CBOS P P
52, |Siklos™ LO1XX0S P b
&3 |Sirtura™ JO4A P b
64 |Soliris™ LO4AA2S [ e
&5, |Sprycel™ LO1XEDS = P P
B6. |Sylvant™ LOo4ACI] P P
&7 |Tasigna™ LO1XEDS P P P
68, |Tepadina™ LO1ACOL P b
59 |Thalidomide Celgen{LO4AXD2 P K=
70.|Tobi Podhaler™ J01GBO1 P =
71 |Torisel™ LO1XEDS P P P
72 |Translarna™ no ATC P X
73 |Widaza™ LO1BCO7 P P
74 |Vimizim™ A16AB12 [ F:
75 |Wolibris™ CO2KX02 P P
76 |Votubia™ LO1XEL1D P P
77 [verive A16AB10 P _:
78 |Windagel™ N O7HXOS P P
79 |Wilzin™ A1BAXOS P P
B0. | Kagrid™ LO1IXX3S P b
81, | Xaluprine™ LO1BBO2 P P
82 |yondelis™ LO1CXO1 P === I
83. |Zavesca™ ALBAXOE P P
Summa 77 0 6 11 33 46
*** Only in combination. ****Negative *Another product available
Remarks: opinion for first line therapy
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Poland Slovenia
Brand name ATC code  |Standard Special Mo public |Standard Special No public
reimbursement reimbursement (funding reimbursement reimbursement [funding
8d) on an individual on an individual
basis basis
1. JAdcetris™ LOIXC12 P/H
2. |Adempas™ CO2KX05 P/H
3. J|Arzerra™ LO1XC10 1 P/H
4. |Atriance™ LOo1BBO7 ®
5. |Bosulif™ LO1XE14 1 P/H
&. |Bronchitol™ ROSCEB1& 1 b
7. |Carbaglu™ A1EAACS 1 P/H
8. |Cayston™ JO1DFO1 1 P/H b
9. |Ceplene™ LO3AX14 1 X
10. |Cerdelga™ Al6AXI10 1 X
11. |Cometrig™ LOIXKE2E 1 X
12 |Cyramza™ LO1XC 1 P/H
13 |Cystadane™ A16AADE P/H
14 |Dacogen™ LO1BCOS 1 P/H
15. |Defitelio™ BO1AXOL 1 s
16. |Delytba™ JO4AKDE 1 b
17. |Diacomit™ NO3AX1T7 1 b
18. |Elaprase™ A15ABOS P x X
15. |Esbriet™ LO4AXOS 1 P/H
20 |Evoltra™ LO1BBOG P/H
21, |Exjade™ WO3ACOD3 P/H
22 |Firazyr™ CO1EB1S P xxx P/H
23 |Firdapse™ N O7HHKOS 1 b
24 |Gazyvaro™ LO1IXC1S 1 P/H
25 |Gliclan™ LO1X D04 1 b
26 |Glybera™ C1loAX10 1 b
27.|Granupas™ JO4AADL 1 x
28 |lclusig™ LO1XE24 1 b
25, |Imbruvica™ LO1IXEZ27 1 P/H
30. | Imnovid™ LO4AKODE 1 P/H
31 |Increlex™ HO1ACD3 X
32.|lnovelon™ N O3AFO3 1 P/H
33, [Jakavi™ LO1XELS 1 P/H
34 |Kalydeco™ RO7AXOZ 1 P/H
35. |Ketoconazole HRA™ |102AB0D2 1 ®
36. |Kolbam™ ADSAADS 1 b
37 |Kuvan™ A1BAXOT 1 b
38 |Litak™ LO1BBO4 1 P/H
359 |Lynparza™ LOIX K45 P/H
40. |[Mepact™ LO3AX1S 1 b
41 |Mozobil™ LO3AXIE X
42 |Myozyme™ A1BABOT P/H
43 |Naglazyme™ A16ABOS P/H
44 [N exavar™ LO1XEODS P/H
45 |[NexoBrid™ DO3BAD3 1 b
45, |MNplate™ BOZBXO4 1 P/H
47 |Ofev ™ LO1XE 1 P/H
48 |Opsumit™ CO2KX04 b
45, |Orfadin™ AleAXDS s
S0, |Orphacol™ ADSAADS 1 b
51 |Pedea™ CO1EB1& 1 b
52 |Peyona™ NOEBCOL 1 ®
53. |Plenadren™ HOZABODS 1 X
S4_ |Prialt™ NO2BGOS 1 b
S5, |Procyshi™ AlsAADL 1 X
S6. |Revatio™ GO4BED3 P/H
57. |Revestive™ A1BAXOE 1 X
S8, |Revlimid™ LO4AX D4 P/H
55 |Savene™ WOSAFD2 1 b
60. |Scengsse™ DoZBBO2 1 X
&1, |Signifor™ HO1CBOS 1 P/H
52, |Siklos™ LO1XX0S 1 b
63 |Sirturo™ Jo44 1 x
&4, |Soliris™ LO4AAZS 1 P/H
&5. |sprycel™ LOIXEDE P/H
G55 | Sylvant™ LOo4ACIT 1 P/H
&7 |Tasigna™ LO1XEDS P/H
68, |Tepadina™ LO1ACOL b
5. |Thalidomide Celgen{LO4AKOD2 1 P/H
70.|Tobi Podhaler™ J01GBO1 1 P/H
71 |Torisel™ LO1XEDS 1 =
72 |Translama™ no ATC 1 X
73 |Widaza™ LO1BCO7 P/H
74 |Wimizim™ AlsAB12 1 b
75 |Volibrig™ CO2KX02 P/H
76 |Votubia™ LO1XEL1D 1 P/H
F7 |V priv™ AlsABL1O P/H
78 |Windagel™ N O7HXKOS 1 P/H
79 |Wilzin™ A1BAXOS 1 P/H
B0. | Kagrid™ LO1XX35 1 =
81, | Xaluprine™ LO1BBO2 1 X
82 |yondelis™ LO1CXO1 — P/H
83. |Zavesca ™ A 1EAKDE 1 P/H
Summa 25 0 58 43 2 38
Remarks: *Another product available
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4.2.2. Az arva gyogyszerek koltségvetési hatasanak tagallami szinti analizise

Az AGy-ek kozkiadasi adatai Franciaorszagra vonatkozoan nem voltak elérhetdek.

Az AGy-ek teljes kozkoltségei a 7 vizsgalt tagallamban 2013-ban 1,13-21,95 €/£ (atlag:
7,36 €/10) értékekrol 2014-ben 1,69-25,04 €/16 (atlag: 8,66 €/f0) 0sszegekre emelkedtek.
Az egy fore esd abszolut koltségek 16,7-szeres kiilonbségeket mutattak a tagallamok
kozott a legalacsonyabb ¢és a legmagasabb koltségek tekintetében. Azonban
megjegyzendd, hogy Ausztria és Bulgaria nem tudott adatokat szolgaltatni a fekvobeteg-
ellatas keretében kiadott 6sszegek vonatkozdsaban.

Az eredményeket a 9. tabldazat 6sszegzi.
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9. tablazat: Az arva gyogyszerekre forditott, egy fore juto tagdllami kozkiadasok az Eurdpai Unio hét orszagaban a 2013. és 2014. évben

Jelmagyarazat:

$ Intézményi arva gyogyszer kiadasok nem kalkulaltak.
$$ Adatkérés idejében az adatok nem voltak elérhet6ek, ezért a 2013. évi szamértékeken alapul a kalkulacio.

Forras:

10sztrak Tarsadalombiztositasi Intézetek Szdvetsége (Hauptverband der dsterreichischen Sozialversicherungstriger)
2 Belga Nemzeti Egészség- és Rokkantsagi Biztositasi Intézet (Institut National d'Assurance Maladie-Invalidité / Rijksinstituut voor ziekte-en invaliditeitsverzekering, INAMI / RIZIV)
3 Bolgar Nemzeti Egészségbiztositasi Alap, Gyogyszeripari Termékek Arazasi és Artamogatasi Nemzeti Tanacsa
4 Allami Gyogyszer-Ellendrzési Intézet, Csehorszag (Statni Gistav pro kontrolu 1é¢iv, SUKL)
5 Nemzeti Egészségiigyi Alap (Narodowy Fundusz Zdrowia), Egészségiigyi Minisztérium, Lengyelorszag (Ministerstwo Zdrowia)

® Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar, Magyarorszag (OEP)

" Szlovén Egészségbiztositasi Intézet (Zavod za zdravstveno zavarovanje Slovenije, ZZZS)
* http://appsso.eurostat.ec.europa.eu/nui/show.do?dataset=ert_bil eur a&lang=en

**http://appsso.eurostat.ec.europa.eu/nui/show.do?dataset=demo_gind&lang=en
*** https://data.oecd.org/pop/population.html

Ausztria® Belgium Bulgaria Csehorszag®® Lengyelorszag Magyarorszag Szlovénia
2013
Osszesitett kozkiadas tagallami pénznemben 98,600,000 € ! | 245,000,000 €2 | 16,201,220 BGN 3 | 1,100,000,000 CZK 4 212,725,536 PLN 5 9,577,605,323 HUF © 16,893,308 €7
Eurostat atvaltasi arfolyam — éves adat (/1 €) 1,96 BGN* 25,98 CZK* 4,20 PLN* 296,87 HUF*
Osszesitett kozkiadas €-ban 98,600,000 245,000,000 8,266,000 42,340,000 50,649,000 32,262,000 16,893,000
Lakossag mérete 8,500,000 *** 11,161,642 %" 7,284,552 ** 10,516,125 ** 38,062,535 9,908,798 ** 2,058,821 "
Osszesitett kozkiadas €/f5-re 11,60 21,95 1,13 4,03 1,33 3,26 8,21

2014

Osszesitett kozkiadas tagallami pénznemben

109,800,000 € *

280,000,000 € 2

23,967,183 BGN 3

1,400,000,000 CZK*

348,368,792PLN °

12,501,994,171 HUF ©

19,853,716 €7

Eurostat atvaltasi arfolyam — éves adat (/1 €) 1,96 BGN* 27,54 CZK* 4,18 PLN* 308,71 HUF*

Osszesitett kozkiadas €-ban 109,800,000 280,000,000 12,228,000 50,835,000 83,342,000 40,496,000 19,854,000
Lakossag mérete 8,500,000 **** 11,180,840 ™" 7,245,677 7" 10,512,419 ™" 38,017,856 ™ 9,877,365 " **2,061,085
Osszesitett kozkiadas €/f5-re 12,92 25,04 1,69 4,84 2,19 4,10 9,63
Osszesitett kozkiadasok atlaga €/f6-re 2013-ban

és 2014-ben 12,26 23,50 1,41 4,43 1,76 3,68 8,92



http://appsso.eurostat.ec.europa.eu/nui/show.do?dataset=ert_bil_eur_a&lang=en
https://data.oecd.org/pop/population.html

2013. és 2014. években az arva gyogyszerkészitményekre forditott atlagos koltségek az
egyes tagallamokban a teljes allami gyogyszerkasszak 2,25-6,51% kozotti részeit
képezték, valamint a teljes egészségiigyi kozkoltségek tekintetében 0,44-0,96%
raforditast jelentettek a /0. tabldzatban részletezettek alapjan.

Ausztridban és Bulgaridban ezen adatok nem voltak elérhetdek.

10. tablazat: Az arva gyogyszerekre forditott, éves, dsszesitett kozkiaddasok mértéke a
GDP, a teljes gyogyszer-, és egészségiigyi kassza tekintetében

Jelmagyarazat:
o Az adatok a 9. tablazatrol szarmaznak.

* http://ec.europa.eu/eurostat/tgm/refreshTableAction.do?tab=table&plugin=1&pcode=tec00001&language=en
$ Intézményi arva gyogyszer kiadasok nem kalkulaltak

# Adatkérés idejében az adatok nem voltak elérhetdek, ezért a 2013. évi szamértékeken alapul a kalkulacid
NA: nincs adat

Forrés:

1 Osztrék Tarsadalombiztositasi Intézetek Szdvetsége (Hauptverband der dsterreichischen Sozialversicherungstriger)

2 Belga Nemzeti Egészség- és Rokkantsagi Biztositasi Intézet (Institut National d'Assurance Maladie-Invalidité /
Rijksinstituut voor ziekte-en invaliditeitsverzekering, INAMI / RIZIV)

3 Bolgar Nemzeti Egészségbiztositasi Alap, Gyogyszeripari Termékek Arazasi és Artamogatasi Nemzeti Tanacsa

4 Allami Gyogyszer-Ellen6rzési Intézet, Csehorszag (Statni Gistav pro kontrolu 1é¢iv, SUKL)

5 Nemzeti Egészségiigyi Alap (Narodowy Fundusz Zdrowia), Egészségiigyi Minisztérium, Lengyelorszag (Ministerstwo
Zdrowia)

® Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar, Magyarorszag (OEP)

7Szlovén Egészségbiztositasi Intézet (Zavod za zdravstveno zavarovanje Slovenije, ZZZS)
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10. tablazat: Az arva gydgyszerekre forditott, éves, dsszesitett kozkiadasok mértéke a GDP, a teljes gyogyszer-, és egészségiigyi kassza tekintetében

Teljes egészségiigyi kiadas (ezer €) (kalkulalt adat)

Ausztria® Belgium Bulgaria Csehorszag®® Lengyelorszag Magyarorszag Szlovénia
2013

Osszesitett kozkiadas (ezer €) 98,600 245,000 " 8,266 42,340 % 50,649 ™ 32,262 % 16,893 ®
Teljes GDP (ezer €) 322,539,200 * 391,712,000 * 42,011,500 * 157,741,600 * 394,721,100 101,483,300 " 35,917,100
Osszesitett kozkiadas a GDP aranyaban (%) 0,03% 0,06% 0,02% 0,03% 0,01% 0,03% 0,05%

% -ban a teljes gyogyszerkassza tekintetében 3,74% 1 6,18% 2 3,07% 3 2,00% 4 1,95% © 3,42% > 4,65% 7

% -ban a teljes egészségiigyi kassza tekintetében NA 0,91% 2 NA 0,4% * 0,34% © 0,53% > 0,74% 7
Teljes gyogyszerkiadas (ezer €) (kalkulilt adat) 2,636,364 3,964,401 269,248 2,117,013 2,597,381 943,332 363,297
NA 26,923,077 NA 10,585,065 14,896,746 6,087,161 2,282,879

2014

Osszesitett kozkiadas (ezer €) (ndvekedési arany a
2013.évhez hasonlitva %)

109,800 (+11,4%) ™

280,000 (+14,3%) *

12,228 (+47,9%) ™

50,835 (+20,1%) *

83,341 (+64,5%)

40,498 (+25,5%) ™

19,854 (+17,5%) ®

Teljes GDP (ezer €) 330,417,600 * 400,805,000 * 42,762,200 " 166,964,100 410,989,700 " 104,953,300 * 37,332,400 "
Osszesitett kozkiadas a GDP aranyaban (%) 0,03% 0,07% 0,03% 0,03% 0,02% 0,04% 0,05%
% -ban a teljes gyogyszerkassza tekintetében 3,94% 1 6,84% 2 4,15% 3 2,50% 4 3,2% > 4,25% 6 5,47% 7
% -ban a teljes egészségiigyi kassza tekintetében NA 1,01% 2 NA 0,60% 4 0,54% > 0,66% © 0,84%7
Teljes gyégyszerkiadds (ezer €) (kalkullt adat) 2,786,802 4,093,567 294,654 2,033,406 2,604,432 952,883 362,956
Teljes egészségiigyi kiadas (ezer €) (kalkulslt adat) NA 27,722,772 NA 8,472,525 15,433,670 6,135,990 2,363,538
Osszesitett kozkiadas a GDP aranyaban (%) 2013-ban 0,03% 0,06% 0,02% 0,03% 0,01% 0,03% 0,05%
Osszesitett kozkiadas a GDP aranyaban (%) 2014-ban 0,03% 0,07% 0,03% 0,03% 0,02% 0,04% 0,05%
Atlag 0,03% 0,07% 0,02% 0,03% 0,02% 0,04% 0,05%
Osszesitett kozkiadas a teljes gydgyszerkassza ara-
nyaban 2013-ban 3,74% 6,18% 3,07% 2,00% 1,95% 3,42% 4,65%
Osszesitett kozkiadas a teljes gydgyszerkassza ara-
nyaban 2014-ban 3,94% 6,84% 4,15% 2,50%" 3,20% 4,25% 5,47%
Atlag 3,84% 6,51% 3,61% 2,25% 2,58% 3,84% 5,06%
Osszesitett kozkiadas a teljes egészségiigyi kassza
aranyaban 2013-ban NA 0,91% NA 0,40% 0,34% 0,53% 0,74%
Osszesitett kozkiadas a teljes egészségiigyi kassza
aranyaban 2014-ban NA 1,01% NA 0,60% 0,54% 0,66% 0,84%
Atlag NA 0,96% NA 0,50% 0,44% 0,60% 0,79%




4.2.3. Az Europai Unio ritka betegeinek hozzaférése az arva gyogyszerekhez

A kiilonbozd indikacios teriilettel jellemezhetd, indikator AGy kozkoltségeinek adatai
Ausztridban ¢és Franciaorszagban nem voltak elérhetdek. A kutatdsban résztvevo
tagallamok atlagos koltségértékeit 0sszehasonlitva, megallapithat6, hogy Belgium ¢és
Szlovénia szignifikdnsan az atlagos koltségadatok atlagahoz viszonyitva tobbet, mig
Bulgaria és Lengyelorszag kevesebbet forditott az arva készitményekre — a vonatkozd

adatokat a 11. tdbldzat szemlélteti.

11. tablazat: A tiz indikdtor arva gyogyszerkészitményre forditott kozkiaddsok dsszegei
és ardanyszamai hat eurdpai unios tagdallamban a 2013-2014. években

Forras:

Belga Nemzeti Egészség- és Rokkantsagi Biztositasi Intézet (Institut National d'Assurance Maladie-
Invalidité / Rijksinstituut voor ziekte-en invaliditeitsverzekering, INAMI / RIZIV)

Bolgar Nemzeti Egészségbiztositasi Alap (NHIF), Gyogyszeripari Termékek Arazasi és Artamogatasi
Nemzeti Tanacsa (NCPR)

Allami Gyogyszer-Ellendrzési Intézet, Csehorszag (Statni Gstav pro kontrolu 1é¢iv, SUKL)

Nemzeti Egészségiigyi Alap (Narodowy Fundusz Zdrowia), Egészségiigyi Minisztérium, Lengyelorszag
(Ministerstwo Zdrowia)

Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar, Magyarorszag (OEP)

Szlovén Egészségbiztositasi Intézet (Zavod za zdravstveno zavarovanje Slovenije, ZZZS)

Atlagos kézkiadds 100,000 A hat tagdllam kozkiadasainak
lakosra vonatkoztatva atlagahoz (131 044 €) viszonyi-
a 2013-2014. években tott aranyszdm
Belgium 281878 € 2,15
Bulgaria 34586 € 0,26
Csehorszag 115187 € 0,88
Lengyelorszag 51591 € 0,39
Magyarorszag 83097 € 0,63
Szlovénia 219926 € 1,68
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Hasonl6 kalkulaciot végezve olyan 3 arva gyogyszerkészitmény (Elaprase, Myozyme,
Revatio) vonatkozasaban, amelyek a tagdllamokban 2013-, és 2014-ben
tarsadalombiztositds keretében elérhetéek voltak a ritka betegek szdmara — a /2.
tablazatban talalhaté adatokat kaptuk. Limitacionk, hogy a magyar jogi szabalyozas
szerint az indikator készitmények kozott szereplé szamos AGy-t illetden csupan
Osszegzett adatok alltak rendelkezésre, kovetkezésképpen nem volt megvalosithatd az
éves teljes kozkoltségadatok készitményenként torténd szétvalasztasa, igy ignoraltuk a

magyar adatokat e pontban részletezett kalkulacidink soran.

12. tdblazat: Harom indikdtor drva gyogyszerkészitményre forditott kozkiaddsok
osszegei és ardanyszdmai ot eurdpai unios tagallamban a 2013-2014. években

Forras:

Belga Nemzeti Egészség- és Rokkantsagi Biztositasi Intézet (Institut National d'Assurance Maladie-
Invalidité / Rijksinstituut voor ziekte-en invaliditeitsverzekering, INAMI / RIZIV)

Bolgar Nemzeti Egészségbiztositasi Alap (NHIF), Gyogyszeripari Termékek Arazasi és Artamogatasi
Nemzeti Tanacsa (NCPR)

Allami Gyogyszer-Ellendrzési Intézet, Csehorszag (Statni istav pro kontrolu 1é&iv, SUKL)

Nemzeti Egészségiigyi Alap (Narodowy Fundusz Zdrowia), Egészségiigyi Minisztérium, Lengyelorszag
(Ministerstwo Zdrowia)

Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar, Magyarorszag (OEP)

Szlovén Egészségbiztositasi Intézet (Zavod za zdravstveno zavarovanje Slovenije, ZZZS)

Atlagos kézkiadds 100,000 Az 6t tagdllam kozkiadasainak
lakosra vonatkoztatva atlagahoz (68 184 €) viszonyi-
a 2013-2014. években tott aranyszam

Belgium 94 744 € 1,39
Bulgaria 33387€ 0,49
Csehorszag 80526 € 1,18
Lengyelorszag 51565 € 0,76
Szlovénia 80699 € 1,18
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A résztvevd unids tagallamok atlagos koltségeihez viszonyitott orszagspecifikus
koltségek aranyszamait tekintve (11. és 12. tabldazatok adatai alapjan) hasonld tendencia
figyelhetd meg, mely szerint kedvezobb gazdasagi helyzetli orszagok egy fore jutd arva

gyogyszerkoltsége magasabb, mint az alacsonyabb jovedelmii orszagok mutatoi.
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5. MEGBESZELES

1. Vizsgalataink egyik célja az arva gyogyszerkészitmények hazai elérhetoségének
feltérképezése; kozfinanszirozasi modjainak, az érintett betegszdmoknak é&s az

Egészségbiztositod kiadasainak meghatarozasa volt.

Az Eurdpai Ritka Betegszervezet (EURORDIS) éltal 2012-ben vizsgalt 63 RB kezelésére
indikalt gyogyszerkészitmény koziil, hazankban 33 AGy volt elérhetd, amely a vizsgalt
készitmények 52%-a. 2015. évi adatokat elemezvén, mely évben 83 arva produktum
elérhet8ségét vizsgaltuk, ezt az aranyszamot 37 AGy esetében 45%-ra kalkulaltuk. Egy
korabbi, 2010. évi EURORDIS felmérés ezt az aranyszamot 60 arva készitményt
vizsgalva, Magyarorszdg esetében 67%-ra kalkuldlta, amely eredménnyel a
kozépmezOnybe pozicionalta hazdnkat a RB-ek kezelésére indikalt gyogyszerek

elérhetdsége tekintetében. (47)

A ritka korképek 60-70%-aban van idegrendszeri érintettség, igy a RB-ek kezelésében a
neurologia diszciplina kiemelt jelentdségli. Magyarorszdgon a tarsadalombiztositasi
tamogatasban részesiilt AGy-ek 42%-a ritka idegrendszeri érintettséggel is jaro korkép
kezelésére indikalt. A RB-ek gydgyszertamogatdsanak 30%-a ritka neurologiai

betegségek kezelésére forditddott, amely kozkiadas a teljes gyogyszerkassza 1,4% - a.

A legtobb AGy artamogatas alapi egyedi méltdnyossag keretében részesiilhetett
tamogatasban. Ez a tamogatasi mod azonban nem a klasszikus gyogyszertamogatas egyik
forméaja, hanem egy rendhagyod, individudlis betegkérelmeken alapulé tamogatési
lehetdség. Az egyedi gyogyszertdmogatas igénylésének feltétele a rendszeres €s részletes
betegdokumentacid6 az Egészségbiztositd szamara, a kezelGorvos altal torténd
megkiildése. Bar ez a finanszirozéasi metodus a rendszerszintli tiamogatasi technikdkhoz
képest tobb biirokratikus teherrel jar mind a paciensek €s hozzatartozo6ik, mind pedig a
kezeldorvosok szamara; azonban az egyes ritka betegeket tekintve az un. ,,real-world”
hat4sossagi adatok gytijtésének ez az optimalis moédja. Az RWD, mint a RCT kiegészitd
adathalmaza, kiemelt jelentdségli, hozzaadott informaciot nyujthat az ipari szegmens, az
egészseégligyi technologiaértékeld (angolul: Health Technology Assessment — roviditve:
HTA) testiiletek és finanszirozo6 hatosagok, valamint a dontéshozok szdmara a heterogén

betegpopulacio genomikéja — az egyes ritka betegek individualis jellemvonasai, a valos
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kornyezeti hatdsok tiikrében az egyes gydgyszerkészitmények tényleges hatékonysagarol,

illetve relativ hatdsossagarol a mar 1étez6 klinikai gyakorlattal szemben. (23)

Megallapithatjuk, hogy Magyarorszagon a kiilonb6z6 finanszirozasi modok nem
befolyasoltak az adott AGy ritka betegek éltal torténd elérhetéségét. Valamennyi

diagnosztizalt és orvosi indikacidval bird ritka paciens hozzajutott AGy-hez.

2012-ben 250 gyogyszerkészitményt finanszirozott az Egészségbiztositd méltanyossagi
gyogyszertamogatas formaban. A gyogyszer méltanyossagi kor 2012. évi teljesitésekre
vonatkoz6 koltségvetésének felét tették ki a nagy értékli enzimpotld terapidk (5
gyogyszerkészitmény), 70%-at pedig az ebben a tamogatasi formaban tamogatott AGy-
ek (a RB kezelésére torzskonyvezett, de nem AGy-nek mindsitett Cerezyme-ot is
szamitva 27 termék); a kassza 30%-at tette ki a fennmarad6 koriilbeliil 223
gyogyszerkészitmény tdmogatasanak 6sszkoltsége.

A 2012. évben tehat nyilvanvald valt, hogy a rendkiviil magas koltségvonzatu arva

gyogyszerek finanszirozasi metodusanak atgondolasa elengedhetetlen. (40).

®ULTRA ORPHAN DRUG (5 DB. KESZITMENY)
EORPHAN DRUG (22 DB. KESZITMENY)
BEGYEB GYOGYSZEREK (~223 DB. KESZITMENY)

4. Abra: Artimogatds alapii egyedi méltinyossdig keretében
tamogatott enzimpotlo készitmények, illetve darva gyogyszerek
koltségadatai 2012-ben (40)
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Az artamogatas alapi egyedi tamogatassal kapcsolatban felvet6édd multifaktorialis

problémakat az aldbbiak szerint 6sszegezhetjiik (48):

e A legnagyobb tamogatasi Osszértékl, illetve a legmagasabb egy fore jutd atlagos
koltségvonzattal bird AGy-ek tamogatasahoz artamogatas alapu egyedi méltanyossag
utjan juthattak hozza a ritka betegek. E kasszanak igy meglehetdsen nagy részét tette ki
az arva — azon beliil is az un. ultra-orphan — készitmények tdmogatasa. Azonban ez a

tamogatasi metddus nem kizardlagosan e gydgyszerek finanszirozasara volt hivatott.

e Az artamogatas alapu egyedi méltanyossag nem a tarsadalombiztositasi tamogatasi
rendszer eleme; mint példaul a fekvobeteg-ellatas keretében vagy jarobetegek szamara
finanszirozott tamogatéasi kategoériak, hanem egy kiilonalld, ’rendhagyd’ lehet6ség a

tamogatasra.

e Biirokratikus eljaradsrend jellemzé a metodusra az egyedi kérelmezési formatol
kezddédéen a dontéshozatalon at. A monitorozéds és az ellendrzés merev jogszabalyi
feltételrendszer alapjan torténik. A specidlis orvos-szakmai szempontok érvényesiilése
nehézkes, hiszen a hagyomanyos orvosi szakteriiletek differencialasatol magasabb foku

specifikacio sziikséges a ritka betegek ellatasahoz.
e A merev tdmogatasi struktira nehezen 4tlathatd, tervezhetd és kontrollalhato.

e Az elszdmolds nem ott tortént, ahol a felhaszndlds: szdmos gyogyszerkészitmény —
tobbek kozott a nagy értékli enzimpotld gyodgyszerek esetében —, korhdzban keriiltek
felhasznalasra, azonban jardbeteg-ellatas keretében finanszirozddtak vény alapon. Ebbdl

eredendden a finanszirozasi adatok nemzetkozi 0sszehasonlitasa is torzult.

e Mivel ez a tAmogatasi mod vény alapt, igy kozforgalmazasbol adodd kockazattal is

szamolni kellett.
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A ritka betegek kezelésére szolgald AGy-ek tamogatasanak atalakitdsat célzd érdemi

intézkedéseknek az alabbi iranyvonalak mentén sziikséges fokuszalniuk (48-50):

o Transzparens, effektiv, fenntarthato, és tervezheto finanszirozasi rendszer kiépitése,

mely optimalizdlja az emberi er6forrasok és anyagi befektetések megtériilését, az

egészségiigyi ellatds mindségét azaltal, hogy az alabbi elvek mentén koordinaltan

0sszehangolja a financialis, adminisztrativ és logisztikai feladatokat:

Az arva gyogyszerkészitmeények tarsadalombiztositasi tamogatasba térténo
befogadasi eljarasanak uniformizalasa azzal a céllal, hogy az adott készitmény un.
eredményesség (hatékonysag), az egészségnyereség, illetve a koltséghatékonysag.
Nyilvanvalé, hogy az arva gydgyszerek esetében ezek az egészséggazdasigi
mutatok nehezen vagy egyaltalan nem értelmezhetéek a hagyomanyos
népbetegségek egyéb gyodgyszereire vonatkozd modon a kis betegszam, a kemény
végpontu klinikai vizsgalatok, a megfeleld evidenciaszintek hidnya vagy a
sajatsagos etikai vonatkozasok limital6 hatasa miatt.

A nemzeti és nemzetkozi orvos-szakmai iranyelveket finanszirozasi strukturaban
érvényesiti: objektiv kritérium-rendszert hatdroz meg a tamogatott terapia
elkezdéséhez, folytatasdhoz és  termindldsdhoz.  Szakérté  klinikusok
egylittmiikodésével meghatarozott klinikai paraméterekbdl 4llo folyamatos
monitoroz6 rendszert épit ki a dontéshozatalhoz.

Minimalizalja az adminisztrativ terheket, hogy a betegek a lehetd legrovidebb idon
beliil hozzajuthassanak a megfeleld terapidhoz.

Atsorolds — a finanszivozds ott  torténjen, ahol a felhaszndlds. A
gyogyszerkészitmények olyan finanszirozési keretbe sorolandoak, amely lehetévé
teszi, hogy ellendrzott elszamolasi szabalyok mellett keriiljenck a betegekhez. igy
néhany termék — elsOsorban az eddigiekben egyedi méltdnyossag keretében
finanszirozott, legnagyobb koltségigényli ultra-orphan  készitmények —
atcsoportositasa sziikséges intézményi felhasznalas keretébe.

Flexibilis finanszirozasi struktura kialakitasa: a finanszirozasi rendszerben
rugalmassagi szempontok is érvényesitenddek, hiszen a kezelendd RB-ek ¢és ez éltal
a kezelendd ritka betegek szdma folytonosan emelkedd tendencidt mutat.

Lehetséges megoldasul szolgalhat: a finanszirozas lateralis aramlasa, a zart kasszak
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kozti merevség feloldasa, a komoly feliigyeleti rendszer érvényesiilése az egyes
terapias tertiletek felett.

Kockazatmegosztason alapulo megallapodasok, eredmény-alapu finanszirozasi
konstrukcio alkalmazasa: On. ,,outcome” tipusu szerzodésesek kotése a forgalomba
hozatali jogosulttal a kezelt betegek és a finansziroz6 részére garancialis elemként
a célbol, hogy a tarsadalombiztositds keretében tamogatott készitmények a
létrehozandd iranyelvek alapjan csak a tényleges eredményesség szerinti

finanszirozéasban részesiiljenek.

o A dontéshozatal soran a specifikus orvos-szakmai szempont érvenyesiilési lehetosége:

hiszen a RB-ben szenveddk gyogyitasat tapasztalaton alapuld, rendkiviil specializalt,

altalanossagban multidiszciplinaris ismeretekkel bird egészségiigyi szakemberek

végzik. Az ,illetékes” szakteriilet alapjan torténd differencialastol magasabb foku

specifikalads sziikségeltetik a ritka betegek ellatasahoz.

o Tobbszereplos dontéshozatali folyamat elve multiszektoridlis képviselettel a WHO

prioritasokhoz igazodva (32). Racionalizalas céljabol a finanszirozott kezelések

elkezdését, folytatasat és befejezését illetden tobbszereplds dontéshozatal, melynek

résztvevoi:

A nemzeti Ritka Betegség Tanacsado Testiilet elndke altal kijeldlt és az illetékes
Egészségiligyi Szakmai Kollégium 4ltal delegalt orvos-szakértdk, akik az adott
indik4cioban multidiszciplinaris tapasztalattal rendelkeznek

Betegszervezetek képviseloi

Finanszirozo6 hatosag

Esetlegesen dontéshozoi képviselet.

e Azinforméciok és adatok szisztematikus gylijtése az osszehangolt nemzeti-nemzetkozi

betegregiszter-rendszer létrehozdsanak tamogatasa cé€ljabol.

2. Kutatasaink masik pillére az AGy-ek elérhetségének feltérképezése volt az EU egyes

tagallamaiban. Ausztridban, Belgiumban, Franciaorszdgban tobb arva készitmény érhetd

el tarsadalombiztositas keretében, mint Bulgariaban, Csehorszagban, Lengyelorszagban

vagy Magyarorszagon, jelezvén a kelet-, és nyugat-eurdpai tagallamok kozott 1évo

egyenldtlenséget.
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Jelen megallapitasaink a korabbi kutatasi eredmények (34, 51, 52) részben érdemi
megerdsitéséiil, tovabba kibévitéséiil szolgalnak. (53) Eredményeink alapjan az AGy-ek

szambeli elérhetdsége az EU tagéallamait tekintve Ny-K irdnyban csokken.

Magyarorszagra fokuszalva azonban kutatdsaink megerdsitették kordbbi tanulmanyok
kovetkeztetéseit, miszerint hazank az EU tagallamait tekintve a kdzépmezOnyben foglal

helyet az AGy-ek elérhetésége és hozzaférése tekintetében. (54)

W Nem elérheto
Nincs informacio

. Elérheto

0 . ; :
FRA NTL DNK ITA HUN BEL ESP ROM GRE SWE

5. abra: Az arva gyogyszerek elérhetosége az Eurdpai Unio egyes tagdllamaiban
2011-ben (54)

Jelmagyarazat:
FRA: Franciaorszag, NTL: Hollandia, DNK: Dania, ITA: Olaszorszag, HUN: Magyarorszag, BEL:

Belgium, ESP: Spanyolorszag, ROM: Romania, GRE: Gérdgorszag, SWE: Svédorszag
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6. abra: Az arva gyogyszerek beteghozzdférése az Eurdpai Unio egyes
tagdllamaiban 2011-ben (54)

Jelmagyardzat:
FRA: Franciaorszag, NTL: Hollandia, DNK: Dania, ITA: Olaszorszag, HUN: Magyarorszag, BEL:

Belgium, ESP: Spanyolorszag, ROM: Romania, GRE: Gorégorszag, SWE: Svédorszag

Az AGy-ek tarsadalombiztositasi timogatasi kategoriai vonatkozasaban megéllapithato,
hogy a kiilonboz6 tagallamokban kiilonb6zé dontési kritériumok hatdrozzak meg a
kozfinanszirozds modjat, lehetdségét. Bar az arva gydgyszeripari termékek piaci
hozzaférése a klasszikus artdmogatasi, jarobeteg-ellatas keretében, kozforgalmi
gyogyszertarak altal torténé modon nem olyan szigoruan szabalyozott, mint a Iényegesen
nagyobb betegszdmot jelentdé népbetegségek esetében indikalt gydgyszerek
vonatkozasaban; azonban az AGy-ek is tagallami artdmogatasukat megeldz3en keresztiil
mennek legaldbb az unids centralizalt értékelési eljardson €és nemzeti artargyalasi
folyamatokon. Az AGy-ek értékelési kritériumai és artargyalasuk intézményi (korhazi)
felhasznalds esetén szamos orszagban kevésbé kidolgozott, mint jarobeteg-ellatas

keretében, vény alapon torténd, klasszikus artamogatas soran

Belgiumban ¢és Franciaorszagban a rendszerszintli, klasszikus kozinanszirozasi

technikdkon kiviil egyéb tarsadalombiztositasi timogatasi modok nem léteznek.
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Bulgariaban specialis, egyedi alapon torténd artdmogatas kizarolag gyemekek szamara

(18 év alatt) lehetséges.

Eredményeink alapjan megallapithato, hogy az individualis alapon torténd, rendhagy6
kozfinanszirozas lehetdsége nincs Osszefiliggésben a kutatasban résztvevd tagallamok

gazdasagi helyzetével.

3. Alapvetd kiilonbségek tapasztalhatoak az arva gyogyszerkészitményekre vonatkozo,
egy fore juto, Osszesitett, nemzeti kdzkiadasok tekintetében az egyes unids tagallamok
adatait elemezve. Az abszolut kdzkoltségek nyilvanvaléoan az orszagok gazdasagi

statuszaval mutatnak pozitiv korrelaciot.

Egy sziik arfolyoso 1éte feltételezhetd - amely a tagallamokban széleskorben alkalmazott
kiils6 arazasi referencia rendszernek tulajdonithaté -, és amely a nem publikus
arengedmények, az aranytalan kozkiadasok altal az AGy-ekhez torténd egyenlétlen
hozzaférés fennallasat eredményezik az EU orszagai kozott. Erdekes médon, ha az AGy-
ekre forditott kozkoltségeket a nemzeti GDP, a teljes gyogyszerkassza vagy a teljes
egészségiigyl kozkiaddsok aranyaban tekintjiik, akkor az alacsonyabb jovedelmi
orszagok esetében nem mutatkoznak nagyobb értékek a magasabb jovedelmil
tagallamokhoz képest, amely tény az AGy-ekhez torténé beteghozzaférés alapvetd
kiilonbségeit jelzi, sajnalatos modon a magasabb jovedelmii orszagok javara.
Hangsulyoznunk kell azonban, hogy az AGy-ek felhasznalasa szdmos egyéb tényezd
fiiggvénye, mint példaul az indikacioként szerepld RB gyakorisadga az adott populacioban,

vagy a diagnosztikus lehetdségek tagallami elérhetdsége.

4. Vizsgalataink nem tudték igazolni korabbi kutatdsok megallapitasait (35, 36), melyek
szerint az AGy-ek tarsadalombiztositdsi tdmogatisa az alacsonyabb jovedelmii
tagallamok szdmara nagyobb terhet jelentene. Kutatdsaink soran arra a megallapitasra
jutottunk, miszerint a szegényebb orszagok a kozegészségiigyi kiadasok
fenntarthatosagdt a magas koltségvonzata terdpidkhoz torténd beteghozzaférés

limitaciojaval kényszeriilnek biztositani.
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Kutatésaink limitacioit illetden hangsulyozni sziikséges, hogy az ’arva’ statusz flexibilis
¢s megléte nem allando entitas — kutatasi évrél-évre vagy egyes idészakokra is valtozhat
az arva megjeloléssel rendelkezd gyogyszerek kore. Tovabba tanulmanyaink soran
figyelmen kiviil hagytuk az egyéb lehetséges allami vagy koz-, ill. civil, ipari szférabol
szarmaz6 tamogatasi alternativakat, mint példaul a gyogyszerészeti hatosagok
engedélyével torténd, un. korai gyodgyszerhozzaférés (angolul: early access program)
lehetésége; vagy a klinikai vizsgalatok nyilt fazisaiban torténd ,kisérleti”
gyogyszerhozzaférés, a civil/gyogyszeripari adomanyozés, vagy egyeb méltanyossagon
alapulo felhasznalés. Ismételten hangstlyozni sziikséges, hogy nem minden kutatasban
részt vevo orszagbodl volt elérhetd minden tipusu adat — erre az adott fejezeteken beliil

minden esetben felhivtam a figyelmet.

5. Altalanos érvényii megéllapitasaink

A gyogyszeripar, mint az egyik legink4bb innovécio igényes iparag — fejlodésének alapja
a kutatas-fejlesztési (K+F) tevékenysége. Az innovacid koltségigénye magas,

megtériilése kockazatos, elsésorban a jelentds tékeerd képes a riziko felvallalasara.

A tarsadalombiztositasi timogatasba torténd felvétel kritériumai a koltséghatékonysag; a
hat4sossag, valamint megfeleld arképzési stratégia altal a finansziroz6 szamara vallalhato
koltségvetési hatds biztositasa. Piaci oldalrol az j gyogyszeripari termékek tekintetében
jelentds arndvekedési tendencia észlelhetd. A finanszirozd a fokozodo egészségiigyi
kiadasokra reagalva a koltségek racionalizaldsara, a koltséghatékonysagra torekszik.
Tehat a kinalati (piaci) oldal, illetve a keresleti (finanszirozoi) oldal kozott a fesziiltség
jelentds mértékben novekedik — kiilondsen kiélezddik ez a tendencia az AGy-ek esetében.

(55)

Etikai szempontbol a WHO ¢és az ENSZ allasfoglalasa egyértelmiien irdnyado. A WHO
jovoképe, hogy minden ember a vildgon barhol hozzajuthasson a szdmara alapvetd
gyogyszerekhez, amelyekre sziiksége van. Azonban kinyilvanitja, hogy e gyogyszerek
legyenek biztonsagosak, hatasosak, megfeleld6 mindségiiek €s alkalmazasuk torténjen
racionalisan. Az igazsagos elosztdsi rendszer elve azt sugalmazza, hogy a magas
koltséghatékonysagi rataval jellemezhetd RB-ek kezelésére szolgald készitmények is

alapvetd gyogyszereknek mindsiilnek. (30, 31, 32)
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Az ENSZ konvencidja alapjan: minden embernek alapvetd joga van az elérhetd

legmagasabb egészségi allapothoz. (56)

Tehat barmilyen ritka egy adott betegség és barmilyen koltségekkel is jarhat a kezelése,
egy iparilag fejlett, moralisan érett tarsadalomban ezek a terapias lehetdségek nem
ignoralhatdbak. Azonban mind orvos-szakmai, mind pedig egészséggazdasagi
szempontbol felelés és racionalis alapokon nyugvd dontéshozatal sziikségeltetik e
gyogyszerek tarsadalombiztositasi tAmogatasat, ez altal a beteghozzaférés eldsegitését

illetden. (57 - 60)

Az eurdpai Osszefogés alapvetd feltétele annak, hogy az Unid orszdgaiban az arva
készitményekhez valdo egyenld hozzaférés lehetdségét javithassuk. A gyogyszerek
torzskonyvezésének, az egészségiligyi technologia értékelésének 1épései, a mar 1étezd
nemzetkodzi halozatok, 6sztonzok €s ajanlasok — mint az EUnetHTA (61, 62) — alapvetd
szerepet jatszanak a tagallamok kozotti informaciogytijtés, informaciocsere és tudasbazis
kialakitasanak folyamatdban annak érdekében, hogy egy terapids és tudomanyos célokat
szolgélo 0sszegzd jelentés késziilhessen, amely a forgalomba hozatali engedélyezés
centralizalt folyamatat segiti eld €s facilitdlja a szemi-qualitativ atlathatosagi értékelési
matrixon alapuldé dontéshozatalt, mint amelyet a MOCA projekt ajanl, vagy a multi-

kritérium dontés analizalé modell altal vazolt keretrendszert alkalmazza (63, 64)

Hangsulyozni kell azonban, hogy mindenképp ajanlatos a kétoldal kapcsolat fenntartasa
anemzeti HTA hatosagokkal, amely kétoldalu kapcsolat elsdsorban informacio dsszegzés
¢s a sziikséges ismereteken alapulé nemzeti értékelési folyamatok céljabol

elengedhetetlen. (65)

Az EMA-nak meg kell kovetelnie mind a forgalomba hozatali engedélyezés idodpontjaban,
mind a késobbiekben a készitmények hatasossagara vonatkozo Gsszegzd jelentéseket.
Hasonloképpen sziikséges eljarnia az egyes tagallamokra vonatkoz6 kielégitetlen terapias

sziikségletek kozzététele és iddszakos feltérképezése vonatkozasaban is.
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6. KOVETKEZTETESEK
A vizsgalatok konkluzioi az aldbbiak:

6.1.1. Az arva gyogyszerkészitmények hazai elérhetdségét tekintve harom évre
vonatkoz6 szdzalékos aranyszdm (2010: 67%, 2012: 52%, 2015: 45%) szamtani kozepe
55%-ot eredményez. Tehat az AGy-ek elérhetéségét illetéen Magyarorszagon az aktualis
évben forgalomba hozatali engedéllyel rendelkezd arva készitmények atlagosan 55%-a

elérheto.

6.1.2. Hazankban 2012-ben a tarsadalombiztositds altal timogatott AGy-ekhez harom
féle tamogatasi technika révén juthattak hozzd a ritka betegek (klasszikus
gyogyszerartamogatas, artdmogatas alapu egyedi méltdnyossag, specialis finanszirozas
tételes elszamolas keretében). Az eltérd finanszirozési technikdk nem befolyasoltdk a
beteghozzaférést. Dominans kozfinanszirozasi metddus az artdmogatds alapt egyedi
méltanyossag volt, amely nem rendszerszintii finanszirozasi technika, hanem individualis
betegkérelmeken alapuld, rendhagyo tdmogatasi lehetdség. A ,real-world” hatdsossagi

adatok gytijtését mégis e rendhagyo finanszirozasi metddus optimalizalta.

6.1.3. Szamos diszkrepancia nyert megallapitast az AGy-ek Osszesitett koltségvetési

hatasainak elemzése soran:

* Az artdmogatds alapti egyedi méltanyossdg tadmogatasi kategoria éves
koltségvetésének 50%-at tette ki 5 nagy értékli enzimpdtld terapia (amely a teljes

artamogatasi méltanyossagi gyogyszerkor minddssze 2%-at jelentette).

* Azegyedi artdmogatasi gyogyszerméltanyossag koltségvetésének 70%-a a RB-ek
kezelésére torzskonyvezett 27 készitményre forditodott (a teljes méltanyossagi

gyogyszerkor 11%-a).

* Az artamogatason alapuld méltanyossagi gyogyszerkassza fennmarado 30%-a a
koriilbeliil 223, nem ritka korkép kezelésére indikalt készitmény tdmogatasanak

Osszkoltsége volt (a teljes artdmogatasi méltanyossagi gyogyszerkor 87%-a).
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A hazai adatok alapjan levonhat6 az a kovetkeztetés, miszerint célszeri a magyar
tarsadalombiztositdsi tdmogatasi rendszerének racionalizéldsat megfontolni, azaz
olyan, a betegek ¢s a kezeldorvosok szamara mérsékeltebb adminisztracios terhet
jelentd rendszert miikkddtetni, amely képes az alkalmazott kezelések hatdsossagat is

monitorozni.
6.1.4. A ritka neurologiai betegségekre indikalt gyogyszerkészitmények

Magyarorszagon a tarsadalombiztositas keretében finanszirozott AGy-ek kozel fele, a
RB-ek gydgyszertamogatasanak 30%-a ritka neurologiai korképek kezelésére forditodott.
Kovetkezésképpen a ritka idegrendszeri betegségek gyogyszereinek egészséggazdasagi

jelentdsége megkérddjelezhetetlen.

6.2. Az Eurdpai Uni6 tagallamait vizsgalva az alabbi eredményekre jutottunk:

6.2.1. Az AGy-ek elérhetésége nem mutat egyértelmi 9sszefiiggést a gazdasagi statusszal,
bar Nyugat-Kelet felé haladva egyre kevesebb gydgyszerkészitmény érhetd el. Fontos
kiemelni, hogy ennek okai kozott egyéb koriilmények is allhatnak, mint példaul az egyes
ritka korképek populécids gyakorisaganak kiilonbségei, vagy a diagnosztikus lehetdségek

elérhetdsége az adott orszagban.

6.2.2. Rendszerszintli versus egyedi kozfinanszirozasi metodusok fekvo-, ill. jarobeteg-
ellatas keretében eltérd sullyal birnak az egyes unids tagallamokban. Az EU szdmos
tagorszagdban — a magyar kozfinanszirozasi gyakorlattol eltéréen — 4ltalaban
rendszerszintli és intézmény alapt a finanszirozas, azonban a dontéshozatal kiillonb6zo

elveken nyugszik.

6.3. Az arva gyogyszerkészitmények koltségvetési hatasdnak unios elemzése:

* A kedvezdbb gazdasagi helyzetben 1évo tagdllamok tobbet koltenek az arva
produktumok finanszirozdsara az allamhaztartas, ill. a gydgyszer-, ¢s

egészségiigyi kassza terhére.
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* Tanulményunk nem igazolta, hogy az alacsonyabb GDP-vel biré tagallamok

szamara nagyobb terhet jelentene az AGy-ek finanszirozésa.

* Arelativ kisebb piacok (pl.: Szlovénia) nem a legalacsonyabb gyogyszerarakkal
jellemezhetéoek. E mogott feltételezhetden a kisebb népességii orszagok

korlatozott érdekérvényesitési lehetdsége allhat.

6.4. A beteghozzaférés egyenldtlenségeinek feltarasa vonatkozéasaban tiz, illetve harom
indikator AGy tagallami adatai tiikrében levonhaté a konzekvencia, amely szerint a

beteghozzaférés egyértelmili nyugat-kelet irdnyu degressziv tengelyt mutat.

Kutatésaink alapjan nemzetk6zi vonatkozasi konzekvencidk nyertek megerdsitést, a

folyamatok tovabbgondolasat eredményezve.

Az eurdpai dontéshozoknak kiemelt figyelmet kellene forditania a RB-ben szenvedd
betegek pozitiv diszkriminacidjara, ellensulyozvan azt a ,,hatranyt”, amely a korképek —
esetenként extrém — ritkasagabol adddo kevesebb tudomanyos és gyakorlati ismeretek,
tapasztalatok, nehézségek eredményeznek. Nemzetkozi iranyelvek facilitaljak az AGy-
ek kutatési és fejlesztési mechanizmusait, valamint timogatjak a nemzeti finanszirozokat

az arva készitmények tdmogatasahoz sziikséges specialis kritériumok kidolgozasaban.

A ritka koérképekben szenvedd betegek szdmara indikalt arva gyogyszerkészitmények

egyenld hozzaférésének biztositasa egy fontos szakpolitikai célkitlizés az EU-ban.
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7. OSSZEFOGLALAS

Magyarorszadgon az arva gyogyszerek tobbsége nem rendszerszintli kozfinanszirozas altal,
hanem  rendhagyd, individudlis  betegkérelmeken  alapulo, Un. egyedi
gyogyszerméltanyossagi tdmogatassal finanszirozott. A méltanyossagi kor 2012. évi
koltségvetésének 70%-a forditddott ritka betegség kezelésére torzskonyvezett termékek
tamogatasara, melyek a gyogyszerkor 11%-4t képezték. Egyetlen készitménytdl (EU90%)
eltekintve az arva gyogyszerek teljes mértékben kozfinanszirozottak voltak. A ritka
betegek szamara (2660 f6) dsszesen 16,3 milliard Ft-ot tett ki az éves kozkiadas. Az egy
fore juto koltségek 530 ezer - 165 millio Ft/ £6 kozott szorodtak. A kdzfinanszirozott arva
készitmények 42%-a ritka idegrendszeri korkép kezelésére forditodott, ez a kor 387 beteg
részére 4,5 milliard forint kdzkiadast, a ritka betegségek gyogyszertdmogatasanak 30%-
at tette ki. Magyarorszag a kozépmezOnyben foglal helyet az arva gydgyszerek unios
elérhetdsége ¢és hozzaférése tekintetében.

A 2015. évben a kozfinanszirozott arva produktumok aranya az Eurdpai Unid egyes
tagallamaiban 29,4-92,8% volt, elérhetdségiik nem mutatott egyértelmii dsszefiiggést a
gazdasagi statusszal, bar nyugat-kelet felé haladva egyre kevesebb volt elérhetd. A
rendszerszintll finanszirozasi metodusok 0-41% kozott mozogtak. A rendhagyo
kozfinanszirozas lehetdsége nem volt 0sszefiiggésben a tagallamok gazdasagi helyzetével.
Szamos tagorszagban — a magyar gyakorlattol eltéréen — altaldban intézményi alapu volt
a finanszirozés. Az arva gyogyszerek egy fOre esé nemzeti, abszolut kozkoltségei 16,7-
szeres kiilonbséget mutattak. 2013. és 2014. években az atlagos koltségek az egyes
tagallamokban a teljes allami gyogyszerkasszak 2,25-6,51% kozotti, valamint a teljes
egeészseégligyl kozkoltségek 0,44-0,96% részét képezték. Az abszolut kozkoltségek az
orszagok gazdasagi statuszaval mutattak pozitiv korrelaciot. A kozkiadasokat a nemzeti
GDP, a teljes gyodgyszerkassza vagy a teljes egészségiigyi kozkiadasok ardnyaban
tekintve — nem mutatkoztak nagyobb értékek az alacsonyabb jovedelmii orszagok
esetében, amely tény az arva gyogyszerekhez torténd beteghozzaférés alapvetd
kiilonbségeit jelzi: nyugat-kelet irdnyu degressziv tengelyt mutatott. A szegényebb
orszagok a kozegészségiigyi kiadasok fenntarthatosagat a magas koltségvonzati
terapidkhoz torténd beteghozzaférés limitacidjaval kényszeriiltek  biztositani.
Eredményeink sulyos egyenldtlenséget tartak fel az arva gyogyszerek beteghozzaférését
illetéen, amely tényallas szakpolitikai intézkedések unids szintli harmonizacidjat és

priorizéciojat sziikségelteti.
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8. SUMMARY

In Hungary, most of the orphan drugs are not subsidized by systemic financial methods,
instead they are accessible by a special reimbursement technique - on the basis of
individual patients’ requests - through the out-patient care division. 70% of the year 2012
budget, assigned to this special medication frame, was spent on the subsidy of the
medicinal products indicated for rare diseases, products that form 11% of the medicinal
group. With the exception of solely one product (the rate of subsidy was 90%), the
orphans were financed at 100%. The total annual public expenditure was 16.3 billion HUF
for 2660 persons suffering from rare diseases. The range of the costs per capita was
530.000 — 165 million HUF. 42% of the subsidized orphans and 30% of the rare disease
reimbursement were spent on the treatment of rare neurological ailments, where the total
public expenditure was 4.5 billion HUF for 387 patients. Hungary is ranked in the middle
regarding the availability and access of the orphan drugs within the European Union. The
range of the public financed orphans was 29,4-92,8% in the different Member States in
2015, its availability did not indicate direct relation with the economic status, however
even less medicine was available regarding the West-East direction. The range of the
systemic financial methods were 0-41%. The unique possibilities were not depend on the
economic status of the Member States. In many countries — unlike the Hungarian practice
— the subsidy was based usually on institutional use. The absolute national public
expenditures per capita for orphans indicated 16.7-fold difference. The average national
costs were covered 2.25-6.51% of the total pharmaceutical, and 0.44-0.96% of the total
healthcare expenditures in the different MSs in 2013 and 2014. The absolute costs were
indicated positive correlation with the economic status of the countries. The public
expenditures regarding the proportion of the national GDP, the total pharmaceutical or
the total healthcare budgets, we were not able to show higher values in the low-income
MSs, that fact indicates the basic differences of the patient access to the orphan medicines,
namely showed a West-East degressive axis. The lower-income countries were forced to
the limitation of patient access to the higher costs therapies in order to provide the
sustainability of the public healthcare expenditures. Our results explored severe
inequality in connection with the patient access to orphan drugs, that fact claims

harmonization and prioritization of the policy measures at European Union level.
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