Den vzacnych onemocnéni: Kam smeéruje
vyzkum a vyvoj 1éciv na vzacna onemocnéni?
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Vzacna onemocnéni jsou jednotlivé relativné malo casta, v souctu vsak predstavuji jednu z
nejvétsich vyzev moderni mediciny. V Ceské republice se tykaji priblizné ptil milionu lidi a
celosvétové zhruba 300 milionu pacientu. Popsano je vice nez 6 000 ruznych diagnoz,
pricemz pro vétsinu z nich stale neexistuje cilena lécba. Prestoze vyzkum v poslednich
letech prinesl nové terapie, podle dat Evropské federace farmaceutického prumyslu
(EFPIA) 95 % pacientu na uc¢innou lécbu stale ceka.

Od roku 2022 méame v tuzemsku fungujici systém pro vstup pripravkl pro vzacna onemocnéni, ktery
nastavuje jasna pravidla pro thradu a pacienti tak jiz nejsou odkazani na individualni zadosti u
zdravotnich pojistoven, pricemz do rozhodovani se zapojuji také pacientské organizace a dalsi
odbornici prostrednictvim poradniho orgéanu ministra zdravotnictvi. Od té doby byla thrada
schvélena 29 1é¢ivym pripravkiim na vzacna onemocnéni a osmi pripravkiim byla hrada zamitnuta.
V tuto chvili bézi dalSich 16 spravnich rizeni.

Z pohledu primyslu si tzv. ,orphanové cesty” velmi vaZime a vniméme, ?e Ceska republika, je v
tomto ohledu vyrazné progresivnéjsi nez vétsina evropskych statu. I presto jsme zejména v druhé
poloviné minulého roku vidéli, Ze pocet neschvalenych zadosti o thradu pripravki pro vzacna
onemocnéni vzrostl a odivodnéni nebylo Giplné srozumitelné a konzistentni. Zaroven se setkavame s
pripady, kdy nékteré pripravky, které jsou urcené k 1éché vzacnych onemocnéni se do systému z
formélnich dvodi nemohou dostat.

Vétrim, Ze bude prostor s kolegy z Ministerstva zdravotnictvi CR, zdravotnich pojistoven, Statniho
tistavu pro kontrolu 1é¢iv a Ceské asociace pro vzacna onemocnéni nékteré parametry diskutovat a v
pripadé shody upravit tak, aby orphanové léky stabilné vstupovaly do CR i nadéle.

Budoucnost ¢eskych pacienti je uzce spjata i s tim, jaké podminky ma vyzkum a vyvoj v Evropé.
Pravé evropska legislativa sehrala v poslednich dvou desetiletich zasadni roli. Narizeni o 1écivych
pripravcich pro vzacna onemocnéni z roku 2000 vytvorilo stabilni rdmec a pobidky pro investice do
vysoce specializovaného vyzkumu. Vysledky vidime v datech - podle Evropské 1ékové agentury
(EMA) je dnes v Evropské unii schvéaleno vice nez 260 1éCiv pro vzacna onemocnéni a jen mezi lety
2014-2024 bylo registrovano 176 novych pripravku. Tento vyvoj ukazuje, ze dobr'e nastavené
podminky dokazou privést inovace do klinické praxe.

Evropska unie vSak nyni pravidla méni. Revize obecné farmaceutické legislativy, znama jako
farmaceuticky balicek, byla politicky dohodnuta a formélné potvrzena v prosinci 2025. Puvodni
desetileta trzni exkluzivita orphan 1éCiv je nahrazena modulovanym systémem. Zakladni ochrana ¢ini
9 let a muze byt prodlouzena az na 11 let u pripravku, které prinaseji zasadni terapeuticky prinos
napriklad tam, kde dosud zadna 1écba neexistuje. Reforma soucasné upravuje pravidla ochrany dat i
dalsi pobidky.

Ukazme si, jaké konkrétni dopady mize mit kraceni ochranné lhuty. Podle modelace prezentované
EFPIA by zkraceni trzni exkluzivity a prisnéjsi podminky pro zachovani orphan statusu mohly v
obdobi 2020-2035 snizit pocet nové vyvinutych orphan 1é¢iv priblizné o 12 %, tedy o zhruba 45
pripravki. To by v praxi mohlo znamenat, ze nové terapeutické moznosti by se nedostaly az k 1,5
milionu pacientll v Evropé.



Je pozitivni, Ze se dari registrovat nova léciva, podstatné ale je, zda si tento trend udrzime i do
budoucna a Evropa zustane mistem, kde se vyplati investovat do vyzkumu vzacnych onemocnéni. Pro

ptl milionu lidi v Ceské republice a 300 miliontl pacient@l na svété je to otazka konkrétni $ance na
léchu.
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