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Резюме. Введение. Несмотря на высокую затратность жизнеугрожающих орфанных заболеваний, не все дорогостоя-
щие препараты для патогенетического лечения редких заболеваний включены в перечень жизненно необходимых и важ-
нейших лекарственных препаратов (ПЖНВЛП). Цель. Анализ лекарственных препаратов для патогенетического лечения 
заболеваний, включённых в орфанные ограничительные перечни, с целью определения конкретных наименований, не 
включённых в ПЖНВЛП для медицинского применения на 2019 год. Материалы и методы. Из стандартов медицинской 
помощи по редким заболеваниям, включённым в Постановление Правительства РФ от 26 апреля 2012 г. № 403 и распоря-
жения правительства Российской Федерации от 10 декабря 2018 г. № 2738-р, выделено 62 международных непатентован-
ных наименования (МНН) лекарственных средств. Полученные по соответствующим МНН в Государственном реестре 
лекарственных средств Министерства здравоохранения РФ данные проанализированы. Результаты. 90 % препаратов яв-
ляются референтными, 34 % взаимозаменяемыми, 81 % из рассмотренных входят в ПЖНВЛП на 2019 год. Остальные 19 % 
не являются необходимыми и соответственно не имеют зарегистрированной отпускной цены. Выводы. Анализ орфанных 
лекарственных перечней выявил отсутствие некоторой части дорогостоящих препаратов в ПЖНВЛП, что делает невоз-
можным осуществление контроля предельных отпускных цен производителя на эти препараты со стороны государства.
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Abstract. Introduction. Despite the high cost of life-threatening rаre diseases, not all expensive drugs for the pathogenetic 

treatment of orphan diseases are included in the list of vital and essential drugs. Aim. Analysis of drugs for pathogenetic treatment 
of diseases included in the orphan drugs lists, in order to determine the specifi c names not included in the list of vital and essential 
drugs (VET List) for medical use in 2019. Materials and methods. From the standards of medical care for rare diseases included in 
the Decree of the Government of the Russian Federation of April 26, 2012 № 403 and the order of the government of the Russian 
Federation of December 10, 2018 № 2738-p allocated 62 international non-patented names of drugs. Th e data obtained from 
the relevant INN in the State register of drugs of the Russian Ministry of health of was analyzed. Results. 90 % of the drugs are 
reference, 34 % interchangeable, 81 % of the considered included in the VET List for 2019. Th e remaining 19 % is not necessary 
and therefore does not have a registered selling price. Summary. Analysis of orphan drug lists revealed the absence of some of the 
expensive drugs in the VET List, which makes it impossible to control the maximum selling prices of the manufacturer by the 
government.
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Введение

История развития «орфанного законодательства» 
в России насчитывает более 10 лет. Именно приказ 
Министерства здравоохранения и социального раз-
вития Российской Федерации (РФ) № 159 «О мерах по 

обеспечению отдельных категорий граждан необхо-
димыми лекарственными средствами» [1] в 2007 году 
стал надёжным стартом для программы «7 высокоза-
тратных нозологий» («7 ВЗН»). Это программа, соз-
данная для льготного обеспечения необходимыми ле-
карственными препаратами (ЛП) пациентов с такими 
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орфанными заболеваниями, как гемофилия, муковис-
цидоз, различные злокачественные новообразования 
кроветворной и лимфоидной тканей и «неорфанных» 
высокозатратных патологий — гипофизарный на-
низм, рассеянный склероз, состояние после транс-
плантации органов или тканей [2].

В качестве нового витка развития «орфанной 
темы» 3 августа 2018 года правительством РФ одо-
брен закон о внесении изменений в Федеральный 
закон (ФЗ) «Об основах охраны здоровья граждан в 
Российской Федерации», предполагающий расшире-
ние списка «7 ВЗН» ещё на 5 орфанных заболеваний, 
такие как юношеский артрит с системным началом, 
гемолитико-уремический синдром, мукополисаха-
ридозы трёх типов (I, II, VI) [3]. Как и ранее, обе-
спечение соответствующих пациентов ЛП для пато-
генетического лечения, лечения, направленного на 
механизм развития заболевания, как гласит пункт 
6.1 статьи 4 ФЗ № 61 [4], происходит за счёт средств 
федерального бюджета, что закреплено ФЗ № 323 [5]. 
Именно референтные ЛП этой группы в качестве 
исключения подвергаются ускоренной процедуре 
экспертизы в целях государственной регистрации на 
основании признания международных данных кли-
нических исследований [6].

Перечень ЛП, необходимых для лечения «7 ВЗН», 
а с января 2019 года «12 ВЗН», регулярно пересма-
тривается и устанавливается Распоряжением РФ, 
представляет собой список ЛП и специализиро-
ванных продуктов лечебного питания по междуна-
родным непатентованным названиям (МНН) или 
группировочным наименованиям. 2018 год не стал 
исключением, и 10 декабря новый перечень ЛП на 
2019 год для лечения «7 ВЗН» уже утверждён, без 
учёта расширения программы «7 ВЗН», но с учётом 
объёмов федеральных бюджетных ассигнований на 
2019 год. Это зарегистрированные в РФ лекарства из 
перечня жизненно необходимых и важнейших ле-
карственных препаратов (ПЖНВЛП), который так-
же пересмотрен и утверждён на 2019 год [7].

Важно пояснить, что с целью оказания меди-
цинской помощи для реализации государственных 
гарантий в виде обеспечения ЛП и специализиро-
ванными продуктами лечебного питания людей с 
орфанными заболеваниями — заболеваниями с рас-
пространённостью не более 10 случаев на 100 000 на-
селения, в РФ сформирован ещё один ограничи-
тельный перечень — «перечень жизнеугрожающих 
и хронически прогрессирующих редких (орфанных) 
заболеваний, приводящих к сокращению продолжи-
тельности жизни граждан или их инвалидности», 
далее «список 24», который состоит из 24 групп бо-
лезней согласно МКБ-10 [8]. Более того, если подсчи-
тать все нозологические форма болезней из «списка 
24», получится около 60 нозологических форм. На-
пример, пункт «нарушение обмена жирных кислот» 
включает в себя 3 заболевания, такие как адренолей-

кодистрофия, дефицит мышечной карнитинпаль-
митилтрансферазы, дефицит очень длинной цепи 
ацил-КоА-дегидрогеназы [9].

Лечение граждан, страдающих редкими заболева-
ниями, включёнными в «список 24», происходит за 
счёт средств бюджетов субъектов РФ согласно части 
9 статьи 83 ФЗ-323. Данный список составляется в 
соответствии с общим перечнем орфанных забо-
леваний, формирующимся уполномоченным феде-
ральным органом исполнительной власти, следуя 
статье 44 ФЗ-323 на основании статистических дан-
ных. Полный перечень зарегистрированных орфан-
ных заболеваний в РФ размещается на официальном 
сайте www.rosminzdrav.ru и на данный момент вклю-
чает всего 227 групп заболеваний [10].

Поскольку «список 24» составлен без указания 
конкретных МНН, разумно было бы полагать, что 
законом предусматривается покрытие стоимости 
лечения лиц, включённых в федеральный регистр 
больных перечисленными в перечне заболеваниями, 
в полном объёме в рамках имеющихся стандартов 
медицинской помощи. Стандарт медицинской по-
мощи, кроме того, является основой для проведения 
экономической оценки стоимости ведения таких 
пациентов и оценки технологии здравоохранения в 
целом [11].

С экономической точки зрения сиротские ле-
карства являются дорогостоящими, заболевания 
высокозатратными, а количество пациентов — неу-
клонно растущим, по некоторым данным на 10-13 % 
ежегодно, в том числе благодаря расширению арсе-
нала диагностических мер [12].

Наличие существенных региональных различий 
в объёмах финансирования пациентов с редкими 
заболеваниями из «списка 24», отсутствие для него 
специального перечня ЛП обусловливают целесоо-
бразность более детального исследования процесса 
формирования анализируемых перечней в рамках 
государственного реестра лекарственных средств.

Цель

Цель данной работы — анализ ЛП для патогене-
тического лечения редких и дорогостоящих заболе-
ваний, включенных в орфанные ограничительные 
перечни, с целью определения конкретных ЛС, не 
включённых в перечень ЖНВЛП на 2019 год, явля-
ющийся основным элементом доступности лекар-
ственных средств для терапии редких заболеваний.

Методы

В статье будут использованы следующие опреде-
ления:
1. орфанные лекарственные препараты — ЛП, пред-

назначенные исключительно для диагностики 
или патогенетического лечения (лечения, направ-
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ленного на механизм развития заболевания) ред-
ких (орфанных) заболеваний (ФЗ от 12.04.2010 
№61-ФЗ «Об обращении лекарственных средств» 
ст. 4, п. 6.1);

2. редкими (орфанными) заболеваниями являются 
заболевания, которые имеют распространённость 
не более 10 случаев на 100 тысяч населения (ФЗ 
№323-ФЗ «Об основах охраны здоровья граждан 
в РФ» ст. 44, п. 1);

3. референтный ЛП — ЛП, который впервые заре-
гистрирован в РФ, качество, эффективность и 
безопасность которого доказаны на основании 
результатов доклинических исследований лекар-
ственных средств и клинических исследований 
ЛП, проведённых в соответствии с требования-
ми ФЗ в отношении ЛП для медицинского при-
менения и который используется для оценки 
биоэквивалентности или терапевтической экви-
валентности, качества, эффективности и безо-
пасности воспроизведенного или биоаналогового 
(биоподобного) лекарственного препарата (ФЗ от 
12.04.2010 №61-ФЗ «Об обращении лекарствен-
ных средств» ст. 4 п. 11);

4. взаимозаменяемый ЛП — ЛП с доказанной тера-
певтической эквивалентностью или биоэквива-
лентностью в отношении референтного лекар-
ственного препарата, имеющий эквивалентные 
ему качественный состав и количественный со-
став действующих веществ, состав вспомогатель-
ных веществ, лекарственную форму и способ вве-
дения (ФЗ от 12.04.2010 №61-ФЗ «Об обращении 
лекарственных средств» ст. 4 п. 12.3).
Данная работа включает 3 этапа.

На первом этапе для анализа ЛП терапии заболева-
ний из «списка 24» проводили поиск стандартов (про-
ектов стандартов) медицинской помощи по редким 
заболеваниям, включённым в Постановление Прави-
тельства РФ от 26 апреля 2012 г. № 403. Ключевые сло-
ва поиска: названия 24 редких заболеваний, например, 
глютарикацидурия, незавершённый остеогенез. Не-
посредственно запрос проводили с использованием:
1. банка документов сайта Министерства здравоохра-

нения РФ http://www.rosminzdrav.ru; сайта компа-
нии «Консультант Плюс» http://www.consultant.ru;

2. сайта компании «Консультант Плюс» http://www.
consultant.ru.

На втором этапе в рамках обзора 28 стандартов 
медицинской помощи по лечению соответствующих 
заболеваний были выделены ключевые ЛП патоге-
нетической терапии, за исключением специализиро-
ванных продуктов лечебного питания (табл. 1). В слу-
чае отсутствия патогенетического лечения в качестве 
основных в анализ вносили наиболее значимые ЛП 
симптоматической терапии, критически влияющие 
на выживаемость пациентов. Для анализа ЛП для ле-
чения заболеваний группы «7 высокозатратных но-
зологий» выбрано соответствующее распоряжение 
правительства РФ от 10 декабря 2018 г. № 2738-р с 
точным и обновлённым перечнем лекарств по МНН.

На третьем этапе в базе данных Государствен-
ного реестра лекарственных средств Министерства 
здравоохранения РФ был сформирован поисковый 
запрос, состоявший из международного непатенто-
ванного наименования лекарственного препарата. 
Всего выделено 62 МНН (рис. 1).

Рис. 1. Последовательность поиска орфанных лекарственных препаратов и его результаты

Анализ стандартов медицинской 
помощи для заболеваний из 
«списка 24» 
Всего 28 стандартов 

Распоряжение правительства 
№2738-р

27 МНН

18 стандартов

35 МНН

10 стандартов
Только лечебное 
питание 

Всего 62 МНН

6 нереферентные 
ЛП

21 
взаимозаменяемый 

ЛП

12 ЛП нет в 
ПЖНВЛП, 
не имеют 

предельной цены 
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Основные оцениваемые показатели:
1) референтность ЛП. При отсутствии в профай-

ле ЛП информации о референтности в графе 
«референтность» указывается «нет»;

2) торговое наименованием референтного ЛП, 
при отсутствии референтного — воспроизве-
дённого ЛП;

3) наличие лекарства в ПЖНВЛП;
4) является ли препарат взаимозаменяемым, при 

отсутствии информации о взаимозаменяемо-
сти в графе «взаимозаменяемость» указывает-
ся «нет»;

5) наличие и величина предельной цены в рублях 
без НДС для референтного ЛП, при отсутствии 
референтного — для воспроизведённого ЛП.

Дополнительные:
1. Страна производитель.
2. Страна держатель регистрационного удостове-

рения.
Дата обращения: 10.01.2019

Результаты

Отметим, что согласно распоряжению РФ №2738-
р от 20 декабря 2018 г. перечень ЛП, предназначен-
ных для обеспечения лиц по программе «7 ВЗН», 
претерпел следующие изменения: исключён ЛП с 
МНН элиглустат для лечения болезни Гоше, вместе 
с тем для обеспечения больных рассеянным склеро-
зом добавлен ЛП с МНН пэгинтерферон β-1а. Все 27 
МНН из перечня «7 ВЗН» включены в ПЖНВЛП, для 
4 МНН нет зарегистрированных референтных ЛП 
либо информация о референтности отсутствует, со-
ответственно препарат мороктоког альфа (Октофак-
тор), фактор свёртывания крови VIII (Агемфил А), 

фактор свёртывания крови IX (Агемфил В) и вела-
глюцераза альфа (ВПРИВ) не являются референт-
ными (табл. 2), наряду с остеокеа (Остеокеа) и мето-
трексатом (Метотрексат). Таким образом, 90 % ЛП 
являются референтными, 34 % взаимозаменяемыми, 
для остальных в системе сказано о «невозможности 
оценить отсутствие клинически значимых различий 
при проведении исследования биоэквивалентности 
лекарственного препарата».

В ПЖНВЛП на 2019 год вошли такие ЛП, как:
  деферазирокс (Джадену) для патогенетическо-

го лечения неуточнённой апластической ане-
мии;

  галсульфаза (Наглазим) для патогенетическо-
го лечения мукополисахаридоза VI типа.

Таким образом 50 МНН из 62 или 81 % рассмо-
тренных ЛП входят в ПЖНВЛП на 2019 год. Осталь-
ные 12 не являются жизненно необходимыми и со-
ответственно не имеют предельной отпускной цены 
(табл. 3).

Обсуждение

Огромные финансовые затраты государства на 
лекарственное обеспечение пациентов с редкими за-
болеваниями обусловлено прежде всего высокой сто-
имостью орфанных ЛП. Согласно опубликованным 
данным, с 2012 по 2016 год общие расходы на лекар-
ственное обеспечение пациентов из «списка 24» в це-
лом по РФ выросли с 2,13 млрд до 15,5 млрд руб. в год.

Анализ номенклатуры указанных орфанных пе-
речней выявил отсутствие некоторой части доро-
гостоящих орфанных ЛП в ПЖНВЛП, являющемся 
основой регистрации цен с установлением макси-
мальных оптовых и розничных надбавок и для пла-

Таблица 1
Группы заболеваний из «списка 24», для которых в качестве патогенетического лечения 
предусмотрено только применение специализированных продуктов лечебного питания

Название МКБ-10 Патогенетическое лечение 

Галактоземия Е74.2 Специализированные продукты лечебного 
питания, лишенные лейцина

Гомоцистинурия Е72.1 Специализированные продукты лечебного 
питания, лишенные фенилаланина

Нарушения обмена жирных кислот Е71.3 Специализированные продукты лечебного 
питания

Другие виды нарушений обмена аминокислот с разветвлен-
ной цепью (изовалериановая ацидемия, метилмалоновая 
ацидемия, пропионовая ацидемия)

Е71.1 Специализированные продукты лечебного 
питания

Болезнь «кленового сиропа» Е71.0 Специализированные продукты лечебного 
питания, лишенные лейцина

Нарушения обмена ароматических аминокислот (классиче-
ская фенилкетонурия, другие виды гиперфенилаланинемии)

Е70.0, 
Е70.1

Специализированные продукты лечебного 
питания, лишенные фенилаланина

Примечание: МКБ-10 — международная статистическая классификация болезней и проблем, связанных со здоровьем, 10-го пере-
смотра.
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нирования государственных закупок. Такое отсут-
ствие делает невозможным осуществление контроля 
предельных отпускных цен производителя на эти 
препараты со стороны государства, в таком случае 
в качестве источника информации о минимальной 
цене за упаковку используют данные открытых аук-
ционов, публикуемые на официальном сайте РФ 
www.zakupki.gov.ru [13].

Таким образом, требуются дополнительные уси-
лия по включению следующих ЛП в ПЖНВЛП: 
ленограстим, дефероксамин, даназол, икатибант, 
левокарнитин, гемин, ибандроновая кислота, ризе-
дроновая кислота, остеогенон, остеокеа, илопрост, 
силденафил. В рамках закона №61-ФЗ «Об обраще-
нии лекарственных средств» от 12 апреля 2010 года 
ЛП с одинаковым МНН являются аналогами, а за-
купка лекарств осуществляется по МНН. Это делает 
возможным замену референтных ЛП воспроизве-
дёнными в группе взаимозаменяемых при их нали-
чии. В случае фиксирования нежелательных явле-
ний на фоне лечения за пациентом законодательно 
закреплено право замены препарата при наличии 
заключения врачебной комиссии, инициированной 
главным врачом лечебно-профилактического уч-
реждения после предъявления жалоб. Для ускоре-

ния процесса неотложной закупки требующегося 
ЛП предусмотрено оформление ЛПУ разовой закуп-
ки по торговому наименованию на сумму 100 000 ру-
блей, если ЛП назначался без врачебной комиссии, и 
в пределах 200 000 рублей, если по решению врачеб-
ной комиссии. Иными словами, в случае отсутствия 
необходимого ЛП для лечения орфанного заболева-
ния в стационаре или при наличии индивидуальной 
лекарственной непереносимости имеющегося может 
и должен быть предоставлен аналоговый ЛП по жиз-
ненным показаниям.

Переход 5 нозологических групп, лечение кото-
рых в действительности не доступно в рамках реги-
ональных бюджетов, из «списка 24» в «7 ВЗН» ожи-
даемо повысит уровень лекарственного обеспечения 
таких пациентов.
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