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Misliti znanost.
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Zgodbe pacientov, ki v svoji drzavi ne morejo do zdravil za zdravljenje svoje bolezni, vsake toliko razburijo javnost.
Velikokrat gre za redke bolezni, kot v primeru decka Krisa, ki je za lajSanje simptomov spinalne misi¢ne atrofije prejemal
ucinkovito in doslej tudi najdrazje financirano zdravilo v Sloveniji, hkrati pa je v ZDA Ze obstajalo Se bolj u¢inkovito
zdravilo, ki v Evropi Se ni bilo dostopno.

V zadnjih dveh desetletjih se je stevilo inovativnih zdravil v Evropi mocno povecalo zlasti na dveh bolezenskih podrocjih -
zdravljenja redkih bolezni in rakavih bolezni. Najprej razlozimo, katera zdravila so inovativna. V ozjem smislu so to
zdravila, ki vsebujejo popolnoma novo zdravilno ucinkovino in tako predstavljajo novo (ali celo prvo) moznost zdravljenja
neke bolezni; v zadnjih letih predvsem bioloska in taréna zdravila. V SirSem smislu med inovativna zdravila spadajo tudi
tista z Ze znanimi zdravilnimi ucinkovinami, za katere je odkrita nova moznost uporabe pri drugi bolezni, oziroma za katere
je izboljSana ucinkovitost, varnost ali prikladnost uporabe pri zdravljenju iste bolezni, obi¢ajno zaradi drugac¢ne tehnoloske
priprave in dostave zdravila v telo. V nasi raziskavi smo iskali, koliko in katera inovativna zdravila za zdravljenje redkih in
rakavih bolezni so dostopna v razli¢nih evropskih drzavah, ter predvsem, kdaj in v kaksnem obsegu. Skupaj s slovenskimi
strokovnjaki s podrocja financiranja zdravil pa smo oblikovali tudi nov predlog modela meril za odlo¢anje o financiranju
(inovativnih) zdravil iz javnih sredstev v Sloveniji.

Obe skupini bolezni sta zelo heterogeni, saj gre pri rakavih boleznih za katerokoli maligno novotvorbo, pri redkih boleznih
pa za katerokoli bolezen, ki ustreza evropski definiciji, da prizadene najvec¢ 5 na 10 000 oseb. Skupini se tudi prepletata,
saj je med priblizno 6000-8000 znanimi redkimi boleznimi zajetih veliko oblik rakavih bolezni, ki jih je zaradi vedno
natancnejSega razmejevanja mogoce pristevati med redke (npr. nedrobnoceli¢ni pljuc¢ni rak je redka bolezen, ostali raki



plju¢ pa ne nujno).

Razvoj novih zdravil na omenjenih dveh podrocjih temelji na dejstvu, da je vecina redkih in rakavih bolezni resnih,
kroni¢nih, zZivljenjsko ogrozajocih in moc¢no vpliva na kakovost Zivljenja bolnika. Inovativna zdravila za redke bolezni so
nova ali celo edina moznost zdravljenja in imajo tako za bolnike visoko terapevtsko vrednost, priblizno tretjina pa jih je
namenjenih zdravljenju redkih rakavih bolezni. Po drugi strani je cena teh zdravil obi¢ajno visja kot pri inovativnih zdravilih
za pogostejSe bolezni, medtem ko so dokazi o njihovi ucinkovitosti in varnosti pogosto Sibkejsi zaradi manjsega stevila
preiskovancev.

Poleg samega razvoja je za dostop pacientov do zdravil klju¢na tudi serija postopkov za umescanje zdravila v zdravstveni
sistem neke drzave, ki omogocijo, da pacient zdravilo prejme, ko ga potrebuje, in da zanj ne placa iz lastnega Zepa. To so:

e pridobitev dovoljenja za promet z zdravilom oziroma t. i. registracijo zdravila na nacionalni ali Se pogosteje na
evropski ravni (z njo uradne agencije za zdravila na podlagi dokazov o ucinkovitosti, varnosti in kakovosti zdravila
odobrijo uporabo pri ljudeh in tako proizvajalcu odobrijo trzenje zdravila v izbranih drzavah),

e angazma farmacevtskih podjetij za trzenje zdravila in dolocitev cene zdravila v posamezni drzavi ter

¢ odloditev nacionalne zdravstvene zavarovalnice (v Sloveniji je to Zavod za zdravstveno zavarovanje Slovenije) o
obsegu financiranja posameznega zdravila iz javnih sredstev.

Zaradi trenda razvoja vedno vec inovativnih zdravil na vseh podrocjih in njihove pogosto dolgotrajnejse uporabe v
primerjavi s starejsSimi zdravili stroski za zdravila po vsem svetu narascajo. Zdravstveni sistemi drzav, med njimi tudi
slovenski, se tako soocajo z izzivom, kako zagotoviti napredno oskrbo z zdravili, ob tem pa upostevati nac¢elo solidarnosti
do vseh bolnih in ohraniti vzdrznost sistema. Pri tem predstavlja odlo¢anje o financiranju zdravil enega klju¢nih procesov,
ki pogojuje dostop pacientov do zdravil in dolo¢a obseg ter omejitve dostopa. V Sloveniji in vecini drugih evropskih drzav
temeljijo odlocitve o financiranju zdravil na vrednotenju zdravila na podlagi ve¢ meril, kot so ucinkovitost in varnost
zdravila, stroskovni vidik, eti¢ni vidik, strokovna priporocila in prioritete zdravstvenega varstva. V preteklih letih so se v
raziskavah in praksi po vsem svetu oblikovali novi modeli klju¢nih meril s ciljem zagotoviti ¢im bolj sistematicen in
transparenten postopek odloc¢anja o financiranju zdravil.

Dostop pacientov do inovativnih zdravil, Se posebej do skupine inovativnih zdravil za redke bolezni, se zaradi razli¢nih
politik umescanja, torej razlicnih meril in nacinov financiranja teh zdravil, med drzavami lahko moc¢no razlikuje.

Dostop do zdravil za redke in rakave bolezni v Sloveniji

Dostop slovenskih pacientov do obeh skupin zdravil smo preucili na podlagi najobseznejSe obstojeCe mednarodne
podatkovne baze IMS MDART o vrednostni in koli¢inski prodaji zdravil, ki jo vodi podjetje IQVIA. Omenjena baza zajema
podatke Stevilnih drzav o porabljenih sredstvih prodanih zdravil in koli¢inah prodanih zdravil v lekarnah in bolnisnicah.
Dostop do zdravil v Sloveniji smo primerjali z dostopom na klju¢nih evropskih trgih inovativnih zdravil, upostevajoc
dostopno Stevilo, Cas pricetka uporabe po registraciji in porabljena sredstva za zdravila, za zdravila za zdravljenje raka pa
tudi upostevajoc koli¢insko porabo v miligramih zdravilne ucinkovine na skupino novo odkritih bolnikov z rakom (incidenco
raka).

Klju¢ni evropski trgi za skupino 81 inovativnih zdravil za zdravljenje rakavih bolezni, registriranih v obdobju 2007-2016, so
Nemd¢ija, Francija, Svedska, Norveska in Svica, ki omogo¢ajo dostop do dveh tretjin ali ve¢ na novo registriranih zdravil
znotraj 3-6 mesecev po registraciji po t. i. centraliziranem postopku v Evropi, ki omogoca soc¢asno registracijo zdravila po
celotni Evropski uniji in Evropskem gospodarskem prostoru. V Franciji in Nemciji zanje odmerijo tudi najvedji delez
sredstev glede na sredstva za vsa zdravila, njihova koli¢inska poraba v miligramih zdravilne uc¢inkovine na novega bolnika
z rakom pa je najvidja v Svici in Franciji. Slovenski pacienti dostopajo do dveh tretjin inovativnih protirakavih zdravil v ¢asu
15 mesecev po registraciji, zanje pa je namenjen najvedji delez sredstev od sredstev za vsa zdravila med primerjanimi
drzavami (kot je prikazano na spodniji sliki). Celokupna koli¢inska poraba je v Sloveniji tretja najvisja v primerjavi z drugimi
evropskimi drzavami, za podskupino zdravil za hematoloSke rake pa celo najvisja.
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Kljuéni evropski trgi dostopa do 125 zdravil za redke bolezni, registriranih v obdobju 2005-2014, so Nem¢ija, Svedska,
Francija in Velika Britanija. V omenjenih drzavah pacienti dostopajo do vsaj dobrih 60 % na novo registriranih zdravil
znotraj 3-9 mesecev po registraciji, najvecji delez sredstev zanje pa odmerijo v Nemciji. Slovenski pacienti dostopajo do
slabe polovice novih zdravil v ¢asu 15 mesecev po registraciji, zanje pa namenimo sSe vecji delez sredstev za vsa zdravila
kot Nemcija (prikazano na spodnji sliki). Od razpolozljivih zdravil za redke bolezni jih v Sloveniji 79 % tudi delno ali polno
financiramo iz javnih sredstev.
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izven bolnisnic

Predhodne raziskave so pokazale, da si inovativna zdravila v Evropi lahko privoscijo predvsem gospodarsko uspesnejse
drzave in da je na podrocju zdravljenja raka Se vedno v uporabi veliko starejsih zdravil. Dostop slovenskih pacientov do
inovativnih protirakavih zdravil je glede na nase izsledke primerljiv s klju¢nimi evropskimi trgi: tako glede na Stevilo zdravil
kot glede na porabljena sredstva in njihovo kolic¢insko porabo. Zlasti koli¢inska poraba, ki kaze dejansko uporabo
protirakavih zdravil in je v Sloveniji med najvisjimi v Evropi, nakazuje na vzgib v slovenskem zdravstvenem sistemu po
omogocanju dostopa do inovativnih zdravil na podrocju zdravljenja raka.

Po drugi strani dostop slovenskih pacientov do inovativnih zdravil za redke bolezni (pri tem gre za heterogeno skupino
zdravil za bolezni z razli¢nih podrocij, kot so nekatere metabolne motnje, redke infekcijske bolezni, redke nevroloske
bolezni, nekateri redki raki idr.) po izsledkih nasih raziskav ni primerljiv s klju¢nimi evropskimi trgi, saj je v Sloveniji na
voljo manjse Stevilo zdravil z daljSim ¢asovnim zamikom. Primerljiva s klju¢nimi trgi pa je poraba sredstev za ta zdravila, ki
lahko nakazuje na to, da izbrana dostopna zdravila nudimo vecjemu Stevilu pacientov kot v drugih drzavah (manj
omejujemo, kateri pacienti z neko redko boleznijo jih lahko prejmejo).

Nov predlog meril za odlo¢anje o financiranju zdravil

Poleg preucevanja dostopa smo raziskovali tudi, katera merila za vrednotenje zdravil so v procesu odlo¢anja o financiranju
zdravil smiselna. Zastavili smo predlog novega modela meril in ugotavljali, ali bi njegova uporaba v praksi vodila v
drugacne odlocitve o financiranju zdravil za redke bolezni od obstoje¢ega modela meril.

V obstoje¢em slovenskem modelu meril je najbolj izpostavljen vidik uc¢inkovitosti in varnosti zdravljenja, tj. »terapevtska
vrednost zdravila«. Ta vrednoti obseg koristi in tveganja uporabe zdravila za pacienta: ali zdravilo dokazano prinasa korist
glede na kon¢ni zeleni izid zdravljenja (npr. podaljsa Zivljenje) in ali je zdravilo prvo obstojeCe za zdravljenje posamezne
bolezni, oziroma ali prinasa dodatno korist v primerjavi z Ze dostopnimi zdravili (npr. ima manj nezelenih ucinkov,
omogoca boljsi ali hitrejsi zelen izid zdravljenja). Poleg terapevtske vrednosti se upostevajo Se priporocila za uporabo
zdravila iz strokovnih smernic, ekonomski vidiki uporabe zdravila, ocena eti¢nih vidikov, pomen zdravila za javno zdravje
(glede na nacionalne zdravstvene prioritete) in ocena zdravila iz referencnih virov (npr. drugih drzav).

Kot izhodis¢e za oblikovanje novega predloga meril za razvrs¢anje in financiranje zdravil v Sloveniji, ki bi omogocal Se bolj
transparentno in sistemati¢no odlo¢anje, smo izvedli kvalitativno raziskavo z metodo fokusne skupine v obliki
polstrukturirane vodene razprave. Razpravo smo izvedli s petimi strokovnjaki iz Zavoda za zdravstveno zavarovanje
Slovenije, Javne agencije za zdravila in medicinske pripomocke, Nacionalnega instituta za javno zdravje in Univerzitetnega
klini¢cnega centra Ljubljana.

Predstavniki klju¢nih zdravstvenih institucij v Sloveniji menijo, da je pri vrednotenju zdravil smiselno upostevati vec
razli¢nih vidikov oziroma meril, ki naj bodo vsebinsko (kvalitativno) enaka za vsa zdravila, kvantitativno pa se lahko
razlikujejo tako, da je prispevek posameznega merila za dolo¢eno skupino zdravil vecji ali manjsi (npr. zaradi dolocene
lastnosti bolezni). Kot taksno skupino zdravil, kjer imajo lahko nekatera merila veljo tezo od drugih zaradi lastnosti same
bolezni, strokovnjaki prepoznavajo tudi zdravila za zdravljenje redkih bolezni. Nov predlog modela meril zajema vidike
koristi in tveganja zdravljenja z zdravilom za pacienta (ucinkovitost in varnost zdravila), ekonomski vidik, breme bolezni,
upostevanje zdravstvenih prioritet, osnovanih na vrednotah slovenske druzbe, vpliv uporabe zdravila na organizacijo
zdravstvenega sistema ter dva druzbena vidika - vpliv bolezni in vpliv zdravila na bolnikove svojce, skrbnike oziroma SirSo
druzbo. NajpomembnejSa merila so po mnenju strokovnjakov ucinkovitost in varnost zdravila, kakovost dokazov o varnosti
in ucinkovitosti, ekonomski vidik in breme bolezni.

Mnenje slovenskih strokovnjakov sledi predlogom tujih modelov meril za vrednotenje zdravil v drugih zdravstvenih
sistemih po svetu, ki vsi upostevajo ve¢ meril o lastnostih zdravila, lastnostih bolezni in druge vidike ter ne samo enega,
npr. strosek zdravljenja. Tudi v tujih modelih sta najpomembnejsi merili u¢inkovitost in varnost zdravljenja z zdravilom.
Obstojeci model meril in predlog novega se razlikujeta v treh novih merilih: vpliv uporabe zdravila na organiziranost
zdravstvenega sistema ter vpliv bolezniin vpliv koristi zdravila na bolnikove svojce, skrbnike in ostalo okolico, ki
preusmerjata vrednotenje zdravil zgolj s koristi zdravila za pacienta na korist zdravila za SirSo druzbo. Z novim predlogom
modela meril bi se tako prej odlocili financirati zdravilo, v katerem bi poleg koristi za pacienta prepoznali tudi korist za
Sirso okolico (npr. zdravilo za zdravljenje demence, ki z lajSanjem simptomov bolniku olajsa tudi breme njegovim svojcem,
skrbnikom).

Pri vrednotenju skupine zdravil za redke bolezni je najbolj pomembna razlika med obstojec¢im modelom in novim
predlogom modela meril lahko sprememba nacina upostevanja eti¢cnega vidika. Tu gre za vrednotenje zdravila na podlagi
nacel solidarnosti, pravi¢nosti in omogocanja moznosti zdravljenja bolezni, kjer je alternativ zdravljenja malo ali jih ni.
Eti¢ni vidik se v obstoje¢em modelu uposteva predvsem za redke in resne bolezni. Zdravila za te bolezni torej poleg
upostevanja njihove terapevtske vrednosti, stroska zdravljenja, priporocil iz strokovnih smernic in ostalih meril na podlagi
eti¢nega vidika vrednotimo kot bolj prednostna in jih prednostno financiramo. V novem predlogu modela bi eti¢ni vidik
lahko upostevali na enak nacin kot doslej (za redke in resne bolezni), lahko pa bi ga zastavili nekoliko drugace in ga
upostevali za vse bolezni, ki predstavljajo nacionalne zdravstvene prioritete. Te bi poleg redkih in resnih bolezni lahko
vklju€evale tudi druge, hkrati pa bi lahko zaradi heterogenosti skupine redkih bolezni prislo do razlikovanja med njimi in bi
bile nekatere redke bolezni uposStevane kot bolj prioritetne od drugih. V takSnem primeru bi prednostno obravnavali le



dolocena zdravila za redke bolezni in ne vec celotne skupine zdravil.
V Sloveniji Ze dostopamo do naprednih mozZnosti zdravljenja

Rezultati nasih raziskav so pokazali, da v slovenskem zdravstvenem sistemu pacientom nekoliko pocasneje kot na klju¢nih
evropskih trgih inovativnih zdravil omogoc¢amo dostop do Stevilnih inovativnih zdravil: zlasti na podrocju rakavih bolezni,
na podrocju redkih bolezni v nekoliko manjsi meri. Ko je zdravilo umesc¢eno v zdravstveni sistem, ga zagotavljamo vec
pacientom kot v Stevilnih drugih evropskih drzavah, s ¢imer jim omogo¢amo dostop do naprednih moznosti zdravljenja. Pri
odlocanju o financiranju zdravil podobno kot drugod po Evropi upoStevamo preplet znanstvenih dognanj, druzbenih
vrednot in finan¢nih omejitev. Predlog novega modela meril za vrednotenje zdravil in odlo¢anje o njihovem financiranju
usmerja v financiranje ucinkovitih in varnih zdravil, ki poleg pacientom koristijo tudi Sirsi druzbi. In prav to je eno izmed
izhodis¢ za prenovitev uradnega modela meril v slovenskem prostoru in v zdravstvenih sistemih drugih drzav.

https://www.alternator.science/en/long/kaksen-je-dostop-do-inovativnih-zdravil-v-sloveniji/



