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LEKI SIEROCE = RZADKIE CHOROBY

Rzadka choroba - Rozporzadzenie UE 141/2000 art. 3 : za rzadkg chorobe
uwaza sie stan chorobowy wystepujgcy
nie wiecej niz u 5 na 10 tys. osob.

Rzadkie Choroby: 6.000 - 8.000
Leki sieroce: produkty lecznicze przeznaczone do diagnozowania,

zapobiegania i leczenia chordb rzadkich

Leki sieroce sg stosowane do leczenia chordb rzadkich.

Nazwano je tak, poniewaz w normalnych warunkach rynkowych przemyst farmaceutyczny
nie ma istotnego interesu w opracowywaniu i sprzedawaniu produktéw przeznaczonych
tylko dla niewielkiej liczby pacjentéw cierpigcych na bardzo rzadkie choroby.
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By Rare Digeades Europe

LEKI SIEROCE = GENEZA

Orphan Drug Act 1983 - Dzieki wysitkom kongresmena Waxmana, aktora Jacka Klugmana
i wsparciu tysiecy ludzi udato sie doprowadzi¢ do podpisania przez Ronalda Regana,
owczesnego prezydenta Standw Zjednoczonych, ustawy Orphan Drug Act. Zanim weszfa
w zycie, w USA dostepnych byto jedynie 10 lekow stosowanych w terapii rzadkich choréb.
Obecnie liczba ta wzrosta do okoto 300 preparatow.

0 EUROPEAN MEDICINES AGENCY @
SCIENCE MEDICINES HEALTH

COMP 2000 r. - Rozporzadzenie (WE) Nr 141/200 Parlamentu Europejskiego i Rady w
sprawie sierocych produktow leczniczych. Unia Europejska powotata Komitet ds.
Sierocych Produktow Leczniczych - COMP oraz wprowadzita wtasny system ulg i zachet,
ktore majg utatwic firmom wprowadzanie na rynek lekéw sierocych.
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LEKI SIEROCE w UE

Leki sieroce w UE 2016: 98 - Wspodlnotowy Rejestr Sierocych Produktéw Leczniczych

Number of orphan medicinal products in Europe with European orphan
designation and European market authorisation by date of MA
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http://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/list of orphan drugs in europe.pdf



http://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/list_of_orphan_drugs_in_europe.pdf
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ZASTOSOWANIE LEKOW SIEROCYCH

Number of orphan medicinal products in Europe with European orphan
designation and European market authorisation by ATC category
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LEKI SIEROCE - CECHY i ... niedopatrzenia

> Zmudny i dtugotrwaty proces badawczy i wynalazczy obarczony duzym ryzykiem finansowym

» Ekonomicznie nie optacalne - mata liczba potencjalnych pacjentéw stanowi ograniczenie atrakcyjnosci

» Wysoka cena

» Ograniczone dowody skutecznosci EMB

» Ograniczona sprzedaz i mozliwosci refundacyjne

» Nie dostrzegane przez prawo i system opieki zdrowotnej

» W Polsce sieroce produkty lecznicze podlegaja takiej samej procedurze oceny i ustalania ceny,
jak wszystkie inne produkty lecznicze.

» Poddawanie oceny lekéw sierocych typowym rygorom HTA nie jest prawidtowe.
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LEKI SIEROCE = ZASTOSOWNIE

zaledwie 1,5% chordb rzadkich
posiada oferte lekowa

~112/16

. Rzadkie choroby dla ktérych zarejestrowano przynajmniej jeden leczniczy produt

98,5%

. Rzadkie choroby bez oferty lekowej OMP
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USTAWOWE WYZWANIA WOBEC LEKOW SIEROCYCH

QALY nie dla lekow sierocych

Zespoty Parlamentarne ds. Choréb Rzadkich oraz ds. Onkologii, w stanowisku
z 9 wrzesnia 2014 r. rekomendowaty Ministrowi Zdrowia RP aby wydajac
decyzje administracyjng o objeciu refundacjg ktore na podstawie odrebnych
przepisOw oznaczone zostaty jako sierocy produkt leczniczy lub przeznaczone
sg do terapii konkretnych wskazan onkologicznych w schytkowej fazie zycia,

nie uwzgledniat kryterium, o ktéorym mowa w art. 12 pkt. 13, przy czym
rekomendowane odstgpienie od stosowania w/w kryterium dotyczy dotychczas nie
refundowanej w Polsce technologii medycznej, w sprawie ktérej ztozony zostat pierwszy

wniosek o objecie refundacjg, w danym wskazaniu medycznym, ktorego
zachorowalnosc¢ nie przekracza wiecej niz 1 przypadek na 50 tysiecy
mieszkancow lub ktdrym dotkniete jest nie wiecej niz 700 osdb w kraju.
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WYZWANIA DLA HTA wobec LEKOW SIEROCYCH

Standardowe poddawanie decyzji o zasadnosci refundacji lekow sierocych
rygorom HTA nie jest prawidiowe.

Wielokrotnie w Polsce okazuje sie, ze lek od lat stosowany jako skuteczny w
catej Europie, w Polsce uznany jest za nieskuteczny i nieefektywny klinicznie.

Obecnie w UE trwaja prace nad nowelizacjg dyrektywy transparentnosci.
Efektem bedzie zakaz ponownej oceny HTA w stosunku do lekow i technologii,

ktore uzyskaty status sierocego produktu medycznego wydany przez COMP przy
EMA.

Ocena technologii medycznych (HTA) stosowana wobec lekéw i technologii
sierocych powinna miec inny zakres niz obecnie stosowany przez AOTMIT.
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WYZWANIA | PROGNOZY DLA LEKOW SIEROCYCH
Leki i technologie sieroce w COMP — prognoza : o 200 WIECE)

300

300

IRDIRC

INTERNATIONAL
RARE DISEASES RESEARCH
CONSORTIUM

200

100 10 IRDIRC powstato z inicjatywy
Komisji Europejskiej i National
Institute of Health (USA) w celu

0 L= 16 POLKA wspierania wspotpracy
miedzynarodowej w dziedzinie
2000 2016 2020 badan nad rzadkimi chorobami.

IRDIRC tgczy badaczy i organizacje inwestujgce w badania, aby osiggna¢ dwa gtéwne cele:
dostarczy¢ 200 nowych terapii dla rzadkich chordéb i Srodki do diagnozowania wiekszosci
rzadkich choréb do konca roku 2020.
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OCZEKIWANE UREGULOWANIA DLA LEKOW SIEROCYCH

W zakresie:

» compassionate use

» early access

» darowizn

» importu docelowego

» wprowadzenia odrebnego trybu wnioskowania refundacyjnego

» zwiekszenia finansowania refundacji lekow sierocych i przesuniecia tego obszaru do
zadan budzetu panstwa - (znaczenie Srodkow)

Niezaleznie od stosowanych lekdw sierocych jest jeszcze ,lek sierocy”, bardzo pomocny
zarowno w tych rzadkich, jak i zwyktych chorobach. Nie wymaga badan naukowych,
procedur rejestracyjnych i nic nie kosztuje. Ten ,lek sierocy” to okazanie kazdej chorej osobie
jej wartosci, wspotczucia, nadziei i pocieszenia, ktore kazdy moze daé tym, ktérzy choruja.

prof. Waldemar Janiec

www.leki-sieroce.pl , Leki sieroce w doli i niedoli”
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Mirostaw Zielinski



