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1. Bevezetés

A ritka betegségek (RB) és kezelésiikre szolgald, nagy
koltségvonzati arva gyodgyszerek a fejlett orszagok, igy
Magyarorszag egészségiigyi ellatd rendszerének egyik kiemelt
problémakore. Az orvostudomany eddigi ismeretei alapjan
mintegy 8000 RB ismert. Bar egyes korképek extrém alacsony
prevalencia ill. incidencia értékekkel jellemezhetdek;
valamennyi — eddigiekben ismert — RB 6sszesen a populacio 6-
8%-at is érintheti: becslések szerint vilagszerte tobb mint 300
millio; az Eurépai Unidban 27-36 millio, Magyarorszagon
Osszesen kozel 600 ezer ember is szenvedhet RB-ben.

A ritka korképek 95%-a esetében jelenleg nincs elfogadott,
torzskonyvezett gyogyszeres terapia. Tobb, mint 80%-a mogott
ritka genetikai etiologia all; 60-70%-a esetén neuroldgiai
érintettseéggel kell szamolni.

A rendkiviil kis betegszam, a kemény végponti klinikai
vizsgalatok és a megfelelé evidenciaszintek hidnya, vagy a
sajatsagos etikai vonatkozasok jelentds limitald tényezék mind
a medicina, mind pedig az egészséggazdasag aspektusabol.

A RB-ek kezelésére indikalt *arva gyogyszer’ (Agy) /angolul:

orphan drug/ statusz Osszetett fogalom — tudomanyos;



forgalomba hozatali engedélyezési; arképzési-, finanszirozasi;
gyogyszer-hozzaférési aspektuson alapuld entitas. Az Agy-ek
koltségvonzata altalanossagban nagysagrendekkel meghaladja
egyéb betegségek terdpidjara szolgald  készitményekét.
Koltséghatékonysadguk nem értelmezheté hagyoméanyos modon,
ami jelent0s akaddlya a transzparens tarsadalombiztositédsi
tamogatasi rendszerbe valo beillesztésnek, a RB-ben szenved6k
megfeleld terapidhoz vald hozzaférésének. Szamos készitmény
olyan arral jellemezhetd, amely tobb unids tagallam szdmara
megkérddjelezi, illetve atlépi a megfizethetéség hatarat, igy az
egészségligyi ellatds finanszirozdsanak fenntarthatosagat
probara teszi, illetve veszélyezteti annak miitkodoképességét.
Kiilonosképpen e gyogyszerkor esetén kiemelt fontossaggal
birnak a valds kornyezetbdl szarmazo tn. ,,real world” adatok,
amelyek a klinikai kutatasi és vizsgalati korilményektol
eltéréen a valos intézeti/korhazi/otthoni koriilmények kozott
1évo individualis betegekrdl nyujtanak tényleges
informaciohalmazt.

A kezeldorvos a megfeleld terapiat igyekszik ritka betege
szamara biztositani. Azonban a modern, 21. szazadi orvoslas

Az egyén (azaz a beteg) €és annak szlikebb illetve tdgabb
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szocialis terének (vagyis a csalad és a tarsadalom) tényezdit is
feltételezi. Egy terapia esetében nem ,pusztan” az
elérhetdségen, a lehetdségen van a hangsuly, hanem a

racionalitason alapulé indikacion is.

2. Célkitiizés

Kutatomunkank  célja az  Agy-ek  elérhetdségének,
beteghozzaférésének és kozfinanszirozasi terheinek elemzése
Magyarorszagon ¢és az Europai Unio kiilonbozd attributumaival

rendelkezd tagdllamaiban.

2.1. Hazai Agy-ek elérhetdsége és kozfinanszirozasa
Tanulmanyunk egyik pillére az Agy-ek elérhetdségének,
kozterheinek elemzése Magyarorszagon, tovabba a hazai RB-
ekben szenvedOk gyogyszerhozzaférésének analizise az alabbi
kérdések mentén:

2.1.a) Magyarorszagon 2012-ben hany darab AGy érhetd el a
RB-ben szenveddk szamara tarsadalombiztositasi tamogatas
keretében?

2.1.b) Milyen hazai kozfinanszirozasi technikak altal érhetdek

el a tamogatott AGy-ek? Az egyes finanszirozasi technikik



befolyasoljak-e az adott gydgyszer betegek altali elérhetdségét
¢s a ,,real-world” hatdsossagi adatok gytijtését?

2.1.c) Mekkora betegszamot illetéen, milyen mértéki a
kozfinanszirozott készitmények koltségvonzata?

2.1.d) A magyar tarsadalombiztositas keretében finanszirozott
AGy-ek mekkora része neurologiai érintettséggel jaré betegség
kezelésére indikalt? Mekkora betegszamot érintden és milyen

mértéki e készitmények koltségvonzata?

2.2. Az AGy-ek elérhetésége és a nemzeti kozkiadasok az
Eurdpai Unioban

Kutatomunkank masik pillére tovabba, hogy feltérképezziik
83db, az Europai Gyogyszeriigyi Hatosag (EMA) altal
forgalomba hozatali engedéllyel bir6 AGy elérhetdségét,
kozfinanszirozdsdnak modjait és terhét az EU 8 kiilonbozo
gazdasagi helyzetli €és népességli tagdllamdban ¢€s hazankat
pozicionaljuk a vizsgalt tagallamok rangsoraban. A kutatasaink
soran vizsgalt 8 orszdg a kovetkezd volt: Ausztria, Belgium,
Bulgéria,  Csehorszag,  Franciaorszdg,  Lengyelorszag,
Magyarorszag, Szlovénia. Kovetkezésképpen az alabbi

kérdésekre kerestiik a valaszokat:



2.2.a) Egyértelmii 6sszefiiggést mutat a gyogyszerek szambeli
elérhetésége a tagédllamok gazdasagi statuszaval (- a
szegényebb kozép-kelet-eurépai orszagokban kevesebb AGy
elérhetd)?

2.2.b) Rendszerszintli automatizmusok vagy rendhagy6 modon,
egyedi finanszirozasi metodusok altal, fekvo-, ill. jarobeteg-
ellatds keretében jutnak a gyogyszerekhez a kiilonb6zo
tagallamok RB-ben szenvedé paciensei?

2.2.c) A Kkoltségvetési hatas unids elemzése soran van
Osszefiiggés a tagallamok altalanos gazdasagi helyzete és a
készitmények kozkiaddsainak mértéke kozott?

2.2.d) Az Eurépai Uni6 ritka betegeinek AGy-ekhez torténd
hozzaférése vonatkozdsaban mutatkoznak egyenl6tlenségek

egyes konkrét orphan készitmények esetében tagallami szinten?

3. Modszerek

Kutatomunkéankhoz sziikséges adatgytijtés céljabol 8 eurdpai
uniods tagallam akadémiai szektorban kutatd, forgalomba
hozatali engedélyez6/finansziroz6  hatosagi, ill. egyéb
egészségligyl  hattérintézményi, valamint  egészségiigyi
korményzati  cstcsintézmény  képviseldit kerestiik meg

,nemzetkozi orphan munkacsoportunk” tagjainak



kozvetitésével. Qualitativ adatokat 8 tagallam (Ausztria,
Belgium, Bulgaria, Csehorszag, Franciaorszag, Lengyelorszag,
Magyarorszdg, Szlovénia) szolgaltatott.  Qualitativ = ¢€s
quantitativ — egészségiigyi 0Osszkiadasok: egészségiigyi ¢s
gyogyszerkasszara vonatkozé — adatokat kutatdmunkank
zarasaig FrancCiaorszadg kivételével az eldzd 7 tagallamtol
kaptunk. A demografiai és gazdasagi adatok (populacié mérete,
devizadrfolyamok, GDP) az Eurostat weboldalardl szdrmaznak.
Ausztria esetében demografiai adatok az Eurostat weboldalan
nem voltak elérhetéek, ezért ezen informaciokat az OECD
adatbazisabol vettiik.

A moddszerek a célkitlizések felsoroldsdnak alapjan keriilnek
kifejtésre.

3.1. Az AGy-ek elérhetéségének és kozfinanszirozasinak
vizsgalata Magyarorszagon

3.1.a) 2012-ben eurdpai forgalomba hozatali engedéllyel
rendelkezé6 AGy-ek Orphanet portalon szereplé listaja szerint a
magyar egészségbiztositd - az Orszagos Egészségbiztositasi
Pénztar (OEP) - publikus gyogyszertorzsébdl kivalogattuk a
magyar kozfinanszirozott AGy-eket. Lekértik az OEP
adatbazisabol a gyogyszertdmogatas automatizmusa alapjan

nem tamogatott, de rendhagydé modon — egyedi méltanyossag
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keretében finanszirozottd valhaté RB-ek kezelésére indikalt
termékek listajat és valamennyi készitmény betegszamait és
finanszirozasi adatait.

3.1.b) A gybdgyszereket tamogatasi modjuk és kategoriajuk
szerint rendszereztiik — melyek elérhetdek kozfinanszirozas
keretében  rendszerszeriien  (artdmogatds, ill.  intézeti
finanszirozas) illetve egyéb rendhagyo finanszirozasi metddus
(egyedi méltanyossag) altal?

3.1.c) Az OEP adatbazisabdl készitményenként meghataroztuk
a betegszamokat és a koltségvonzatokat, valamint az egyes
tdmogatds tipusokon belill szummaztuk az Osszesitett
betegszamokat és a timogatasi 6sszkdltségeket.

3.1.d)  Megvizsgaltuk, hogy  2012-ben a  hazai
Egészségbiztositasi Alapbdl gyogyszertdamogatasra kidramld
Osszeg hany szazalékat tették ki a neurologiai indikécioval bird

AGy-ek tamogatasara forditott kiadasok.

3.2. Az AGy-ek elérhetdsége és a nemzeti kozkiadasok az
Eurdpai Unioban
3.2.a) Az Orphanet 2015. évi adatbazisaban 83db. orphan

statusszal rendelkezd gydgyszerkészitményt szelektaltunk,



amelyek az EMA gyogyszerészeti adatbazisaban forgalomba

hozatali engedéllyel validaltak voltak.

3.2.b) 8 tagallamban kérelmeztiik az el6bbiekben emlitett 83

AGy-re vonatkozoan az alabbi specifikus informaciokat:

Az egyes tagallamokban mely orphanok elérhetéek
kozfinanszirozas keretében rendszerszerlien (&rtdmogatas,
ill. intézeti finanszirozéds) illetve egyéb rendhagyd
finanszirozasi metédusok (pl.: egyedi méltanyossag) altal?

A tarsadalombiztositdsi tdmogatdsi metddusokat négy
kategoriara csoportositottuk:

(1) Rendszerszintii finanszirozds jaro-, és fekvibeteg-
ellatais keretében (Orvosi vény alapu, kozforgalmi
gyogyszertarakhoz  kotott, klasszikus —artdmogatas és
egészsegligyi ellatd intézeti felhasznalas)

(2) Rendszerszintii  finanszirozds  jdarobeteg-elldtds
keretében (Orvosi vény alapt, kozforgalmi
gyogyszertarakhoz kotott, klasszikus artamogatas)

(3) Rendszerszintii  finanszirozds  fekvibeteg-elldtas
keretében (Egészségiligyi ellato intézményi felhasznalas)

(4) Rendhagyo finanszirozdsi metodusok - nem a
rendszerszintli tiamogat4s automatizmusan alapulnak, hanem

individualis betegkérelmeken.
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3.2.c) A nemzeti adatbazisokbol a 2013. és 2014. évekre
vonatkozéan  orphan  készitményenként meghatarozasra
keriiltek a betegszamok ¢és a koltségvonzatok, valamint az
egyes tamogatas tipusokon belil szummaztuk az
Osszbetegszamokat és a tdmogatasi Osszkoltségeket. A 2013. €s
a 2014. évekre vonatkozé tagallami, évenkénti, atlagos
Osszesitett kozkiadasokat egy fore kalkulaltuk és a nemzeti
GDP, a teljes tagallami gyogyszer-, és egészségiigyi kassza
aranyaiban szamszertsitettik. A nemzeti devizanemeken
megadott szdmértékeket az Eurostat adatbazisdbol szarmazo,
adott évekre vonatkozo atlagos arfolyamokon véltottuk at Euro
pénznemre. Az eddigiekben részletezett metddusok alapjan
kalkulalt tagallami értékeket Osszehasonlitva vontuk le
kovetkeztetéseinket.

3.2.d) A 83 AGy kozul un. indikatorokat valasztottunk Ki,
amelyeknek a 2013. és 2014. években Osszesitett nemzeti
kozkiadasainak atlagat vettilk 100.000 lakosra vonatkoztatva.
Az igy kapott tagdllami szamértékeket Gsszehasonlitottuk. Az
indikatorok kivalasztasanal koncepcionk az volt, hogy egy
heterogén, reprezentativ  csoportot  vizsgaljunk  olyan
attributumok alapjan, mint az indikacids teriilet diverzifikalasa,

mar létez6/nem létezd terapids alternativa, relativ hatékonysag
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(potencidlisan  kurativ/nem kurativ terdpia), gyakorisag
(orphan/ultra-orphan statusz), valamint a koltségvonzat.
Indikator hatéanyagok és indikacioik: algliikozidaz-alfa —
Pompe-kér (Il.tipustt Glikogén-tarolasi betegség), ekulizumab
— Paroxysmalis nocturndlis hemoglobinuria vagy Atipusos
hemolitikus uraemias szindroma, ikatibant — Herediter
angioedema, idurszulfaz — Il.tipust Mukopolyszacharidozis,

nelarabin - T-sejtes akut lymphoblastos leukaemia és T-sejtes

lymphoblastos lymphoma, rufinamid — Lennox—Gastaut
szindréma, romiplosztim — Idiopatidas thrombocytopénids
purpura, szapropterin — Phenylketonuria, sildenafil -

Pulmonalis artérias hipertonia, trabektedin — szarkomak és

ovarialis neoplasmak.
4. Eredmények

Az eredmények a célkitlizések felsoroldsdnak alapjan keriilnek
kifejtésre.

4.1. Az AGy-ek elérhetdsége és kozkiadasai hazinkban
4.1.a) 2012-ben Magyarorszagon 36 RB Kkezelésére indikalt
gyogyszer volt elérhetd tarsadalombiztositds keretében - 33

készitmény rendelkezett &rva mindsitéssel.
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4.1.b)

I. Artimogatas alapon tamogatott AGy-ek: jarébeteg-
ellatas Kkeretében, orvosi vény alapon, kozforgalmu
gyogyszertarakhoz kototten:

o Kizarolag artamogatds (,, klasszikus” gyogyszertamogatdas)
kategéridiban:  EU100%  tidmogatdsi  kategéridban 5
készitmény, EU90% tamogatasi kategoriaban 1 készitmény

e A készitmények legnagyobb része, 19 termék drtamogatas
alapu  egyedi méltanyossagi  tamogatdas  (méltanyossagi
gyogyszertamogatds) keretében részesiilhetett tamogatasban,
amely finanszirozdsi mdéd nem a tarsadalombiztositdsi
tamogatasi rendszer automatizmusa, hanem egy rendhagyo
lehetdség a tamogatasra.

o 8 készitmény |, klasszikus® gydgyszertdmogatds ¢és
méltanyossagi gyogyszertamogatas keretében is timogatott volt

indikéciotol fiiggden.

II.  Specialis beszerzésii AGy-ek: fekvibeteg-ellatas
keretében, intézményi (korhazi) felhasznalashoz kototten,

tételes elszamolas alapjan: 3 készitmény
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4.1.c)

I. Artimogatas alapon tamogatott AGy-ek: jarébeteg-
ellatas Kkeretében, orvosi vény alapon, kozforgalmu
gyogyszertarakhoz Kkototten: 2012-ben az OEP 14 db
készitményre, 2337 beteg részére 11,8 milliard forint
drtamogatasi Osszeget folyositott. Meéltanyossagi
gyogyszertamogatads keretében 27 db gyogyszerre, 293 beteg

szamara, 4,1 milliard forint 6sszegli timogatast engedélyezett.

II. Specialis beszerzésii AGy-ek: fekvibeteg-ellatas
keretében, intézményi (korhazi) felhasznalashoz kototten,
tételes elszamolas alapjan: 29 beteg részére, 387 millio forint

értekben finanszirozott az Egészségbiztositod éves szinten.

Magyarorszagon az Agy-ek osszes TB tamogatasa 2012-ben
2659 beteg részére 16,3 milliard Ft volt, az egy fore juto
koltsége 530 ezer - 165 millio Ft/ f6 kozott szorodott.

Artamogatas alapi egyedi méltinyossig Keretében
finanszirozott orphan gyogyszerek adatainak elemzése

2012. évi koltségvetési torvényben a méltanyossagi
gyogyszertamogatas eldiranyzott 6sszege 3 milliard forint volt,

amely eldiranyzat 6,3 milliard forintra modosult. Az egyedi
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méltanyossagi kasszabol csak az ot enzimpotlo készitmény

finanszirozasa meghaladta a 3 milliard forintot.

4.1.d) 2012-ben Magyarorszagon a 33 kozfinanszirzott AGy
koziil 14 készitmény ritka idegrendszeri korkép kezelésére
indikalt. Osszességében ritka neuroldgiai betegség terapiajara a
2012. évben 17 Kkozfinanszirozott készitmény rendelkezett

forgalomba hozatali engedéllyel.

I. Artamogatas alapon tamogatott AGy-ek: jarobetegellatas
keretében, orvosi vény alapon, kozforgalmu
gyogyszertarakhoz kototten:

e EU100% ill. 90%-o0s tamogatissal 1 — I készitmény

o Artdmogatis alapii egyedi méltanyossag keretében: 13
készitmény +1 készitmény un. indikacion tuli alkalmazas (,,off
label use”) esetén. Mindezen produktumok koziil a 10
legnagyobb koltségvonzatu gyogyszerkészitmény indikacioja

koziil 9 ritka idegrendszeri korkép volt.

II. Specialis beszerzésii AGy-ek: fekvibeteg-ellatas
keretében, intézményi (korhazi) felhasznalashoz kototten,

tételes elszamolas alapjan: 2 készitmény.
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A RB-ek gybgyszertamogatasanak 30%-a ritka neuroldgiai
korképek kezelésére forditodott. Egyetlen készitménytdl
eltekintve — mely emelt, EU90% tamogatasi kategériaban
tamogatott —, tarsadalombiztositas keretében teljes mértékben
finanszirozott gyogyszerek voltak. A ritka idegrendszeri
korképek  kezelésére  szolgalé  nagy  koltségvonzatu
készitmények tarsadalombiztositdsi tamogatasi Osszege 2012-
ben 387 beteg részére tobb mint 4,5millidard forint volt, amely
a teljes gyogyszerkassza 1,4% - a. Az egy fore jutod atlagos
terapias koltség: 280 ezer — 92 millio Ft / fo kozott szorddott a

2012. évi koltségadatok alapjan.

4.2. Az AGy-ek elérhetésége és a nemzeti kozkiadasok az
Eurdpai Unioban

4.2.a) A 2015. évben a résztvevé tagallamokban a 83 db.
orphan  készitmény  29,4-92,8%-a valamely = moddon
kozfinanszirozott volt, beleértve az egyedi méltdnyossag alapu

specialis tamogatasi technikakat.

4.2.b) A nem rendszerszintii finanszirozasi metéodusok 0-

41% kozott szorodtak orszdgonként.
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4.2.c) Az AGy-ek teljes kozkiadasi Osszegei a 7 vizsgalt
tagallamban 2013-ban 1,13-21,95 €/f6 (atlag: 7,36 €/f6)
értékekrél  2014-ben 1,69-25,04 €/f6 (atlag: 8,66 €/16)
Osszegekre emelkedtek. Az egy fore esé abszolut koltségek
16,7-szeres kiilonbségeket mutattak a tagallamok kozott a
legalacsonyabb ¢és a legmagasabb koltségek tekintetében.

2013. ¢és 2014. években az orphanokra forditott &tlagos
koltségek az egyes tagdllamokban a teljes allami
gyogyszerkasszak  2,25-6,51%  kozotti  részeit  képezték,
valamint a teljes egészségligyi kozkoltségek tekintetében 0,44-
0,96% raforditast jelentettek

4.2.d) A kutataisban résztvevd tagallamok  atlagos
koltségértékeit dsszehasonlitva, megallapithato, hogy a nyugat-
eurdpai tagallamok és Szlovénia szignifikansan az &tlagos
koltségadatok atlagahoz viszonyitva tobbet fordit az orphan
készitményekre, mint a kozép-kelet eurdpai tagallamok. A
kedvezobb gazdasagi helyzeti orszagok egy fére jutd AGy
koltsége magasabb, mint az alacsonyabb jovedelmil orszagok

mutatoi.
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5. Kovetkeztetések

Hazai megallapitasok:

5.1.a) Az AGy-ek hazai elérhetdségét tekintve harom évre
vonatkoz6 szazalékos aranyszam (2010: 67%, 2012: 52%,
2015: 45%) szamtani kozepe 55%-ot eredményez. Tehat az
AGy-ek elérhetéségét illetden Magyarorszagon az aktualis
évben forgalomba hozatali engedéllyel rendelkezé orphan
készitmények atlagosan 55%0-a elérhetd.

5.1.b) Hazankban 2012-ben a tarsadalombiztositas altal
tamogatott AGy-ekhez hirom féle tamogatasi technika révén
juthattak hozzd a ritka betegek (klasszikus gyogyszer-
artamogatés, artdmogatas alapu egyedi méltanyossag, specidlis
finanszirozas tételes elszamolds keretében). Domindns
kozfinanszirozasi metodus az drtamogatas alapu egyedi
méltanyossag volt, amely nem rendszerszintli finanszirozasi
metodus, hanem individudlis betegkérelmeken alapulo,
rendhagyo tamogatasi lehetdség.

Ez a finanszirozasi metédus azonban optimalis modja az un.
,real-world” hatdsossagi adatok gytijtésének.

5.1.c) Szamos diszkrepancia nyert megallapitast az AGy-ek
koltségvonzatanak elemzése soran:

* Az artdmogatas alapi egyedi méltanyossag tamogatasi
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kategoria éves koltségvetésének 50%o-at tette ki 5 db. nagy
értéklt  enzimpotlo terapia (amely a teljes artamogatési
méltanyossagi gyogyszerkor minddssze 2%0-at jelentette).

e A koltségvetésének 70%-a a RB-ek kezelésére
torzskonyvezett 27 db. arva gydgyszerkészitményre forditodott
(a teljes artamogatasi méltanyossagi gyogyszerkor 11%-a).

e Az artdmogatason alapuld méltdnyossagi gyogyszerkassza
fennmaradd 30%-a a korulbelul 223 db., nem RB kezelésére
indikalt készitmény (a teljes artamogatasi méltanyossagi
gyogyszerkor 87%-a) tamogatasanak dsszkoltsége volt.

5.1.d) Magyarorszagon a kozfinanszirozott AGy-eknek 50%-a
ritka  neurologiai  betegségekre  indikalt. A  RB-ek
gyogyszertamogatasanak 30%-a ritka neuroldgiai korképek
kezelésére forditodott. Kovetkezésképpen a ritka idegrendszeri
betegségek gyogyszereinek egészséggazdasagi jelentOsége

megkérddjelezhetetlen.

5.2. Az Eurdpai Unio tagallamait vizsgalva az alabbi
eredményekre jutottunk:

5.2.a) Az AGy-ek elérhetésége nem mutat egyértelmil
Osszefliggést a gazdasagi statusszal, bar Nyugat- Kelet felé
haladva egyre kevesebb AGy elérhetd.
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5.2.b) Rendszerszinti versus egyedi kozfinanszirozasi
metddusok fekvo-, ill. jardbeteg-ellatas keretében eltérd sullyal
birnak az egyes unids tagallamokban. Az Eurdpai Uni6é szamos
tagorszagaban — a magyar kozfinanszirozasi gyakorlattol
eltéréen — altalaban rendszerszintli és intézményi alapi a

finanszirozas.

5.2.c) A kedvezébb gazdasagi helyzetben 1év6 tagallamok
tobbet koltenek az orphanok finanszirozasara az allamhaztartas,
ill. a gyogyszer-, és egészségligyi kassza terhére.
Tanulmanyunk nem igazolta, hogy az alacsonyabb GDP-vel
biré tagallamok szamara nagyobb terhet jelentene az AGy-ek
kozfinanszirozéasa

Azonban a relativ kisebb piacok (pl.: Szlovénia) nem a
legalacsonyabb gyogyszerarakkal jellemezhetéek. E mogott
feltételezhetéen a kisebb népességli orszagok korlatozott
érdekérvényesitési lehetdsége allhat.

5.2d) A Dbeteghozzaférés egyenlétlenségeinek —feltarasa
vonatkozasaban levonhaté az a konzekvencia, amely szerint a
beteghozzaférés egyértelmi nyugat-kelet iranyt degressziv
tengelyt mutat.
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