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Philip Kranz (Institut fiir Qualitit und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen —
IQWIG, Koln) és mt., valamint Rita Banzi (IRCCS Istituto di Ricerche Farmacologiche
Mario Negri, Ranica, Italia) a ritka betegségek gyogyitasara szolgald gyogyszerek
hatékonysagara vonatkozo bizonyitékokat elemezték. Kovetkeztetésiik szerint eurdpai és
nemzeti szinten is felmeriil a reformok sziikségessége.

Az Europai Unidoban mintegy 30 millid6 ember szenved a tobb mint 6.000 kiilonb6z0 ritka
betegség valamelyikében. ,,Az Eurdpai Parlament és a Tandcs 141/2000/EK rendelete
(1999. december 16.) a ritka betegségek gyogyszereirol” [https://eur-lex.europa.eu/legal-
content/HU/TXT/?uri=celex%3A32000R0141 ] 2000-ben Iépett hatalyba. Az ezt kdvetd
elsé évtizedben 63, a masodikban 133 ¢€s csupan 2022-ben 22 ilyen hatéanyag kapott
engedélyezést a piaci forgalmazasra.

A szerzOk szerint az Orphan Drug-statuszhoz tarsitott terapias haszon mogott nem allnak
klinikai vizsgalatokbodl szarmaz6 bizonyitékok. Ezért azt javasoljak. hogy az Orphan Drug-
statuszt vonatkoztassak el a ,,tobblethaszon” besorolastdl. Jollehet ritka betegségek esetén
gyakran kétségbe vonjak a randomizalt és kontrollalt vizsgéalatok lehetdségét, a szerzok
nem tartjak kizartnak, hogy ritka betegségeknél is ez uton generdljanak bizonyitékokat.

A European Federation of Pharmaceutical Industries and Associations (EFPIA) WAIT-
indikdtora (Waiting to Access Innovative Therapies)
[https://www.efpia.eu/media/676539/efpia-patient-wait-indicator_update-july-

2022 _final.pdf ] évente elemzi az 0j innovativ terapiak bevezetését, valamint azt, hogy
mennyi ideig tart, amig ezek eljutnak a betegekhez. Eredményei szerint Eurdpaban a
gyogyszerellatas tekintetében jelentds kiilonbségek mutatkoznak. 2021-ben példaul
Németorszagban 40, Ausztridban 34, Bulgariaban 12 Gjonnan bevezetett gyogyszer allt a
betegek rendelkezésére.

Az Europai Bizottsag néhany hete tett javaslatot az EU gyogyszerészeti jogszabalyainak
feliilvizsgalatara. [Ldsd: Eurdpai egészségiigyi unio: A Bizottsag gyogyszerészeti reformot
javasol a hozzaférhetobb, megfizethetobb és innovativ gyogyszerek érdekében, 2023. 1.
negyedév 2. sz.] A szerzok allaspontja szerint a szabalyozasi védelem id6tartamanak
csokkentése gyengiteni fogja az innovativ gyogyszerekre vonatkozd szellemitulajdon
védelmét.
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