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Pacienti so zriedkavymi ochoreniami, ktoré su
Casto vazne, chronické, invalidizujuce a Zivot ohro-
zujuce, sU znevyhodneni oproti pacientom, ktori
maju CastejSie sa vyskytujuce ochorenia. Zriedkavo
sa vyskytujlicimi ochoreniami trpi v EU 6-8% oby-
vatelov a ako zriedkavé su klasifikované ochorenia
s prevalenciou nizSiou ako 5 chorych na 10000
obyvatefov. Poznatky o mnohych zriedkavo sa vy-
skytujucich ochoreniach st nedostatoéné, chybaju
informdcie o patofyzioldgii ochorenia. Pacienti alebo
rodinni prisludnici ¢asto ziskavaju informacie svoj-
pomocne. Mnohokrat je presna diagnéza ochore-
nia stanovena neskoro, pretoZe neexistuji vhodné
skriningové metddy. Farmaceutické firmy nemaju
zaujem vyrabat lieky pre uzku skupinu pacientov.
Pacienti so zriedkavymi ochoreniami maju ale rov-
naké pravo na kvalitnu lie¢bu ako pacienti s ¢asto sa
vyskytujtcimi ochoreniami.

Na zéklade toho bola uzédkonend legislativa plat-
né v USA od roku 1983 (1) a v EU od roku 2000, ktora
je nadejou pre pacientov so zriedkavo sa vyskytuju-
cimi ochoreniami, pretoze podporuje a stimuluje vy-
voj a vyrobu liekov v malom mnozstve tak, aby bola
ekonomicky vyhodna pre vyrobcov liekov. Eurdpska
legislativa je zhrnuté v nariadeni (ES) €. 141/2000 (2)
a nariadeni komisie (ES) ¢. 847/2000 (3) a priamo
plati v kazdom Clenskom $tate unie. Lieky, ktoré su
uréené na lieCbu zriedkavych ochoreni sa nazyvaju
,orphan® lieky (OMP - orphan medicinal products)
(angl. orphan - sirota). Eurépska legislativa definuje
OMP ako lieky urcené pre diagndzu, prevenciu
alebo liecbu zivot ohrozujticich alebo velmi vaz-
nych ochoreni, ktoré su zriedkavé a nevyskytu-
ju sa castejSie ako u 5 chorych na 10000 os6b
v Eurdpskej Unii alebo lieky, ktoré by sa z ekono-
mickych dovodov bez vyhod nevyvijali.

Vyrobcovia liekov st povinni, aby mohol byt liek
dezignovany ako ,orphan liek, okrem kritérii uvede-
nych v predchadzajucej definicii, dostatocne vedec-
ky zdévodnit planované pouzitie lieku aj vzhfadom
k existujucej terapii. O dezignacii, ktora sa moze
udelit v akomkolvek Stadiu vyvoja lieku rozhoduje
vedecky vybor pre OMP (COMP) v EMEA, Londyn
so zastlpenim kazdého ¢lenského statu EU (4).
Vysledkom dezignacného procesu je zaradenie lie-
ku do registra OMP (5), ktoré umoznuje vyrobcom

liekov vyuzivat vyhody pri dalSom vyvoji lieku na
danu indik&ciu.

Moznost ziskat po registracii dlhodobé vyluéné
postavenie na trhu (market exkluzivita) je najvyznam-
nejSim stimulom pre vyrobcov liekov. Je potrebné
zdéraznit, Ze registracny proces prebieha za rovna-
kych kritérii ako u ostatnych liekov s dokazom kvality,
ucinnosti a bezpec€nosti lieCby. DoleZitym stimulom
je moznost poziadat pri dalSom vyvoji lieku o kvali-
fikovanu bezplatnu radu, ktord sa ¢asto tyka dizajnu
klinickych Studii, tak aby sa zabezpecila bezproblé-
mova registracia lieku na danu indikaciu. Poplatky
za registraény proces s tiez znizené. EU v znaénej
miere prispieva k rozvoju v oblasti vyskumu a vyvoja
liekov pre lie¢bu zriedkavo sa vyskytujucich ocho-
reni a vyclefuje pre tieto ucely kazdoroéne viac
finanénych prostriedkov. Niektoré &lenské staty EU
maju narodné vedecké programy, ktoré podporuju
aktivity v tejto oblasti. Viac sa o problematike ,or-
phan‘ liekov mdze Citatef dozvedief v ¢lanku autorov
Kuzelova a spol. (6).

Za uspech eurdpskej liekovej politiky mozno
povazovat, ze vedecky vybor COMP dezignoval
ako OMP za 7 rocné pdsobenie uz 431 produktov
a vedecky vybor CHMP udelil 34 pozitivnych roz-
hodnuti o registracii pre tieto lieky, 11 v poslednom
roku. Uspechy v liegbe niektorych ochoreni budi
prezentované v nasledujucich ¢lankoch. Pévodne sa
predpokladalo, Ze priemerna doba od dezignacie po
registraciu OMP bude pétrocna, ale ako sa ukazuje
bude v EU kratsia. Dé sa predpokladat, Ze podiel re-
gistracii OMP, ktoré sa uskuto&iuju centralizovanou
procedurou v EMEA, bude v nasledujucich rokoch
rychlym tempom narastat. Napriek tymto optimis-
tickym &islam a prognézam treba ale podotknut, ze
reélna dostupnost pacientov k OMP nie je dostatoc-
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né. To plati v pinej miere aj pre Ceski a Slovensk
republiku. Hoci sa u nas zvySuje dostupnost a pl-
na dhrada tychto liekov, ktoré patria k najdrahSim,
nemédzeme byt spokojni so sidasnou situaciou v CR
ani v SR.

Zaverom je potrebné poukazat na problémy,
ktorych rieSenie by mohlo urychlit a zlepsit redlny
pristup pacientov k OMP aj v naSich podmienkach.
Bolo by nutné zriadit institlciu popripade komisiu,
ktora by sa zaoberala problematikou zriedkavo sa
vyskytujucich ochoreni a ich lie¢bou. Je potrebné
v CR aj v SR zvysit podporu a preferovat vyskum
aspon niektorych zriedkavo sa vyskytujucich ocho-
reni a ich lie€by. Bolo by vyhodné ziskat podobne
ako v inych &tatoch EU finanéné prostriedky formou
grantov na preklad Orphanetu, najvacsej eurdps-
kej databazy o 3600 zriedkavych ochoreniach, do
narodnych jazykov (7). Tym by sa zvysila informo-
vanost odbornej aj laickej verejnosti o zriedkavych
ochoreniach. V neposlednom rade je potrebné zvy-
§it komunikéciu medzi existujucimi pacientskymi or-
ganizaciami a odbornou zdravotnickou verejnostou,
pomdct spolupracovat pacientom a ich rodinnym
prisluSnikom s najvaéSiu eurdpskou pacientskou
organizaciou Eurordis, ktora zastreSuje 270 eurdp-
skych pacientskych organiz&cii (8).
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