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Vazené kolegyné, vazeni kolegové, nedavno jsme si pripomnéli Den vzacnych onemocnéni.
Je to prilezitost podivat se, kam se posunul vyzkum a jaké podminky dnes pacienti se
vzacnymi diagndézami maji.

Vzacna onemocnéni jsou jednotlivé mdlo Casta, v souctu vsak predstavuji vyznamnou zdravotni
vyzvu. V Ceskérepublice se tykaji pfiblizné pil milionu lidi, celosvétové zhruba 300 miliont. Popséno
je vice nez 6 000 diagnoz a pro vétSinu z nich stale neexistuje cilena 1écba. Podle dat EFPIA na ni
¢eka 95 % pacientu.

Ceska republika méa od roku 2022 systém pro vstup lé&iv na vzacnd onemocnéni, ktery nastavil
jasnéjsi pravidla thrady. Pacienti uz nejsou odkazani pouze na individudalni zadosti a do rozhodovani
vstupuji i pacientské organizace a odbornici. Od té doby byla uhrada schvélena 29 pripravkim, osm
zadosti bylo zamitnuto a dalSich 16 rizeni probiha.

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 odavodnéni nebylo Gplné srozumitelné a konzistentni. Zaroven se setkavame s
pripady, kdy nékteré pripravky, které jsou urcené k 1éché vzacnych onemocnéni se do systému z
formélnich divodi nemohou dostat.

Véiim, Ze bude prostor s kolegy z Ministerstva zdravotnictvi CR, zdravotnich pojistoven,
Statnihotstavu pro kontrolu 16¢iv a Ceské asociace provzacna onemocnéni nékteré parametry
diskutovat a v piipadé shody upravit tak, aby orphanové léky stabilné vstupovaly do CR i nadéle.

Dilezité bude sledovat i vyvoj na evropské trovni. Revize obecné farmaceutické legislativy totiz
upravuje pravidla pro délku trzni exkluzivity. ACkoli findlni podoba schvalena na konci lonského roku
neprinesla zasadni obrat, samotna debata o zménach a opakované navrhy na Upravy podminek
vnaseji do prostredi inovativniho vyzkumu nejistotu.

Je pozitivni, Ze se dari registrovat nova 1éciva, podstatné ale je, zda si Evropa tento trend udrzi i do
budoucna a zustane mistem, kde se vyplati investovat do vyzkumu vzacnych onemocnéni. Pro pul
milionu lidi v Ceské republice a 300 milionli pacientu na svété je to otdzka konkrétni Sance na lécbu.
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