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Резюме
Введение. Обеспечение качественными, эффективными и безопасными лекарственными препаратами, предназначенными для лечения 
редких (орфанных) заболеваний среди населения государств-членов Союза, является одним из значимых и перспективных векторов 
развития для производителей-разработчиков. Обеспечение доступности лекарственными препаратами (ЛП) для пациентов, страдающих 
редкими заболеваниями, должно регулироваться путем государственного стимулирования разработки и вывода на рынок орфанных 
препаратов у отечественных производителей за счет актуализации и своевременного обновления нормативно-правовых актов в сфере 
регистрации ЛП, а также предоставления льгот при инициировании процесса регистрации. 
Текст. В статье оценивались возможности и перспективы вывода в обращение орфанных лекарственных препаратов в рамках 
Евразийского экономического союза для отечественных производителей. 
Заключение. Обзор возможностей и перспектив вывода в обращение орфанных лекарственных препаратов для отечественных 
производителей говорит о необходимости развития нормативно-правового регулирования аспектов фармацевтической разработки для 
повышения доступности лечения пациентов с редкими заболеваниями как на уровне РФ, так и в рамках правового поля Евразийского 
экономического пространства. 

Ключевые слова: государственная регистрация лекарственных средств, ускоренная регистрация, орфанные препараты, 
неудовлетворенная медицинская потребность
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Abstract
Introduction. Providing high-quality, effective and safe drugs intended for the treatment of rare (orphan) diseases among the population of 
the Member States of the Union is one of the most significant and promising development vectors for manufacturers-developers. Ensuring the 
availability of medicines (MP) for patients suffering from rare diseases should be regulated by state incentives for the development and launch 
of orphan drugs on the market by domestic manufacturers through updating and timely updating of regulatory legal acts in the field of drug 
registration, as well as providing benefits when initiating the registration process.
Text. The article assessed the possibilities and prospects for the introduction of orphan drugs into circulation within the framework of the 
Eurasian Economic Union for domestic manufacturers.
Conclusion. A review of the possibilities and prospects for launching orphan drugs for domestic manufacturers indicates the need to develop 
regulatory and legal regulation of aspects of pharmaceutical development in order to increase the availability of treatment for patients with 
rare diseases, both at the level of the Russian Federation and within the legal framework of the Eurasian Economic Space.

Keywords: state registration of medicines, accelerated registration, orphan drugs, unmet medical need

Conflict of interest. The authors declare that they have no obvious and potential conflicts of interest related to the publication of this article.

Contribution of the authors. The authors jointly thought out the concept of the article, searched for and collected factual material in available 
publications in peer-reviewed journals, official Internet sites, regulatory and legislative acts, wrote the text of the article and designed it by the 
general medical profile of the journal. Alexandra V. Foteeva checked the article. All the authors participated in the discussion of the results.

For citation: Foteeva A. V., Koneva N. A., Beloglazova O. S., Rostova N. B. Regulation of the launch of orphan drugs on the market of the Eurasian 
Economic Union as a mechanism to increase the availability of treatment for rare diseases. Drug development & registration. 2023;12(2):198–205. (In 
Russ.) https://doi.org/10.33380/2305-2066-2023-12-2-198-205

ВВЕДЕНИЕ
Орфанные препараты (от англ. an orphan – сиро-

та)  – лекарственные средства (ЛС), разработанные 
для лечения редких («сиротских») заболеваний. При-
своение статуса орфанности заболеваниям и лекарст- 
венным препаратам (ЛП), предназначенным для их  
лечения, является значимым вопросом во многих 
странах. Только введение государственного регули-
рования фармацевтической разработки и исследова-
ний орфанных ЛП привело к прорывам в медицине, 
которые были бы невозможны из-за экономических 
аспектов этих процессов. 

Определение орфанных заболеваний, как и уро-
вень распространенности заболевания на уровне 
населения отдельных стран, не являются едиными. 
Некоторые определения опираются на количество 
пациентов с редкими заболеваниями, другие опре-
деления основываются на иных критериях, таких 
как доступность лечения болезни или возможность 
облегчения ее течения. В США Акт о редких забо-
леваниях (Rare Disease Act) 2002 года определяет 
орфанные болезни как «болезни или состояния, за-
трагивающие менее 200 000 людей в США». В Японии 
орфанные болезни определяются как болезни, затра-
гивающие менее 50 000  пациентов в Японии. Евро- 
союз (ЕС) приводит следующее определение орфан-
ных болезней: «Орфанное заболевание – это угро-
жающее жизни и здоровью хроническое заболева-
ние, которое имеет настолько низкую встречаемость, 
что необходимо применение специальных усилий 
для предотвращения заболеваемости, ранней смерт-

ности и повышения качества жизни больных». Часто- 
та встречаемости орфанных заболеваний в ЕС со-
ставляет 5 на 10 000 населения [1].

Следует отметить, что понятие орфанности при-
менимо не к конкретной молекуле ЛП, а именно к тем 
показаниям, при которых назначаются данные пре-
параты. Также как и не весь перечень показаний для 
медицинского применения регистрационного досье 
ЛП может иметь орфанный статус. Понятие орфан-
ности распространяется только лишь на определен-
ные нозологические формы заболеваний, утвержда-
емые уполномоченным органом на государственном 
уровне [2].

Значимость вопросов лекарственного обеспе-
чения населения в РФ с орфанными заболеваниями 
определена рядом документов. Так, «орфанные забо-
левания» получили юридический статус в 2011  году  
с принятием 21 ноября 2011 г. ФЗ № 323-ФЗ «Об ос-
новах охраны здоровья граждан в Российской Феде- 
рации»1. В соответствии с ч.  9 ст.  83 данного ФЗ граж- 
дане РФ, страдающие жизне-угрожающими и хрони-
ческими прогрессирующими редкими (орфанными)  
заболеваниями, имеют право на обеспечение препа- 
ратами, предназначенными для лечения этих заболе-
ваний, за счет средств субъектов РФ, а перечень дан-

1 Федеральный закон Российской Федерации №  323-ФЗ  
от 21.11.2011 «Об основах охраны здоровья граждан в Рос-
сийской Федерации» (изм., внесенными Постановлениями 
КС РФ от 13.01.2020 № 1-П, от 13.07.2022 № 31-П). Доступно по: 
http://www.consultant.ru/document/cons_doc_LAW_121895/ 
Ссылка активна на 01.12.2022.
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ных заболеваний определен Постановлением Прави-
тельства РФ1.

При этом изучение проводимой политики в ча-
сти регламентации определения орфанных заболева-
ний и обращения ЛП для их лечения в РФ и в Европе  
позволяет определить следующие аспекты, требую-
щие особо внимания и решения:

 9 многие ЛП для лечения орфанных заболеваний, 
зарегистрированные в Европе, не зарегистриро-
ваны в России;

 9 препараты, имеющие статус орфанности в Евро-
пе, не имеют такого статуса в России;

 9 большая часть ЛП, закупаемых органами испол-
нительной власти субъектов РФ, для лекарствен-
ного обеспечения пациентов с орфанными забо-
леваниями, не имеет статус орфанного препарата;

 9 в РФ не регламентированы специальные госу-
дарственные стимулирующие меры по разработке 
орфанных ЛП отечественными производителями; 

 9 большой перечень ЛП из Европейского офици- 
ального списка орфанных ЛП может быть пер- 
спективным направлением для разработки и ре- 
гистрации отечественными организациями-про- 
изводителями2 [3].
Орфанные ЛП не являются вектором направле-

ния инвестиций для крупных фармацевтических ком-
паний по ряду причин, связанных с фармацевтиче- 
ской разработкой, клиническими исследования-
ми (КИ) и регистрацией. Одна из причин почему нет  
большого интереса производителей к данным ЛП  – 
это отсутствие большого количества пациентов, кото-
рые являются потенциальными потребителями этого 
ЛП. Крупная фармацевтическая промышленность оце-
нивает разработку и продажу маленьких партий ор-
фанных ЛП как экономически не выгодный процесс  
и весьма трудозатратный. Окупаемость всех затрат  
на фармацевтическую разработку, доклинические и 
клинические исследования редких ЛП невозможно 
достигнуть за короткий временной промежуток, за- 
частую это занимает годы [4]. 

Данных по разработке и исследованиям ЛП для  
лечения редких заболеваний недостаточно в миро-
вой практике, основанных на проведенных исследо-
ваниях самих производителей-разработчиков с ор-
фанными ЛП. 

В связи с этим имеется много проблем, связан-
ных с количеством серий ЛП и качеством орфанных 

1 Постановление Правительства РФ №  403 от 26 апре-
ля 2012  г. «О порядке ведения Федерального регистра лиц, 
страдающих жизнеугрожающими и хроническими прогрес-
сирующими редкими (орфанными) заболеваниями, приво-
дящими к сокращению продолжительности жизни граждан 
или их инвалидности, и его регионального сегмента» (с изм. 
от 5 июня 2020 г.). Доступно по: http://www.consultant.ru/
document/cons_doc_LAW_129078/92d969e26a4326c5d02fa79
b8f9cf4994ee5633b/ Ссылка активна на 01.12.2022.

2 Orphan Medical Product Designation. Available at: https://
www.ema.europa.eu/en/documents/other/orphan-medicines-
figures-2000-2021_en.pdf. Accessed: 01.12.2022.

ЛП, выводимых как на российский фармацевтиче- 
ский рынок, так и на рынок Евразийского экономи-
ческого союза. 

Организация клинических исследований  
в условиях ограниченности субъектов  
исследования

Для обеспечения вывода орфанных ЛП на рынок 
государства-члена ЕАЭС с целью удовлетворения ме-
дицинских потребностей пациентов и обеспечения 
защиты определенных групп населения возможна 
регистрация ЛП без полных данных по клиническим 
исследованиям с исполнением особых обязательств 
перед уполномоченным органом [5]. Для производи-
теля-разработчика это облегчает инициацию проце- 
дуры регистрации в государстве-члене и ускоряет 
процесс вывода редких препаратов на рынок. Одна-
ко при проведении клинических исследований (КИ)  
на данных пациентах возникает ряд проблем: 
 • для проведения исследований могут потребовать-

ся пациенты, не получавшие ранее лечения; 
 • при этом возникает вопрос об этичности исполь-

зования плацебо как контрольного препарата у 
части исследуемой популяции пациентов. Авто-
рами работы J.  Mitsumoto был проведен анализ 
более 33 клинических исследований на 19  «ред- 
ких» препаратах. Без препаратов сравнения и 
плацебо были проведены 33 % случая КИ, двой-
ное слепое КИ – 27 %, нерандомизированные 
КИ – 12 % [6]; 

 • при отсутствии проведенных КИ возникают слож-
ности с выбором критериев для оценки эффек-
тивности КИ.
Ранее автором R. L. A. de Vrueh уже было отмече-

но, что все завершенные клинические исследования 
редких препаратов носят «пилотный характер». Коли- 
чество участников таких исследований составило ме-
нее 100 человек. Таким образом, критерии эффектив-
ности препаратов считаются малообоснованными [7]. 

Присвоение орфанного статуса. Данный статус 
ЛП присваивается в РФ при соответствии его следу- 
ющим критериям:
1. ЛП применяется для лечения заболевания, встре-

чающегося с частотой не более 10 на 100 000  на- 
селения. 

2. ЛП применяется для лечения заболеваний, пере-
чень которых регламентирован Правительством 
РФ3.

 • в Республике Казахстан 1 случай на 10 000 на- 
селения4;

3 Перечень редких (орфанных) заболеваний от 
31  марта 2022 года. Доступно по:https://minzdrav.gov.ru/
documents/9700-perechen-redkih-orfannyh-zabolevaniy. Ссыл-
ка активна на 01.12.2022.

4 Приказ Министра здравоохранения Республики Ка-
захстан № 304 от 10 июня 2009 г. «О Порядке формиро-
вания Перечня орфанных (редко применяемых) лекарст- 
венных средств». Доступно по: https://online.zakon.kz/
Document/?doc_id=30437668. Ссылка активна на 01.12.2022.
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 • в Республике Беларусь не более 1 случая на 
10 000 населения1;

 • в Республике Киргизия 10 случаев на 100 000 на- 
селения2;

 • в Республике Армения в законе «О лекарствен- 
ных средствах» от 2016 года с изменениями и 
дополнениями отсутствует термин «орфанный 
препарат»3.
В Союзе заявитель располагает несколькими 

возможными подходами для ускорения регистрации  
ЛП на основании, вступивших в силу 28.03.2022 г., из-
менений в Правила регистрации и экспертизы ЛС 
для медицинского применения, утвержденных Сове-
том ЕЭК №  364  [5]. Все эти подходы имеют свои осо-
бенности и соответствующие процедуры. При поло-
жительном решении рассмотрения о возможности 
присвоения статуса орфанного ЛП следует процесс 
регистрации с оценкой соотношения «польза-риск» 
и оценка методов контроля качества. Положитель-
ным моментом для производителя-разработчика  
можно считать возможность использования резуль- 
татов доклинических (ДКИ) и КИ. Такие ДКИ и КИ мо-
гут быть проведены за пределами РФ, но в соот- 
ветствии с правилами надлежащей лабораторной 
практики и правилами надлежащей клинической 
практики. Такая практика для стран ЕС считается  
общепринятым правилом, однако для РФ данный  
момент считается исключением из правил и приви-
легией [8]. На сегодняшний день законодательство 
ЕАЭС дает возможность производителю или разра-
ботчику проводить регистрацию орфанных ЛП по  
нескольким процедурам:
 • регистрации в исключительных случаях; 
 • ускоренной процедуре; 
 • условной регистрации;
 • регистрации с установлением дополнительных 

требований.
Регистрация в исключительных случаях может  

быть осуществлена в случае, если заявитель сможет 
показать, что он не способен предоставить исчерпы-

1 Приказ Министерства здравоохранения Республики 
Беларусь № 1222 от 19.11.2020 г. «О перечне орфанных (ред-
ких) заболеваний». Доступно по: https://normativka.by/lib/
document/91783/ Ссылка активна на 12.01.2022.

2 В Кыргызстане утвержден Перечень орфанных заболе-
ваний для повышения доступности ЛП. Доступно по: https://
gxpnews.net/2019/06/v-kyrgyzstane-utverzhden-perechen-
orfannyx-zabolevanij-dlya-povysheniya-dostupnosti-lp/ Ссылка 
активна на 01.12.2022.

3 Закон Республики Армения № ЗР-86 от 13 июня 2016 г.   
«О лекарственных средствах». Доступно по: http://base.
spinform.ru/show_doc.fwx?rgn=89529/ Ссылка активна на 
01.12.2022.

4 Решение Совета Евразийской экономической комиссии 
№ 36 от 17 марта 2022 г. «О внесении изменений в Правила 
регистрации и экспертизы лекарственных средств для меди-
цинского применения». Доступно по: https://docs.eaeunion.
org/docs/ru-ru/01431480/err_18032022_36. Ссылка активна  
на 01.12.2022.

вающие данные об эффективности и безопасности  
ЛП в нормальных условиях его применения в силу 
объективных проверяемых причин. Регистрационное 
удостоверение (РУ) ЛП выдается при условии выпол-
нения особых обязательств в случае, если заявитель 
может подтвердить (обосновать), что невозможно 
предоставить полные данные об эффективности и  
безопасности ЛП при обычных условиях его приме-
нения по одной из следующих причин: 
 • показания к применению, по которым предлага-

ется применять ЛП, встречаются настолько ред- 
ко, что заявитель обоснованно не может ожидать 
получения всестороннего подтверждения дока-
зательств эффективности и безопасности ЛП;

 • при текущем состоянии научных знаний не мо-
жет быть представлена исчерпывающая инфор- 
мация об эффективности или безопасности ЛП; 

 • получение информации об эффективности или 
безопасности ЛП будет противоречить общепри-
нятым принципам медицинской этики.
Указанные обязательства включают в себя сле- 

дующее:
 • заявитель должен завершить в срок, установлен-

ный уполномоченным органом референтного го-
сударства (УО РГ), определенную программу ис-
следований безопасности или эффективности, 
результаты которой позволяют провести повтор-
ную оценку соотношения «польза/риск»; 

 • для рассматриваемого ЛП должна быть установ-
лена категория отпуска «рецептурные препара-
ты» и применение в определенных случаях толь- 
ко под строгим медицинским наблюдением (на-
пример, в стационаре), а для радиофармацевтиче-
ских ЛП  – применение под наблюдением имею-
щего соответствующее разрешение лица; 

 • общая характеристика лекарственного препа-
рата (ОХЛП), листок-вкладыш (ЛВ), РУ и любая 
медицинская информация должны содержать 
привлекающую внимание пользователя инфор-
мацию о том, что имеющиеся данные о ЛП яв-
ляются недостаточными в части подтвержде-
ния определенных аспектов безопасности и 
эффективности.
Продолжение нахождения ЛП, являющегося 

объектом процедур, описанных в настоящем пунк- 
те, на рынке Союза должно зависеть от переоцен-
ки таких условий, ежегодно проводимой УО рефе-
рентного государства, с подготовкой экспертного 
отчета об оценке ЛП. Процессуальные особенности 
применения настоящего пункта приведены в прило-
жении №  25 к Правилам регистрации и экспертизы 
лекарственных средств для медицинского приме- 
нения5. 

5 Решение Совета Евразийской экономической комис-
сии № 36 от 17 марта 2022 г. «О внесении изменений в Пра-
вила регистрации и экспертизы лекарственных средств 
для медицинского применения». Доступно по: https://docs.
eaeunion.org/docs/ru-ru/01431480/err_18032022_36. Ссылка 
активна на 01.12.2022.
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Регистрация в исключительных случаях предпо- 
лагает:

 9 принципиальную невозможность предоставле-
ния полного объема данных по эффективности и 
безопасности; 

 9 ежегодный пересмотр со стороны УО.
Если ситуация меняется и заявитель сможет пред-

ставить полные данные, регистрация становится по-
стоянной. Раздел 11, часть 2, приложение № 1 описы- 
вает специальные процедуры (обязательства), кото-
рые могут включать в себя: 

 9 программу исследований ЛП; 
 9 условия назначения или введения ЛП; 
 9 обязанности по уведомлению УО; 
 9 обязанности по изменению информации о ЛП.

Ускоренная экспертиза. Данный регуляторный 
процесс имеет особую значимость при регистрации 
ЛП, в том числе орфанных, а также ЛП, необходимых 
для поддержания здоровья населения, в частности 
при отсутствии эффективных методов оказания ме-
дицинской помощи в ГЧ, определяемых Экспертным 
комитетом по ЛС, на основании обращения УО ГЧ, в 
котором подано обращение заявителя об особой зна-
чимости ЛП до подачи заявления на регистрацию. 
Предусмотрена возможность особого обозначения 
статуса препарата – «прорывная терапия», которая  
позволяет также существенно сокращать необходи-
мый объем клинических данных для получения раз-
решения на регистрацию.

Условная регистрация. В случае обоснования 
необходимости обеспечения неудовлетворенных 
медицинских потребностей для ЛП, предназначен-
ных для лечения, профилактики или диагностики се-
рьезных (тяжелых) инвалидизирующих или угрожа-
ющих жизни заболеваний, регистрация может быть 
осуществлена до представления на момент подачи 
заявления о регистрации исчерпывающих клиниче-
ских данных, предусмотренных разделом 5, прило-
жением № 1 к Правилам регистрации и экспертизы  
ЛС для медицинского применения, при условии, что 
польза от более ранней доступности рассматри- 
ваемого ЛП на рынке превышает риск, связанный с 
отсутствием исчерпывающих данных. При экстрен-
ной необходимости в подобных ЛП их регистрация 
может быть проведена без предоставления исчерпы-
вающих доклинических или биофармацевтических 
данных. В целях настоящего подраздела под «неудов-
летворенными медицинскими потребностями» по-
нимается состояние, для которого:
 • в Союзе нет одобренного УО разрешенного и 

признанного эффективного метода диагностики, 
профилактики или лечения;

 • либо применение подаваемого на условную ре-
гистрацию ЛП будет обладать существенным пре-
имуществом перед уже одобренным УО методом 
диагностики, профилактики или лечения. Услов-
ная регистрация может осуществляться только  
если соотношение «польза/риск» ЛП положи-
тельное, а также если заявитель вероятно сможет  
после проведения процедуры условной регист- 

рации представить исчерпывающие недостаю-
щие данные по безопасности, эффективности и 
качеству ЛС. Условная регистрация должна со-
провождаться выполнением держателем РУ осо-
бых условий. Эти особые условия и предельный 
срок их выполнения в качестве условий регист- 
рации устанавливаются УО государства-члена и 
подлежат ежегодной оценке этим УО. В рамках 
особых условий ДРУ необходимо обязать завер-
шить проводимые исследования или провести 
новые исследования с целью подтверждения по-
ложительного соотношения «польза/риск». ОХЛП  
и ЛВ должны содержать понятную формулировку 
о том, что регистрация ЛП осуществлена с усло- 
вием выполнения особых условий в соответст- 
вии с Правилам регистрации и экспертизы ЛС  
для медицинского применения. В отношении 
определенных категорий ЛП в целях обеспече-
ния неудовлетворенных медицинских потреб-
ностей пациентов и защиты интересов здоровья 
населения может потребоваться регистрация на 
основании менее полных, чем обычно данных, но  
при выполнении установленных особых обяза-
тельств. Условная регистрация применима к ЛП  
с таким соотношением «польза/риск», для кото- 
рого польза от допуска на рынок рассматривае-
мого ЛП будет превышать риск, связанный с от-
сутствием части данных о безопасности и эффек-
тивности ЛП на момент его регистрации (т.  е.  
к ЛП с доказанной способностью обеспечивать 
неудовлетворенные медицинские потребности  
системы здравоохранения). При этом необходи-
мо соблюсти ВСЕ следующие условия:

 9 положительное соотношение «польза/риск» 
ЛП;

 9 заявитель способен в последующем (после 
регистрации ЛП) представить полные клини-
ческие данные (а также при необходимости  
доклинические данные и данные о качест- 
ве)  – отличие от регистрации в исключитель-
ных случаях;

 9 регистрация ЛП позволит обеспечить неудов-
летворенные медицинские потребности сис- 
темы здравоохранения;

 9 польза для здоровья населения от допуска 
на рынок ЛП превысит риск, связанный с от-
сутствием части данных о безопасности и эф-
фективности ЛП на момент его регистрации 
(при условии предоставления таких данных в 
дальнейшем).

Регистрация с установлением дополнитель-
ных требований. Уполномоченным органом РГ в 
отношении ЛП при его регистрации и осуществле-
нии процедур, связанных с регистрацией, могут  
устанавливаться следующие дополнительные требо-
вания, которые указываются в РУ, Едином реестре,  
ОХЛП, ЛВ:
 • проведение пострегистрационных исследований 

эффективности ЛП, при необходимости – иссле-
дований различных аспектов эффективности ЛП, 
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которые не могут быть исследованы до начала  
реализации ЛП;

 • другие условия или ограничения в целях безо-
пасного и эффективного применения ЛП в соот-
ветствии с требованиями Правил надлежащей 
практики фармаконадзора Союза. 
Условием регистрации и подтверждения регист- 

рации (перерегистрации) ЛП уполномоченной ор-
ганизацией может быть установлено обязательство  
по проведению ДРУ:
 • пострегистрационных исследований безопасно-

сти ЛП в случае наличия опасений по поводу рис- 
ков, связанных с применением данного ЛП. В  
случае, если риски относятся более чем к одному 
ЛП, УО государства-члена способствуют проведе-
нию ДРУ таких ЛП совместных пострегистрацион-
ных исследований безопасности;

 • пострегистрационных исследований эффективно- 
сти ЛП, если понимание заболевания или клини-
ческая методология показывают, что предыду- 
щие оценки эффективности требуют существен-
ного пересмотра. 
Как видно из таблицы 1, регламентированная 

многовариантность процедур, по которым можно  
регистрировать орфанный ЛП, облегчает организа- 
циям разработчикам и производителям процесс 
вывода орфанных ЛП на фармацевтический рынок,  
обеспечивая доступ к лечению пациентов с редкими 
заболеваниями. 

Процедуры проведения клинических исследова-
ний и регистрации орфанных препаратов, основан-
ные на неполных данных о качестве, эффективности  
и безопасности, могут привести к развитию терапии 
осложнений у пациентов с «редкими» заболевания-
ми. Проведенные КИ на малых группах пациентов и 
ускоренный процесс регистрации может влиять на 
контроль за безопасным обращением орфанных ЛП. 
Небольшая выборка пациентов и ускоренный про-
цесс внедрения в систему здравоохранения с целью 
применения на пациентах таких препаратов несут в 
себе потенциальный риск безопасного применения. 
Зачастую это связано с необходимостью очень быст- 
рого вывода таких препаратов на рынок и их при-
менение в медицинской практике из-за отсутствия 
альтернативных принципов лечения орфанных за-
болеваний. Но, несмотря на «ускорение» процесса 
фармацевтической разработки и регистрации, име-
ющее негативные моменты, существует превалиру-
ющее достоинство процесса [9]. Оправданием такого  
риска становится обеспечение пациентов единст- 
венно возможным способом лечения орфанных за-
болеваний, который положительно влияет на качест- 
во жизни пациентов с этими заболеваниями.

Отсутствие аналогов на мировом рынке приво-
дит к тому, что орфанные препараты становятся уни-
кальными и эксклюзивными в своем роде. Фармацев-
тические компании, разработавшие и выпускающие 
такие ЛП, могут считаться монополистами за счет то-
го, что нет конкурирующих компаний [10]. Такие ус-
ловия создают возможность обладания разработчи-

ка-производителя эксклюзивными маркетинговыми 
правами на орфанный препарат и возможность для 
него необоснованно завышать стоимость редких 
препаратов. 

Развитие регуляторных процедур ЕАЭС имеет 
принципиальное значение для интересов националь-
ных фармацевтических предприятий в области разра-
ботки и регистрации орфанных препаратов. С одной 
стороны, это возможность ускорения темпа вывода 
на рынок редких лекарств. Однако, с другой сторо-
ны, надо отметить, что руководствуясь приоритетом 
здоровья пациентов, разработчик-производитель не-
сет определенные риски. Поэтому по мере развития 
требований по разработке орфанных ЛП необходи- 
мо сближать интересы фармацевтических организа-
ций и потребности пациентов, страдающих орфан-
ными заболеваниями. Это важно и с точки зрения 
решения важнейших медицинских задач государст- 
ва – повышения качества жизни пациентов. 

ЗАКЛЮЧЕНИЕ 
Дефицит ЛП для лечения орфанных заболеваний  

в сочетании с недоступностью существующих мето-
дов значительно ухудшают жизнь пациентов с орфан-
ными болезнями. Инновационная терапия позволяет 
людям с редкими заболеваниями вести полноцен-
ную, активную жизнь. Поэтому важно продолжать ис-
следования редких заболеваний, вести разработку 
новых ЛП и повышать их ассортиментную и ценовую 
доступность для пациентов, ставя во главу угла жизнь 
и здоровье пациента.

Евразийская экономическая комиссия принимает  
меры, цель которых – оперативное реагирование 
на угрозу жизни и здоровью пациентов с орфанны-
ми заболеваниями. Принимаемые решения помогают  
стабилизировать ситуацию с лекарствами на фарма-
цевтическом рынке и имеют важное значение для 
населения стран Союза. Кроме того, регулирующие  
органы продолжают работать над новыми мерами к 
ускорению выхода в обращение препаратов для па- 
циентов с орфанными заболеваниями. 

Ускорение выведения на отечественный рынок 
новых препаратов для применения в тех областях, 
где существует неудовлетворенная лекарственная  
потребность, станет положительным вектором разви-
тия отечественного законодательства в сфере регу-
лирования обращения ЛП. 
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