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Резюме 
Актуальность: Лекарственная политика в отношении орфанных заболеваний является областью особого 

внимания, учитывая медицинские потребности, связанные с редкими болезнями, и относительно большое влияние, 
которое эти заболевания и их лечение потенциально могут оказать на бюджеты здравоохранения.  

Цель: Основная цель этого исследования заключалась в сравнении лекарственной политики в отношении 
орфанных заболеваний в Соединённых Штатах Америки (США), Европейском Союзе (ЕС) и Республике Казахстан 
(РК) и оценке ее влияния на утвержденные национальные перечни лекарственных препаратов (ЛП) для лечения 
редких болезней. 

Материалы и методы: Списки всех ЛП, получивших статус «орфанный» и разрешенных на фармацевтических 
рынках США, ЕС и РК, были получены с использованием национальных реестров лекарственных средств (ЛС), 
доступных в базах данных регулирующих органов. Исследование проводилось с декабря 2023 по январь 2024 года. 

Поиск и сравнительный анализ проводились по коду Анатомо-терапевтическо-химической классификациии (АТХ 

коду) и Международному непатентованному наименованию (МНН). Статистический анализ включал описательную 
статистику. Обработка данных проводилась в программном обеспечении Microsoft Excel 2022 MSO (версия 2312 
Сборка 16.0.17126.20132). 

Результаты: Исследование показало, что США и ЕС ввели лекарственную политику, поощряющие разработку 
орфанных ЛП, тогда как РК еще не разработала четкую политику, что является фактором, способствующим меньшему 
количеству утвержденных ЛП для лечения редких болезней в стране. В отечественный перечень орфанных препаратов 
входит 14.8% общего числа одобренных Управлением по контролю за продуктами и лекарствами («англ. Food and Drug 
Administration (FDA)») ЛП со статусом «орфанный» и 11.6% от общего числа ЛП со статусом «орфанный» утвержденных 

Европейским медицинским агентством («англ. «European Medicines Agency (EMA)»).  

Выводы: Результаты этого исследования подчеркивают значительный разрыв в доступности ЛП для лечения 
орфанных препаратов в РК по сравнению с США и ЕС, что указывает на необходимость совершенствования 
лекарственной политики в отношении орфанных заболеваний. Необходимо принять адекватные меры для внедрения 
специальных государственных стимулирующих мер по разработке орфанных ЛП отечественными производителями. По 
результатам исследования представляется целесообразным обеспечить вывод на фармацевтический рынок ЛП для 
лечения орфанных заболеваний входящих в национальный список, а также рассмотреть возможность расширения 
утвержденного перечня на основании ЛП, входящих в реестры ЛС США и Европы. 

Ключевые слова: редкие заболевания, орфанные препараты, определение орфанного препарата, 
лекарственная политика, Республика Казахстан 
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Background: Drug policy for orphan diseases is an area of particular focus, given the medical needs associated with 
rare diseases and the relatively large impact that these diseases and their treatment have the potential to have on health 
budgets. 

Aim of the study: The main objective of this study was to compare drug policies for orphan diseases in the United 
States of America (USA), the European Union (EU) and the Republic of Kazakhstan and to assess their impact on the 
approved national lists of medicines for rare diseases. 

Materials and methods: Lists of all drugs that have been granted orphan drug status and are authorised in the US, EU 
and the Republic of Kazakhstan pharmaceutical markets were obtained using national drug registries available in regulatory 
databases. The study was conducted from December 2023 to January 2024. Search and comparative analyses were 
performed by ATX code and INN. Statistical analysis included descriptive statistics. Data processing was performed in 
Microsoft Excel 2022 MSO software (version 2312 Build 16.0.17126.20132). 

Results: The study found that the US and EU have introduced drug policies that encourage the development of orphan 
drugs, while the Republic of Kazakhstan has yet to develop a clear policy, which is a contributing factor to the lower number 
of approved drugs for rare diseases in the country. The domestic list of orphan drugs includes 14.8% of the total number of 
(Food and Drug Administration) FDA-approved orphan drugs and 11.6% of the total number of European Medical Agency 
(EMA) - approved orphan drugs. 

Conclusions: The results of this study show a significant gap in the availability of medicines for orphan diseases in the 
Republic of Kazakhstan compared to the USA and the EU, which indicates the need to improve drug policy for orphan 
diseases. Adequate measures should be taken to introduce special state incentives for the development of orphan drugs by 
domestic manufacturers. Based on the results of the study, it would be advisable to ensure that the drugs for the treatment of 
orphan diseases included in the national list are brought to the pharmaceutical market, and to consider the possibility of 
expanding the approved list based on drugs included in the drug registers of the USA and Europe.  

Key words: rare diseases, orphan drugs, definition of an orphan drug, drug policy, Republic of Kazakhstan. 
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Өзектілігі: Сирек кездесетін аурулармен байланысты медициналық қажеттіліктерді және осы аурулардың және 

оларды емдеудің Денсаулық сақтау бюджеттеріне әсерін ескере отырып, орфандық ауруларға қатысты дәрілік саясат 

ерекше назар аудару керек сала болып табылады. 

Мақсаты: Бұл зерттеудің негізгі мақсаты Америка Құрама штаттарында (АҚШ), Еуропалық Одақта (ЕО) және 

Қазақстан Республикасында (ҚР) орфандық ауруларға қатысты дәрілік саясатты салыстыру және оның сирек 

кездесетін ауруларды емдеу үшін бекітілген дәрілік препараттардың бекітілген Ұлттық тізімдеріне әсерін бағалау 

болды. 

Материалдар мен әдістер: "Орфандық" мәртебесін алған және АҚШ, ЕО және ҚР фармацевтикалық нарықтарында 

рұқсат етілген барлық дәрілік препараттардың тізімдері реттеуші органдардың дерекқорларында қолжетімді дәрілік 

заттардың (ДЗ) ұлттық тізілімдерін пайдалана отырып алынды. Зерттеу 2023 жылдың желтоқсанынан 2024 жылдың 

қаңтарына дейін жүргізілді. Іздеу және салыстырмалы талдау анатомиялық терапевтік химиялық жіктеу коды және 

халықаралық жалпы атауы бойынша жүргізілді.  Статистикалық талдау сипаттамалық статистиканы қамтыды. Деректерді 

өңдеу Microsoft Excel 2022 mso бағдарламалық жасақтамасында жүргізілді (2312 нұсқасы 16.0.17126.20132 құрастыру). 

Нәтижелер: Зерттеу көрсеткендей, АҚШ пен ЕО дәрі-дәрмек саясатын енгізді, бұл орфандық препараттардың 

дамуын ынталандырады, ал ҚР әлі нақты саясат жасамаған, бұл елде сирек кездесетін ауруларды емдеуге арналған 

мақұлданған дәрілердің аз болуына ықпал етеді. Орфандық препараттардың отандық тізіміне" орфандық "мәртебесі 

бар өнімдер мен дәрі-дәрмектерді бақылау басқармасы(FDA) мақұлдаған препараттардың жалпы санының 14.8% 

және Еуропалық медициналық агенттік (EMA) бекіткен" орфандық" мәртебесі бар дәрілердің жалпы санының 11.6% 

кіреді. 

Қорытынды: Бұл зерттеудің нәтижелері АҚШ пен ЕО-мен салыстырғанда ҚР-да орфандық препараттарды 

емдеуге арналған препараттардың қолжетімділігіндегі айтарлықтай алшақтықты көрсетеді, бұл орфандық ауруларға 

қатысты дәрілік саясатты жетілдіру қажеттігін көрсетеді. Отандық өндірушілердің орфандық дәрі-дәрмектерін әзірлеу 
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бойынша арнайы мемлекеттік ынталандыру шараларын енгізу үшін барабар шаралар қабылдау қажет. Зерттеу 

нәтижелері бойынша ұлттық тізімге кіретін орфандық ауруларды емдеу үшін препараттардың фармацевтикалық 

нарыққа шығуын қамтамасыз ету, сондай-ақ АҚШ пен Еуропаның ДЗ тізіліміне кіретін дәрілік препараттар негізінде 

бекітілген Тізбені кеңейту мүмкіндігін қарастыру орынды болып көрінеді. 

Түйінді сөздер: сирек кездесетін аурулар, орфандық препараттар, орфандық препаратты айқындау, дәрілік 

саясат, Қазақстан Республикасы. 
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Актуальность 
Впервые термин «орфанные заболевания» («англ. 

оrphan – сирота») был введен в 1983 году в США [18]. 
Согласно отчету Всемирного экономического форума, 
опубликованному в 2020 году, от 350 до 475 миллионов 
человек во всем мире страдают редкими 
заболеваниями [26], большинство из которых — дети 
(приблизительно 50%) [10]. Это имеет серьезные 
последствия как с точки зрения потерянных жизней, так 
и с точки зрения социального и экономического бремени 
для семей и лиц, осуществляющих уход. По оценкам, 
30% детей с орфанными заболеваниями не доживают 
до 5 лет [10]. Уход за пациентами с орфанными 
заболеваниями требует много времени, 
эмоционального напряжения, физических и 
экономических затрат. Согласно метаанализу 
исследований, опубликованных в период с 2010 по 2017 
год (в основном в странах Северной Америки или 
Европы), лекарственные препараты для лечения 
орфанных заболеваний составляют большую часть 
прямых затрат на здравоохранение, при этом затраты 
сильно различаются между лекарственными 
препаратами и странами [23]. Например, в Перу 
Министерство здравоохранения потратило 33 миллиона 
долларов США на лечение более 42 000 человек, с 
редкими болезнями в 2019 году [17]. В Европе расходы 
на орфанные препараты достигли примерно 10,5 
миллиардов евро в 2017 году, тогда как общая 
стоимость лекарств в том году составила около 147 
миллиардов евро, что составляет 7,2% от общих 
расходов на фармацевтические препараты. 

Лекарственная политика в отношении орфанных 
заболеваний является областью особого внимания, 
учитывая медицинские потребности, связанные с 
редкими болезнями, и относительно большое влияние, 
которое эти заболевания и их лечение потенциально 
могут оказать на бюджеты здравоохранения [9;12].  

По данным Всемирной организации 
здравоохранения (ВОЗ) к 2020 году в 46% странах мира 
внедрена лекарственная политика в отношении ЛП для 
лечения орфанных заболеваний [12]. США и Европа 
считаются лидерами в этой области с четко 

установленной политикой, процедурами разработки и 
утверждения ЛП со статусом «орфанный» [11]. 

Основная цель этого исследования заключалась в 
сравнении лекарственной политики в отношении 
орфанных заболеваний в США, Европейском Союзе и 
Республике Казахстан и оценке ее влияния на 
утвержденные национальные перечни ЛП для лечения 
редких болезней.  

Материалы и методы: Списки всех ЛП, 
получивших статус «орфанный» разрешенных на 
фармацевтических рынках США, ЕС и РК, были 
получены с использованием национальных реестров 
лекарственных средств (ЛС) [4;6;14;24], доступных в 
базах данных регулирующих органов. Исследование 
проводилось с декабря 2023 по январь 2024 года. Поиск 
и сравнительный анализ проводились по АТХ коду и 
МНН. Статистический анализ включал описательную 
статистику. Обработка данных проводилась в 
программном обеспечении Microsoft Excel 2022 MSO 
(версия 2312 Сборка 16.0.17126.20132). 

Критерии включения и исключения: Включены 
лекарственные препараты, которые имеют статус 
«орфанный». Лекарственные средства, разрешенные 
по орфанным показаниям с аннулированным статусом, 
были исключены.  

Результаты 
Определение редких заболеваний и их распростра-

ненность на уровне населения различаются в зависи-
мости от страны. По данным систематического обзора, 
существует около 296 определений от 1109 организаций, 
большинство из которых явно или неявно выведены из 
пороговых значений распространенности [22]. 

В США согласно действующего законодательства 
орфанные заболевания— это «болезни или состояния, 
затрагивающие менее 200 000 людей в США» [18]. 
Примерно 27–36 миллионов американцев страдают 
редкими болезнями [11].  

Признание статуса «орфанный» возможно для 
иновационных, ранее незарегистрированных, 
лекарственных препаратов, а также для 
зарегистрированных препаратов, для которых были 
определены новые показания к применению. 



Наука и Здравоохранение, 2024, 1 (Т.26)                                        Оригинальное исследование 

25 

Перепрофилирование ЛП (регистрация ЛС по новым 
показаниям к применению) является привлекательным 
для редких заболеваний, особенно для некоммерческих 
потребителей, таких как группы пациентов, из-за 
возможности быстрого доступа пациентов к новым 
методам лечения и экономии расходов на 
доклиническую и клиническую разработку ЛП [19].  

В США для орфанных ЛП предоставляется 
ускоренная процедура регистрации, длительность 
которой не превышает 60 дней, следует отметить, что 
сокращение сроков регистрации является важным 
преимуществом, поскольку стандартная процедура 
длится 10 месяцев [19].  

Доступ к орфанным ЛС, находящимся на стадии 
клинических испытаний, возможен до окончания 
процедуры регистрации ЛП для инновационных 

препаратов при отсутствии альтернативных методов 
лечения. 

Получение статуса «орфанный» препарат может 
позволить производителю получить ряд преференций 
(Таблица 1), которые включают: 50% налоговые льготы 
на исследования и разработку ЛП, отмену сбора на 
регистрацию препарата, получение исследовательского 
гранта на проведение клинических испытаний, а также 
маркетинговую эксклюзивность (патентную защиту) на 
срок до 7 лет после одобрения регуляторных органов 
[13]. Таким образом, в течение 7 лет после выхода на 
фармацевтический рынок ЛП со статусом «орфанный», 
разработчик реализует свой препарат на рынке без 
прямой конкуренции со стороны производителей 
воспроизведенных лекарственных препаратов или 
биоаналогов.  

 

Таблица 1. 
Краткое изложение лекарственной политики в отношении орфанных заболеваний в США, ЕС и РК. 
(Table 1. Summary of drug policies regarding orphan diseases in the USA, EU and RK). 

Регионы США ЕС РК 

Порог распространённости 
орфанных заболеваний 

менее чем у 200 тыс. 
человек 

1 на 2000 человек 50 на 100000 человек (1 на 
2000 человек) 

Определение орфанных 
заболеваний 

Болезни или состояния, 
затрагивающие менее 200 
000 людей в США. 

Орфанное заболевание – 
это угрожающее жизни и 
здоровью хроническое 
заболевание, которое 
имеет настолько низкую 
встречаемость, что 
необходимо применение 
специальных усилий для 
предотвращения 
заболеваемости, ранней 
смертности и повышения 
качества жизни больных. 

К орфанным (редким) 
заболеваниям относятся 
редкие тяжелые болезни, 
угрожающие жизни 
человека или приводящие 
к инвалидности, частота 
которых не превышает 
официально 
определенного уровня. 

Общая 
распространенность 
орфанных заболеваний 

25–30 миллионов человек 27–36 миллионов человек 40 000 человек 

Стимулы для 
производителей орфанных 
ЛП  

Налоговый кредит на 
исследование и 
разработку. 
Помощь в подготовке 
протокола клинического 
исследования. 
Исследовательские 
гранты.  
Ускоренная процедура 
регистрации. 

Централизованная 
процедура регистрации. 
Помощь в подготовке 
протокола клинического 
исследования. 
Снижение регуляторных 
сборов. 
Исследовательские гранты. 
Ускоренная процедура 
регистрации. 

Ускоренная процедура 
регистрации. 
Ускоренная экспертиза 
материалов клинических 
исследований. 

Год реализации политики 1983 1997 2009 

Эксклюзивность на 
фармацевтическом рынке 

7 10 Нет 

 

Когда лекарственный препарат получает статус 
«орфанный», Управление по контролю за продуктами и 
лекарствами США (англ. «Food and Drug Administration 
(FDA)») публикует эту информацию в реестре ЛП для 
лечения орфанных заболеваний [24]. 

В США, государственный контроль над ценами 
отсутствует. Производители ЛП самостоятельно 
определяют цены, исходя из спроса на рынке, при этом 
обеспечивая себе необходимую прибыль. С одной 
стороны, сильная конкуренция между 
фармацевтическими компаниями на рынке позволяет 

удерживать цены ниже установленного государством 
предела, с другой стороны производители могут 
ставить любую цену на инновационный ЛП, который 
еще находится под патентной защитой, зная, что 
альтернатив нет [25]. 

Евросоюз 
В ЕС пороговой распространенностью редких 

болезней считают 1 случай на 2 тыс. населения, 
орфанными заболеваниями страдает примерно 25–30 
миллионов европейцев [11]. Определение редких 
заболеваний регламентировано в праве ЕС как: 
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«Орфанное заболевание – это угрожающее жизни и 
здоровью хроническое заболевание, которое имеет 
настолько низкую встречаемость, что необходимо 
применение специальных усилий для предотвращения 
заболеваемости, ранней смертности и повышения 
качества жизни больных» [21].  

В Евросоюзе подача заявки для получения статуса 
«орфанный» является бесплатной и возможна при 
отсутствии зарегистрированных препаратов для 
лечения по предлагаемым показаниям или при условии, 
что заявленный к регистрации ЛП превосходит по 
эффективности уже зарегистрированный препарат [21]. 

Разработчикам ЛП для лечения орфанных 
заболеваний предоставляются научные консультации 
от регуляторного органа при подготовке протокола 
исследований, предусмотрено предоставление 
исследовательских грантов на клиническую разработку 
ЛП или снижение взносов на проведение исследований 
под руководством EMA [11]. 

Признание лекарственного препарата орфанным 
предоставляет фармацевтическим компаниям статус 
эксклюзивного производителя сроком на 10 лет. [11]. 

В ЕС препараты для лечения орфанных 
заболеваний регистрируются по централизованной 
процедуре, ее продолжительность сокращается с 210 
дней до 90 дней.  

Поданные на регистрацию ЛП, могут получить 
разрешение на продажу в форме условной регистрации 
(сроком на 1 год), при отсутствии альтернативных 
методов лечения по заявленным показаниям к 
применению. Поскольку клинические испытания еще не 
завершены, заявителю следует продемонстрировать, что 
польза от применения лекарственного средства 
превышает риск. После завершения клинической 
разработки лекарственного средства статус регистрации 
ЛП перестает быть условным [21]. Все утвержденные ЛП 
со статусом «орфанный» публикуются в Едином реестре 
лекарственных средств [14]. 

Цены на лекарственные препараты регулируются в 
Европе различными способами в зависимости от страны. 
Однако цены на лекарства, которые полностью или 
частично возмещаются из государственного бюджета или 
обязательного медицинского страхования, а также на 
лекарства, отпускаемые по рецепту врача, являются 
предметом регулирования со стороны государства [25]. 

Евразийский экономический союз (ЕАЭС) 
Для вывода препаратов на фармацевтический рынок 

регистрация ЛП возможна по национальной процедуре и в 
рамках ЕАЭС. В Республике Казахстан регистрация 
лекарственных препаратов возможна по национальной 
процедуре и по правилам ЕАЭС. Следовательно, 
целесообразно рассмотреть процедуры регистрации ЛП 
для лечения орфанных заболеваний в рамках ЕАЭС. 

Лекарственный препарат, может иметь статус 
«орфанный» в одном государстве-члене ЕАЭС и не 
быть признан таковым в остальных. В праве ЕАЭС дано 
следующие определение — это лекарственный 
препарат, предназначенный для диагностики, 
этиопатогенетического или патогенетического лечения 
(лечения, направленного на механизм развития 
заболевания) редких (орфанных) заболеваний, частота 

которых не превышает официально определенного 
уровня в государстве-члене [5]. 

В ЕАЭС регистрация ЛП для лечения орфанных 
заболеваний осуществляется по одной из 
перечисленных процедур: 

- регистрация в исключительных случаях (требуется 
обоснование); 

- ускоренная процедура регистрации (на основании 
обращения уполномоченного органа); 

- условная регистрация (при выполнении 
определенных условий); 

- регистрация с установлением дополнительных 
требований (устанавливаются дополнительные 
требования). 

При регистрации ЛП для лечения орфанных 
заболеваний в ЕАЭС лабораторные испытания 
образцов ЛС не проводятся, что способствует 
ускорению вывода на рынок таких лекарственных 
препаратов [5]. 

В праве ЕАЭС нет норм о маркетинговой 
эксклюзивности, соответственно, заявленный ЛП может 
регистрироваться по тому же орфанному показанию к 
применению, что и уже зарегистрированный препарат. 
Все зарегистрированные препараты публикуются в 
Едином реестре ЛС ЕАЭС, однако статус «орфанный» 
не присваивается [5]. 

Республика Казахстан 
В Республике Казахстан регистрация лекарственных 

препаратов возможна по национальной процедуре и по 
правилам ЕАЭС. В стране существует ряд документов, 
определяющих важность вопросов, связанных с 
обеспечением лекарственными средствами пациентов с 
редкими заболеваниями. Основным документом является 
Кодекс «О здоровье народа и системе здравоохранения», 
согласно которому к орфанным (редким) заболеваниям 
относятся редкие тяжелые болезни, угрожающие жизни 
человека или приводящие к инвалидности, частота 
которых не превышает официально определенного уровня 
[1]. В Республике Казахстан утверждены Правила 
формирования перечня орфанных заболеваний и 
лекарственных средств для их лечения. Данный перечень 
утверждается уполномоченным органом и 
пересматривается с периодичностью 1 раз в 3 года, а 
также при выявлении новых случаев орфанных 
заболеваний [3]. Хотя Министерство здравоохранения 
Республики Казахстан (МЗ РК) оценивает 
распространённость орфанных заболеваний как 50 
случаев на 100 000 населения [3], отечественные авторы 
утверждают, что официальной статистики по редким 
заболеваниям в РК нет [8] 

На диспансерном учете состоит 46362 пациентов с 
орфанными заболеваниями. Из которых 71% (32 936) 
взрослые пациенты (старше 18 лет), и 29% (13426) дети 
[7]. По данным исследований небольшое количество 
пациентов с редкими болезнями, зарегистрированных в 
стране, является результатом как недостаточной 
осведомленности об орфанных заболеваниях среди 
медицинских работников, так и отсутствием 
соответствующих систем кодирования (орфакоды), 
которые могут облегчить классификацию и кодирование 
редких болезней [8]. 
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Лечение орфанных заболеваний в Республике 
Казахстан осуществляется в рамках гарантированного 
объема бесплатной медицинской помощи (ГОБМП) и 
обязательного социального медицинского страхования 
(ОСМС). Это значит, что пациенты с редкими 
болезнями, препараты, входящие в национальный 
перечень, получают бесплатно [1,3]. 

По оценкам, основными проблемами 
лекарственного обеспечения являются: отсутствие 
регистрации ЛП для лечения орфанных заболеваний в 
стране; отсутствие установленной предельной цены на 
закупку ЛП, перебои в поставках от ТОО «СК-
Фармация» (единый дистрибьютор, обеспечивает 
лекарственными средствами организации 
здравоохранения и население страны в рамках ГОМП и 
ОСМС); недостаточная работа органов 
здравоохранения по обеспечению препаратами для 
редких заболеваний из местного бюджета [8]. 

Для ЛП, предназначенных для лечения орфанных 
заболеваний предусмотрена ускоренная экспертиза 
регистрационного досье ЛС, сроки экспертизы не 
превышают 70 дней вместо стандартных 210 дней. При 
регистрации лекарственных препаратов, предназначенных 
для лечения орфанных заболеваний, разработчик 
предоставляет программу исследований. В последующем 
на основании результатов реализации данной программы 
осуществляется ежегодная переоценка соотношения 
"польза-риск" ЛП. Лабораторные испытания ЛП, 
заявленных как «орфанный» не проводятся. Также для 
орфанных препаратов предусмотрена ускоренная 
экспертиза результатов клинических испытаний [2]. 

В законодательстве РК нет норм о маркетинговой 
эксклюзивности ЛП [1;2]. Все зарегистрированные 
препараты, публикуются в Государственном реестре 
лекарственных средств и медицинских изделий 
Республики Казахстан (Государственный реестр ЛС и МИ 
РК) статус «орфанный» в реестре не присваивается [6]. 

В РК цены на препараты для лечения орфанных 
заболеваний являются предметом государственного 
регулирования, формируется и утверждается 

государственный предел цен и наценок, а также 
осуществляется мониторинг и анализа цен на ЛП [1]. 

Анализ национального перечня ЛП для лечения 
орфанных заболеваний 

В национальный перечень орфанных заболеваний РК 
входит 152 лекарственных препарата для их лечения [4], из 
которых 59 наименований не зарегистрированы в 
Республике Казахстан [6] (Таблица 2). Допускается ввоз и 
применение ЛС для лечения редких заболеваний на 
территории РК без прохождения регистрации на основании 
наличия разрешительного документа от МЗ РК, однако, 
следует отметить, что отсутствие регистрации ЛП может 
быть причиной существенных проблем. Во-первых, 
установление предельных цен для закупа ЛП 
осуществляется на зарегистрированные в стране 
препараты, отсутствие государственного регулирования цен 
может привести к высоким затратам здравоохранения на 
обеспечение населения незарегистрированными ЛС. Во-
вторых, ввиду отсутствия государственной регистрации для 
этих ЛП не осуществляется фармаконадзор, таким образам 
в случае возникновения нежелательной лекарственной 
реакции (НЛР) при применении этих препаратов, НЛР не 
регистрируются и не оцениваются экспертной организацией.  

Из 93 ЛС тип производства как биотехнологический 
определен для 35 наименований, остальные позиции 
имеют химическую природу. Из них оригинальный бренд 
представлен на фармацевтическом рынке для 63 позиций, 
из которых 37.6% наименований не имеют дженерика или 
биоаналога. Воспроизведенные лекарственные препараты 
или биосимилляры представлены для 55 позиций 
зарегистрированных ЛС, входящих в перечень, из которых 
для 30 наименований не представлен оригинальный бренд 
[6].  

Таким образом, 38 ЛС являются инновационными или 
их дженерики или биоаналоги по каким-то причинам не 
выходят на фармацевтический рынок РК, этот вопрос 
требует дальнейшего изучения т.к. наличие 
воспроизведенных препаратов и биоаналогов на 
фармацевтическом рынке влияет на стоимость ЛП в 
сторону их снижения. 

 

Таблица 2. 
Анализ национального перечня ЛП для лечения орфанных заболеваний. 
(Table 2. Analysis of the national list of drugs for the treatment of orphan diseases). 

Количество наименований Да (n%) Нет (n%) 

Регистрация в РК 93 (61.1%) 59 (38.8%) 

Из 93 зарегистрированных ЛП 

Биотехнологический тип производства 35 (37.6%) 58 (62.3%) 

Наличие зарегистрированного 
оригинального бренда  

63 (67.7%) из которых 38 ЛП (60.3%) не имеют дженерика или 
биоаналога 

30 (32.2%) 

Наличие дженерика или биоаналога  55 (59.1%) из которых для 30 ЛП (54.5%) не представлен 
оригинальный бренд) 

38 (40.8) 

 

Сравнительный анализ перечней США, ЕС и РК (по МНН). 
В базе данных одобренных орфанных 

лекарственных препаратов США по результатам поиска 

найдено 742 «уникальных значения» [24], в то время как 
в Реестре орфанных лекарственных средств ЕС 
найдено 395 «уникальных значений» [14] (Таблица 3).  

 

Таблица 3. 
Сравнительный анализ перечней орфанных препаратов США, ЕС и РК. 
(Table 3. Comparative analysis of the lists of orphan drugs in the USA, EU and Kazakhstan). 

Регионы США ЕС 

Количество утвержденных наименований (на основании «Уникальных значений») 742 395 

Количество позиций (на основании национального перечня), входящих в реестры 110 46 

Процент от общего числа ЛП, входящих в реестры ЛС (14.8%) (11.6%) 
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Следует отметить, что количество “уникальных 
значений” может не совпадать с количеством одобренных 
ЛП.  

В отечественный перечень орфанных препаратов 
входит: 

• 14.8 % (110 из 742 позиций) от общего числа ЛП, 
одобренных FDA (США) со статусом «орфанный»; 

• 11.6% (46 из 395 позиций) от общего числа ЛП, 
утвержденных в ЕС со статусом «орфанный». 

Обсуждение результатов 
В этом исследовании было проведено международ-

ное сравнение лекарственной политики в отношении ЛП 
для лечения орфанных заболеваний и утвержденных 
перечней США, ЕС и РК, уделяя особое внимание 
влиянию этой политики на разработку и доступность 
этих препаратов (Таблица 1). Исследование показало, 
что и США, и ЕС реализуют политику, основанную на 
определении орфанных заболеваний, которая основана 
либо на пороговых значениях распространенности 
редких заболеваний, либо на финансовой 
жизнеспособности ЛП. Политика в этих регионах 
направлена на то, чтобы стимулировать 
фармацевтические компании разрабатывать новые ЛП 
для лечения орфанных заболеваний, предлагая 
финансовые и нефинансовые стимулы. Результаты 
этого исследования согласуются с предыдущими 
наблюдениями о том, что в США больше всего 
одобрений ЛП для лечения редких болезней по 
сравнению с другими странами [15] 

Исследование показало, что США и ЕС ввели 
лекарственную политику, поощряющую разработку 
орфанных ЛП, тогда как РК еще не разработала четкую 
политику, что является фактором, способствующим 
меньшему количеству утвержденных ЛП для лечения 
редких болезней в стране.  

Одним из существенных различий, наблюдаемых 
между регионами, является определение редких 
заболеваний. В США заболевание считается орфанным, 
если оно затрагивает менее 200 000 человек, тогда как в 
ЕС заболевание классифицируется как редкое, если 
распространённость его составляет 1 человек из 2000, 
пороговые значения распространённости орфанных 
заболеваний в РК является аналогичной с ЕС, однако эти 
данные не подтверждены официальной статистикой. 
Заболеваемость орфанными заболеваниями может быть 
ниже в РК, чем в США и ЕС, что может частично объяснить 
меньшее количество утвержденных ЛП для лечения 
орфанных заболеваний в стране. Однако установление 
прямой корреляции между распространенностью 
орфанных заболеваний и наличием ЛП является сложной 
проблемой, требующей дальнейшего изучения. Поиск ЛП с 
орфанными показаниями к применению в 
Государственном реестре ЛС и МИ РК не предоставляется 
возможным, это поднимает вопрос о необходимости 
рассмотреть возможность создание реестра зарегистри-
рованных ЛП, для лечения орфанных заболеваний.  

В исследовании также рассмотрена эксклюзивность 
рынка для утвержденных к применению ЛП, для лечения 
орфанных заболеваний. В законодательстве РК не 
предусмотрена маркетинговая эксклюзивность. 
Маркетинговая эксклюзивность - один из ключевых 
стимулов для разработчиков ЛП. Это предполагает 

необходимость более тщательного рассмотрения 
факторов, которые способствуют внедрению в стране 
эксклюзивности орфанных ЛП на фармацевтическом 
рынке и их влияния на доступ пациентов к этим 
препаратам. Однако следует поддерживать баланс между 
этими мерами и необходимостью доступа к жизненно 
важным препаратам. По оценкам нескольким 
дорогостоящим ЛП был предоставлен период 
эксклюзивности продолжительностью более 10 лет, что 
привело к задержке доступа к дженерикам и 
биоссимилярам для пациентов с орфанными 
заболеваниями. Эта задержка может привести к 
увеличению затрат на препараты и ограничить доступ 
пациентов к жизненно важным методам лечения [20].  

Еще одной проблемой является ценообразование 
на ЛП для лечения орфанных заболеваний. Препараты 
со статусом «орфанный» часто являются 
дорогостоящими из-за высоких затрат на исследования 
и разработку, а также небольшого числа пациентов. Это 
создает проблемы доступа как для пациентов, так и для 
систем здравоохранения. Лекарственная политика в 
отношении орфанных заболеваний сильно различаются 
в зависимости от страны, что может создать проблемы 
для фармацевтических компаний, стремящихся 
разрабатывать и продавать лекарства по всему миру. 
Возможным решением является стремление к большей 
международной гармонизации в вопросах 
регулирования цен ЛП, чтобы облегчить доступ к ЛП 
для лечения орфанных заболеваний [11]. 

Большой процент ЛП, входящих в национальный 
перечень, не имеют государственной регистрации, 
также анализ показал, что значительное количество ЛП 
для лечения орфанных заболеваний, разрешенных к 
применению США и Европе, не утверждены в 
Республике Казахстан. Различия в количестве 
зарегистрированных лекарств для лечения орфанных 
заболеваний можно объяснить несколькими факторами, 
в том числе различиями в определении редких 
заболеваний, конкретной лекарственной политикой и 
стимулами для разработки новых лекарств в каждой 
стране, а также различиями в процессе утверждения ЛП 
регулирующими органами.  

Выводы 
Результаты этого исследования подчеркивают 

значительный разрыв в доступности ЛП для лечения 
орфанных препаратов в РК по сравнению с США и ЕС, что 
указывает на необходимость совершенствования 
лекарственной политики в отношении орфанных 
заболеваний. Необходимо принять адекватные меры для 
внедрения специальных государственных стимулирующих 
мер по разработке орфанных ЛП отечественными 
производителями. Предлагаемое решение заключается в 
том, что стимулы должны предлагаться только компаниям, 
которые проводят исследования по разработке лекарств 
для заболеваний, которым не уделяется должного 
внимания, или для которых нет доступных методов 
лечения. По результатам исследования представляется 
целесообразным обеспечить вывод на фармацевтический 
рынок ЛП для лечения орфанных заболеваний входящих в 
национальный список, а также рассмотреть возможность 
расширения утвержденного перечня на основании ЛП, 
входящих в перечни США и Европы. 
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Ограничения: у этого исследования есть несколько 
ограничений. Во-первых, результаты применимы только 
к орфанным заболеваниям. Мы ограничили наше 
исследование анализом ассортиментной доступности 
ЛП для лечения редких болезней, целесообразно 
провести более глубокий анализ в разрезе доступности 
этих препаратов в отношении их утверждения по 
орфанным показаниям к применению. Во-вторых, 
регистрация ЛП процесс динамичный, количество 
утвержденных и одобренных ЛП, входящих в реестры 
ЛС на момент публикации может измениться. И 
наконец, количество «уникальных значений» может не 
соответствовать количеству утвержденных и 
одобренных ЛП. Тем не менее, мы попытались 
полностью описать нашу методологию, чтобы повысить 
точную воспроизводимость. 
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