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A ritha betegségek kezeléséve szolgilo arva gyigyszerek tamogatisa.
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A szerzdk a ritka betegségben szenveddk érdekeit szem elStt tartva a gyogyszerdr-timogatas és ezdltal a gyogyszer-
felhasznalds racionalizaldsa, atlithatobbd, tervezhetSbbé tétele céljabol elemezték az drva gydgyszerek finansziroza-
sdra vonatkozé 2012. évi hazai egészségbiztosit6i adatokat. A legtobb arva gydgyszer 2012-ben egyedi méltanyossig
keretében lehetett finanszirozott kezelés, amely timogatasi lehet6ség kapcsin szamos, meglehetSsen stlyos probléma
adddott, kiilonos tekintettel a nagy értékd enzimpoétld kezelésekre. A rendkiviil nagy koltségvonzattal bird drva
gyogyszerek finanszirozasanak dtalakitisa Magyarorszagon siirget6évé valt. A megallapitasok alapjan a szerzdk javasla-
tot fogalmaznak meg az egészségiigyi ellatds szakmai, gazdasigi és etikai szempontbdl sajitsigos teriilete, a nemzet-
kozileg egyre nagyobb figyelemmel kisért ritka betegségek érintettjeinek gyogyszerellatisira. Els6dleges cél, hogy az
enzimpotld orphan gyégyszerek hozzaférését megfeleld timogatdsi formaban lehessen biztositani azon ritka beteg-
ségben szenvedbknek, akik szamara kielégitetlen terapids sziikségletet jelent az adott kezelés. A szerz6k hangsulyoz-
zak, hogy ebben a szakmai, gazdasagi, etikai szempontbdl rendkiviil kényes kérdésben elkeriilhetetlen az érintett
szakemberek (kezelést végzd klinikusok, finanszirozasi szakemberek, betegszervezeti delegiltak) egyiittmiikodése.
Orv. Hetil., 2014, 155(44), 1735-1741.
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Focus shifts in the Hungarian reimbursement system

Funding of ovphan medicinal products for varve disease patients in Hungary: Financing
of orphan medicines

Focusing on the benefits of patients with rare disease the authors analysed the aspects of orphan medicines financed
in the frame of the Hungarian social insurance system in 2012 in order to make the consumption more rational,
transparent and predictable. Most of the orphan drugs were financed in the frame of compassionate use by the reim-
bursement system. Consequently, a great deal of crucial problems occurred in relation to the unconventional subsi-
dized method, especially in the case of the highest cost enzyme replacement therapies. On the base of the findings,
proposals of the authors are presented for access to orphan drugs, fitting to the specific professional, economical and
ethical aspects of this unique field of the health care system. The primary goal is to provide a suitable subsidized
method for the treatment of rare disease patients with unmet medical needs. The financial modification of orphans
became indispensible in Hungary. Professionals from numerous fields dealing with rare disease patients’ care expres-
sed agreement on the issue. Transforming the orphan medicines’ financial structure has been initiated according to
internationally shared principles.
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Roviditések

AGY = 4rva gyogyszer; EMA = (European Medicines Agency)
Eurodpai Gyogyszertigyi Hat6sag; EMMI = Emberi Eréforra-
sok Minisztériuma; ENSZ = Egyesiilt Nemzetek Szervezete;
EPAR = (European Public Assessment Report) Eurépai Nyil-
vinos Ertékelési Beszdmolé; ERT = (enzyme replacement
therapy) enzimpétl6 terdpia; OD = (orphan drug) arva gyégy-
szer; OEP = Orszagos Egészségbiztositasi Pénztir; RB = ritka
betegség; TB = tarsadalombiztositis; WHO = (World Health
Organization) Egészségiigyi Viligszervezet

A fejlett orszagok — koztiik hazank — tarsadalma oregedd
tarsadalom. Az innovativ egészségiigyi technolégidknak
koszonhetSen az atlagéletkor novekszik, azonban az ak-
tiv dolgozdk /tarsadalombiztositist igénybe vevSk szi-
ménak ardnya csokken. Magyarorszigon hivatalos ada-
tok alapjan 2012-ben 3,9 millié allampolgar fizetett
tarsadalombiztositasi jirulékot; cllenben 9,5 milli6 t8
vehette igénybe az egészségiigyi ellitérendszer szolgal-
tatasait [1].

A finansziroz6 — az Orszigos Egészségbiztositasi
Pénztar — a fokozddé egészségiigyi kiaddsokra reagilva a
koltségek racionalizalasara torekszik. Célja: a rendelke-
zésre 4llo, limitalt erGforrasokbdl a tarsadalom egészség-
t6kéjének maximalizildsa — ez a legfejlettebb eurdpai al-
lamok egészségiigyi rendszerének jellemzgje.

Az 4j technolégidk koltség/haszon arinya né: az egy-
re komplexebb molekuldk létrehozasira irinyul6 kutati-
si-fejlesztési koltség meredeken emelkedik, ugyanakkor a
termékkel kezelhetd potencialis betegek szdma csokken.
Ilyen feltételek kozt a folyamatos innovicié kényszere
alatt a gyoégyszeripari véllalatok kétféle stratégiat kovet-
hetnek:

1. a nagy gyakorisagti ,,népbetegségek” alcsoportokra
torténd tagolasa (individualizilt medicina),

2. kielégitetlen egészségiigyi sziikségletek (,,unmet me-
dical needs”) feltérképezése.

A Kkét trend a ritha betegségek kezelése tekintetében
nem all messze egymastol. A ,,népbetegségekbd]” egy-
egy ritka kérkép lehasitdsa terdpids hiatusok létrejottét
eredményezi, igy egymastdl elkiiloniilten 4j sziikségletek
jelennek meg.

A ritka betegségek meghatirozasa az Eurdpai Bizott-
sag értelmezésében epidemioldgiai adatokra épiil: olyan
betegség, amelynek el6forduldsi gyakorisaga (prevalenci-
4ja) nem tobb mint 5 eset/10000 lakos. E meghatirozis

gyengesége, hogy figyelmen kiviil hagyja az adott korkép
stlyossagit, kezelhet6ségét. Az orvostudomdny eddigi
ismeretei szerint hozzavetSlegesen 7000 ritka betegség-
r8l tudunk [2], amely kor az orvosi kutatisoknak
koszonhetSen folyamatosan béviil. Az elkovetkezendSk-
ben egyre tobb ritka kérkép azonositisira és kovet-
kezésképpen terdpias lehetSség megjelenésére szamitha-
tunk.

Az drva gyogyszerek (angolul: orphan drugs — ODs) a
ritka betegségek kezelésére szolgild gyogyszerkészitmé-
nyek. Az Eurdpai Gyédgyszeriigyi Hatésig (EMA) az
alabbi kritériumok koziil tobb teljesiilése esetén hatiroz-
za meg az arva gyogyszer megjelolés” jogosultsigat
[3]:
— életet veszélyeztet$ vagy tartds fogyatékossaggal jard

olyan betegség kezelésére, megel§zésére vagy diagno-

zisara szolgal, amelynek az Eurépai Unién beliil el6-
forduldsi gyakorisiga (prevalencidja) nem tobb mint

5,/10 000 £&;

— nem valoszintsithetd, hogy a gyogyszer értékesitése
elegendd téritésiil szolgal a kifejlesztéséhez sziikséges
befektetés fedezetére;

— eddig még nincs az dllapot kezelésére, megel6zésére,
diagnoézisara kielégits, az érintettek szamira engedé-
lyezhetd eljaras, vagy ha mar létezik médszer, akkor az
arvanak mindsitendd gydgyszer szignifikins haszonnal
jar a betegségben szenveddk szamara.

Fontos megjegyezni, hogy az drva gyogyszerek ritka
betegség kezelésére szolgilé készitmények, de a ritka
korképek nem mindig és nem kizarélag orphan készit-
ményekkel kezelhetSek.

A ritka betegségek problémakore az elmult évtizedben
az egészségligyi ellatds egyik prioritasiva valt [4]. Jelen
publikacié az arva gyogyszerek, kiilonos tekintettel azok
egyik alcsoportja, az enzimp6tléd kezelések (enzyme re-
placement therapy — ERT) finanszirozisat mutatja be a
magyar tirsadalombiztositas 2012-es adatainak elemzé-
sével. A velesziiletett, genetikailag meghatirozott en-
zimhidny okozta betegségek kezelésére az elmult évek-
ben tobb igéretes lehetség jelent meg. A kezelés
azonban rendkivil draga, a kisszama érintett ellatdsa a
kozfinanszirozast jelentGs mértékben terheli, ugyanak-
kor alternativ lehetéség nem ismert. Igy nemcsak szak-
mai, gazdasagossagi, hanem sulyos etikai kérdések is fel-
meriilnek. Mindezek alapjan a fenti kérdések elemzésére
az enzimpotld kezelések megfeleld modellnek igérkez-
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tek. Az elemzés egy nagy ivi munka részét képezi,
amelynek célja, hogy a rendkiviil magas koltségvonzattal
jaré drva gyoégyszerek hozzaférését egy atlathato, tervez-
het8 timogatdsi formdban lehessen biztositani, ami te-
kintettel van a ritka betegségben szenveddk érdekeire és
a kozfinanszirozas limitalt forrasaira egyarant.

Mobdszer

Az Orphanet portalon kozolt, 2012-ben eurdpai forga-
lomba hozatali engedéllyel rendelkezs arva gyogyszerek
listajat vettik alapul [5, 6]. Az OEP publikus gyégyszer-
torzsébdl kivalogattuk a Magyarorszigon 2012-ben a
tirsadalombiztositas keretében timogatott arva gyogy-
szereket, valamint lekértitk a hétkoznapi értelemben
nem timogatott, de egyedi méltanyossagi eljiras kereté-
ben timogatdsban részesiilhetett, ritka kérképek kezelé-
sére indikdlt készitmények listdjat [7, 8]. Megvizsgaltuk
e gydgyszerek timogatasi modjat, timogatastipusonként
kategorizaltuk a készitményeket. Az OEP adatbdzisibol
kivilogattuk az enzimpétlé készitményeket, amelyekre
vonatkozdan tdmogatastipusok alapjain termékenként
szemléltettiik az Osszes betegszdmot és Osszkoltségvon-
zatokat, valamint az egy timogatisi kategdriin belil
szummadztuk a készitményenkénti Osszesitett betegsza-
mokat és a tAimogatasi Osszkoltségeket. Eredményeinket
tablazatokba foglaltuk.

A Magyarorszagon legmagasabb koltségvonzattal jel-
lemezhetd, ritka betegségek kezelésére szolgild gydgy-
szerek tarsadalombiztositasi timogatasa vonatkozasaban
problémaanalizist végeztiink.

Eredmények

Magyarorszagon az egy fére jutd arva gyogyszerek kolt-
sége (a terapia aktualis hosszdra, illetve egy évre vonatko-
z6an) széles intervallumban, hozzivetSlegesen 530
ezer—165 millié Ft /16 kozott szérdédott a 2012. évi kolt-
ségadatok alapjan.

2012-ben 33 drva gydgyszernek mindsitett készitmény
volt elérhet6 tarsadalombiztositas keretében, egyes ké-
szitmények (8 darab) indikaci6tdl fiiggSen tobb timoga-
tasi médon is timogatottak voltak. Fontos megjegyezni,
hogy a Gaucher-kér kezelésére torzskonyvezett Cere-
zyme, valamint a Fabry-kor kezelésére indikalt Fabra-
zyme és Replagal készitmények ritka betegségek kezelé-
sére rendelkeznek forgalomba hozatali engedéllyel, de
nem drva gyogyszernek mindsitett produktumok!

E harom termékkel egytittvéve aktualisan 36 ritka be-
tegséy kezelésére indikalt készitményt vizsgaltunk.

A tirsadalombiztositasi timogatds {6 formdja jarobe-
teg-cllatas keretében dredmogatisi kategoridban, vény-
alapon tortént. Ennck keretében 5 készitmény kiemelt
(EUL00%), mig 1 termék emelt, indikdcidhoz kititten
(EU90%) keriilt timogatisra, azonban legnagyobb ré-
sziik (19 gydgyszer) eddigiekben egy rendhagyé timoga-
tasi lehet8ség altal, Ggynevezett dridmogatis-alapi eqye-

di méltanyossay keretében részesiilhetett timogatisban.
8 készitmény a Jelasszikus” drtamogatis és artamogatds-
alapn eqyedi méltanyossay keretében is timogatott volt
indikdciotol fiiggden. Az indikicids teriiletekre, a felirisra
jogosultak korére (munkahely, szakképesités, jogosult-
sag) vonatkozo el6irdsokat, illetve a kijelolt intézmények
listajat hatalyos miniszteri rendeletben az tgynevezett
indikdciés pontok tartalmazzak [32/2004. (IV. 26.)
ESZCSM-vendelet a torzshomyvezett gyigyszerek és a kiilon-
leges taplalkozasi igényt kielégitd tapszerek tarvsadalombiz-
tositisi tamogatisba valo befogaddsinak szempontinivol és
a befogadds vagy a tamogatds megvaltoztatisiril 2. sz.
melléklet].

Intézményi felbaszndlds kevetében, tételes elszdmolds
alapjan 3 készitmény részesiilt timogatisban.

Mindezek alapjan az egyetlen Ggynevezett emelt indi-
kacidhoz kotott, 90%-ban timogatott gyogyszeren kiviil
a tobbi ritka betegség kezelésére szolgald készitmény tel-
jes mértékben timogatott volt 2012-ben (,,klasszikus”
artimogatas kiemelt jogcimén és/vagy artimogatas-ala-
pu egyedi méltinyossig, illetve intézményi felhasznilas
tételes elszimolasa keretében).

Osszedllitottunk egy listit, amely alapjan 2012-ben az
artamogatdis-alapn eqyedi méltanyossiy keretében timo-
gatott tiz legnagyobb koltségvonzatt készitmény kozott
négy ritka anyagcsere-betegség (Gaucher-kér, Hunter-
koér, mucopolysacharidosis 1-es tipus, Pompe-kor) keze-
lésére szolgalé ot enzimpdtld gyodgyszer (Cerezyme,
Voriv, Elaprase, Aldurazyme, Myozyme) foglalt helyet
(1. tablazat).

A 2012. évi OEP-adatok alapjan az egyedi méltanyos-
sagi kasszabol az elébbiekben részletezett 6t enzimpdtld
gyogyszer timogatasa meghaladta a 3 millidrd forintot.
A Fabry-kér kezelésére tételes elszimolas keretében fi-

1. tablazat A 2012. évben drtimogatds-alapa egyedi méltinyossig kereté-
ben finanszirozott 10 legmagasabb osszkoltségvonzattal bird
gyogyszer kozott rangsorolt ritka betegségek kezelésére szolga-

16 enzimpétl6 készitmények

Kereskedelmi név Indikdcio

1. Cerezyme * Gaucher-kér

2. Myozyme Pompe-kér

3. Elaprase Mukopoliszacharidézis II. tipus

4.

5.

6.

7. Vpriv Gaucher-kor

8.

9. Aldurazyme Mukopoliszacharidézis I. tipus
10.

Megjegyzés: *Klasszikus értelemben nem drva gyogyszernek mindsi-
tett.
Forras: OEP-adatbazis, 2012.
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nanszirozott enzimp6tlé készitményekre 2012-ben for-
ditott timogatdsi 6sszeg hozzivetSlegesen 370 millié Ft
volt. Igy az OEP az 6sszesen 65, velesziiletett enzimhi-
dny miatt kezelésre szorulé paciens (2. tdblizat) enzim-
potlé kezelésére forditott kiadasa 2012-ben 3,4 milliard
forintot tett ki 6sszességében.

Megbeszélés

Hazénkban és nemzetkozileg is kiemelt aktualitassal bir
az drva gyogyszerek finanszirozasa. Koltségvonzatuk al-
talinossigban nagysigrendekkel meghaladja az egyéb
betegségek terapidjira szolgild készitményekét. Koltség-
hatékonysiguk nem értelmezhets az egyéb gyogysze-
rekre vonatkoz6é médon, ami jelentSs akadalya a transz-
parens tarsadalombiztositasi timogatasi rendszerbe val
beillesztésnek, hiszen a kis betegszam, a kemény vég-
pontt klinikai vizsgalatok és a megfelel6 evidenciaszin-
tek hidnya vagy a sajatsagos etikai vonatkozasok jelentds
limitdlé tényezSk egészséggazdasigi aspektusbol. Sza-
mos készitmény olyan arral jellemezhetd, amely tobb
unids tagillam szdmara megkérddjelezi, illetve atlépi a
megfizethet6ség hatdrat, igy az egészségiigyi ellatas fi-
nanszirozdsinak fenntarthat6sigit probara teszi, veszé-
lyezteti annak mikodSképességét.

Magyarorszagon a ritka betegségben szenveddk elldta-
saban részt vev$ szamos teriilet szakemberei, a kezelGor-
vosok és nem utolsésorban maguk a ritka betegségben
szenvedok is eltér6 aspektusbodl szembesiilnek nap mint
nap ¢ nchézségekkel. A kezelGorvos a megfeleld terdpidt
igyekszik ritka betegségben szenved$ betege szamara
biztositani. Azonban a modern, XXI. szdzadi orvoslas
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terminoldgidjaban a megfeleld terdpin meghatirozisa
Osszetett. Az egyén (azaz a beteg) és annak sziikebb, il-
letve tagabb szocialis terének (vagyis a csalad és a tarsa-
dalom) tényezdit is feltételezi. Egy terdpia esetében nem
»pusztan” az elérhet8ségen, a lehetGségen van a hang-
suly, hanem a racionalitison alapul6 indikacién is. A be-
teg nem viselheti az arva gyégyszerekkel jaréd kezelés ter-
heit.

Fontos megjegyezni, hogy az egyedi méltinyossig
nem o tavsadalombiztositisi tamogatdsi rendszer eqy ele-
me, mint a fekvd-, vagy jarobeteg-ellatas keretében fi-
nanszirozott timogatasi kategéridk, hanem egy kilon-
allo, ’rendhagyd’ lehet8ség a timogatisra. EbbGI a
keretbdl finanszirozhat6 egyebek kozott a TB-tdmoga-
tassal nem rendelhetd gyégyszerkészitmény vagy az indi-
kacién tali gydgyszerrendelés (‘off label use’). A kérelem
pedig minden esetben egyedi elbirdlishoz kotott, or-
vosszakmai alldsfoglalas, valamint a biztositott jovedelmi
helyzete figgvényében.

A 2012. év finanszirozasi adatait feliilvizsgilva 2013-
ban moédositisok torténtek a nagy értékd enzimpodtld
kezelések finanszirozasinak rendszerén. Elindult egy
olyan, a gyakoriatban is mitkodoképes, fenntarthato, atiat-
hato és tervezhetd finanszivozdsi vendszer kiépitése, amely
optimalizdlja az emberi és anyagi raforditiasok /befekteté-
sek megtériilését, és adminisztrativ, financialis és logiszti-
kai feladatok koordindldsival garantalja az egészségiigyi
ellatds mindségét. Az arva gydgyszerek finanszirozisinak
atalakitasa a kovetkez8 vezérelvek mentén tortént:

— a tAimogatott gyégyszerkészitmény ugynevezett teri-
pidsan hozzdadott értékénck objektivizalisa, a tényle-

2. tiblazat | Nagy értékii enzimp6tlé terapidk — Készitményenként timogatési 6sszegek, betegszamok a 2012. évben

Ritka betegség Készitmény Hatbanyag Betegszam (f8)  Atlagos Osszes
TB-tamogatds / TB-timogatds
6 / év

Hunter-kér
(Mukopoliszacharidézis

Elaprase 2mg,/ml koncentartum
oldatos infaziéhoz

iduronat-2-szulfatiz 7

73 861 644 Ft 517 031 505 Ft

I1. tipus)

Pompe-koér Myozyme 50 mg por oldatos alfa-algliikoziddz 10 92 205 695 Ft 922 056 949 Ft
infaziéhoz valé koncentritumhoz

Mukopoliszacharid6zis ~ Aldurazyme 100 E/ml laronidaz 2 66 336 219 Ft 132 672 438 Ft

1. tipus koncentritum oldatos inftizibhoz

Gaucher-kér Vpriv 400 egység por oldatos velagluceriz-alfa 3 64 011 233 Ft 192 033 700 Ft
infuzi6hoz
Cerezyme 400E por oldatos imigluceraz 21 61 776 999 Ft 1297 316 984 Ft
infazi6hoz val6 koncentritumhoz

Fabry-kor Fabrazyme 5 mg ill. 35 mg por béta-agalzidiz 3 13 413 287 Ft 40 239 861 Ft
oldatos inftizibhoz valé
koncentritumhoz
Replagal 1 mg/ml koncentritum  alfa-agalzidiz 19 17 342 002 Ft 329 498 047 Ft
oldatos inftizibhoz

Osszesen 65 3430 849 484 Ft

Forras: OEP-adatbazis, 2012.
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3. tiblazat
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| A tirsadalombiztositis keretében timogatott drva gyogyszerck finanszirozasi médjai a 2013. évben

,Klasszikus” Artémogatés Tételes Fekvébeteg- Fekvibeteg- Jelmagyarazat
artdmogatds alapt egyedi elszdmolas cllitisokhoz cllitisokhoz
méltinyossig kapcsol6do kapcsolodd
méltinyossig  extra
finanszirozs
EU100% Afinitor Atriance Aldurazyme Soliris Csak ,,klasszikus” drtdmogatds (gydgyszertimogatas)
Exjade Arzerra Evoltra Cerezyme* Csak drtdimogatés-alapt egyedi méltanyossig
(méltanyossagi gyogyszertamogatds)
Glivec Cystadane Fabrazyme* Elaprase »Klasszikus” drtdmogatas és artimogatas-alapt egyedi
méltinyossag
Lysodren Diacomit Replagal* Myozyme Intézményi felhasznalds sordn tételes elszimolas (specidlis
beszerzésli gyogyszerek)
Nplate Exjade Vpriv Fekvibeteg (Gyogyito-megel6z4) ellitisokhoz kapesolodd
méltinyossig
Nexavar Glivec Yondelis Fekvibeteg (Gyogyit6-megel6z6) ellitisokhoz kapesolddd
extra finanszirozds
Revatio Tlaris
Revolade Kuvan
Sprycel Nplate
Tasigna Orfadin
Torisel Revatio
Tracleer Revlimid
Ventavis Somavert
Volibris Sprycel
Tasigna
EU90% Tracleer
Inovelon Ventavis
Vidaza
Wilzin
Zavesca

Megjegyzés: *Klasszikus értelemben nem drva gyégyszernek mindsitett.
Forris: OEP-adatbazis, 2013.

ges eredményesség, vagyis a hatékonysig meghatiro-

zasa;

— a tAmogatott terdpia finanszirozisa nemzetkizi beteg-
ségspecifikus orvosszakmai irdnyelvek, objektlv kritéri-
umrendszer alapjan torténjen;

— a finanszirozott kezelésekr6l a WHO-prioritasokhoz
wgazodva [9] multiszektoridlis képviselettel (szakértd
klinikusok, betegszervezeti, finanszirozéi delegicid)
sziilessenek dontések;

— a betegek mihamarabb megfelel6 terapidhoz juthassa-
nak, ennek érdekében az adminisztrativ terbek mini-
malizalodjanak!

E szempontok alapjain 2013-ban az arva gydgyszerek
finanszirozasi kategéridi médosultak (3. tdblizat), ami
lehet6vé teszi, hogy ellendrzott elszdmolasi szabalyok
mellett keriiljenek a betegekhez. Lényeges eleme az at-
alakitasnak, hogy a legnagyobb koltségigényl enzim-

potl6 készitmények intézményi felhasznélas keretébe ke-

riiltek.

A nagy értékd enzimpétld kezelés racionalizildsira
dltaldnosan elfogadott, nemzetkozileg ismert és alkalma-
zott irdnyelvrdl nincs tudomasunk, ezért egy ajanlast fo-
galmaztunk meg, amelynek 6 elemei a kovetkezdk:

— Mair a kezelés inditdsakor fel kell hivni az érintett paci-
ens/szilé figyelmét az enzimpdtld terapia jellegére,
bizonytalansigi faktoraira, kitérve arra a lehetGségre
is, hogy a kezelés ledllitasara is sor kertilhet, tovabba,
hogy az orvosi javaslatok negligaldsa, azoktdl valoé
életmodi eltérések is értékelésre keriilnek akkor, ami-
kor a kezelés folytatasa, esetleges leallitisa mérlegelés-
re kerl.

— Egy elkezdett kezelés folytatisinak vagy ledllitasanak
megitélésében elsddlegesek a szakmai szempontok, ame-
lyeket az adott betegséggel foglalkozd szakértbi cso-
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port altal meghatirozott és a szakmai kollégium dele-
galtjai dltal megerGsitett kritériumrendszer jelenit
meg. A kritériumrendszer olyan betegségspecifikus és
életkorhoz igazitott paraméterekbdl all, amelyek jelzik
a javulast, stagnalast vagy progressziot.

— A kezelés sikeressége vagy hatistalansiga bizonyos
id6kozonként végrehajtott, a paraméterek szevinti al-
lapotfelmérés soran dllapitandd meg, s ennek alapjin
nem a kezelGorvos, hanem egy multidiszciplinaris
szakembercsoport dont a kezelés folytatdsarél vagy le-
allitasarol.

— Ha a dontés a kezelés ledllitdsat jelenti, kiillonos koriil-
tekintéssel kell eljarni. A ledllitasrdl a pacienst/sziil6t/
csalddot a kezelSorvos tdjékoztatja, esetleg pszicholé-

4. tabldzat | Jogforrsok

9/1993. (IV. 2.) NM-rendelet az egészségiigyi szakellatis
tarsadalombiztositdsi finanszirozdsinak egyes kérdéseir6l

1997. évi CLIV. torvény az egészségligyrdl
1997. évi LXXXIII. torvény a kotelez6 egészségbiztositis

elldtdsairdl a végrehajtasardl szol6 217 /1997. (XII. 1.) Korm.
rendelettel egységes szerkezetben

1997. évi XLVII. torvény az egészségiigyi és a hozzajuk kapcsol6do
személyes adatok kezelésérdl és védelmérdl

43,/1999. (111. 3.) Korm. rendelet az egészségligyi szolgdltatdsok
Egészségbiztositasi Alapbdl torténd finanszirozasanak részletes
szabdlyairol

60,/2003. (X. 20.) ESZCSM-rendelet az egészségligyi
szolgdltatasok nyujtisihoz sziikséges szakmai minimumfeltételekrdl
2,/2004. (XI. 17.) EtiM-rendelet az egészségiigyi szolgaltatok és
miikodési engedélyiik nyilvintartdsarol, valamint az egészségiigyi
szakmai jegyzékrdl

32,/2004. (IV. 26.) ESZCSM-rendelet a torzskonyvezett
gyogyszerek és a kiilonleges taplalkozasi igényt kielégits tapszerek
tarsadalombiztositdsi timogatasba valé befogadasanak
szempontjairdl és a befogadas vagy a tamogatds megvaltoztatdsarol
44,/2004. (IV.28.) ESzCsM-rendelet az emberi felhasznalasra
keriil6 gyogyszerek rendelésérdl és kiaddsarol

2005. évi XCV. torvény az emberi alkalmazasra keriilé
gyogyszerekrdl és egyéb, a gydgyszerpiacot szabilyozé torvények
moédositisardl

2006. évi CXXXII. torvény az egészségiigyi ellaitérendszer
tejlesztésérdl

Az Orszagos Egészségbiztositasi Pénztar f8igazgatdjanak 28 /2008
(Eb.K.10) sz. OEP-utasitasa a gyogyszerck, gyogydszati
segédeszkozok és gydgydszati elldtisok jardbeteg-ellitds keretében
nyajtott méltanyossagi alapt drtdmogatasardl és a méltanyossigbol
igénybe vehetd egészségligyi szolgiltatasokrol

2,/2010. (1. 27.) EiM-tdjékoztaté a 32,/2004. (IV. 26.) ESzCsM-

rendelet 2-3. szimt mellékletének indikiciés pontjaiban feltiintetett
kijelolt intézmények, illetve szakorvosok listdjarol

319,/2010 (XII. 27.) Korm. rendelet az egészségbiztositasi
szervekrdl

2011. évi CLXXXVIII. torvény Magyarorszag 2012. évi kbzponti
koltségvetésérdl

2011. évi CXCV. torvény az allamhaztartisrol
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gus, betegszervezeti képvisel6 bevonasaval. A ledllitds

szakaszosan torténjen (példaul a kezelések ritkitasa,

adagcsokkentés), és lehetSleg alternativ kezelés felki-
nalasaval jarjon!

Nemcsak hazinkban, nemzetkozileg is kiemelt aktua-
litds az arva gyogyszerek finanszirozdsinak problémako-
re. A kozeljovében a fejlett orszdgok tarsadalombiztosi-
tasi timogatasi rendszerének prognosztizilhatéan egyik
legdinamikusabban valtoz6 szegmense lesz a ritka beteg-
ségek kezelésére szolgild nagy értékd terdpidk finanszi-
rozasa. Ez a folyamat mdr hazinkban is megmutatkozik:
az 4rva gyogyszerek finanszirozasiban elindult egy mul-
tidiszciplindris atalakitasi folyamat. Azonban az intézke-
dések még kordntsem tekinthet6ek végleges irdnyvonal-
nak, inkibb csak megoldasok keresésének, amint ezt az
arva gyogyszerek hiromrdl 6t timogatisi kategoriiba
torténd atsorolasa tiikkrozi (3. tdblizat). A megoldiske-
resés nemzetkozi szinten is nyomon kovethetS. Unids
platformok is csak a kozelmultban mozdultak el az elmé-
leti sfkon folytatott munkafolyamatoktél a gyakorlati
szintd, kisérleti projektek megszervezése irdnyaba [10].

Magyarorszig a nemzetkozi, uniés irinyelvek kovets-
je kivan maradni, ezért elengedhetetlen az uniés kotele-
zettségeinknek torténd megfelelés. Ezt a célt szolgdlja az
Eurodpai Unié altal szervezett és tarsfinanszirozott, ha-
zank dltal is vallalt feladat, a Ritka Betegség Nemzeti Terv
létrehozasa, amelynek egyik kulcseleme a szakértdi kiz-
pontokban torténd, felilrSl szervezett ellatds [11], az in-
formacidk és adatok szisztematikus gy(jtése, az Ossze-
hangolt nemzeti-nemzetkozi betegregiszter-rendszer
létrehozasa, és nem utolsésorban a nagy értékd gyogy-
szeres kezelés racionalizalasa [12].

Az arva gyogyszerek rendkiviil szenzitiv tirsadalom-
biztos{tdsi timogatasi rendszerének dtalakitasit a multi-
diszciplinaris szemléletd, folyamatos monitorozis, a
nyomon kovetés, az objektiv eredményeken alapuld fi-
nomhangolds kell, hogy jellemezze.

Tisztaban vagyunk azzal, hogy rendkiviil kényes kér-
désrdl van szé. A rendelkezésre all6 limitalt eréforrasok-
bél azonban célunk nem lehet mas, mint maximalizalni a
ritka betegségben szenveddk egészségnyereségét, eziltal
biztositani szdmukra az optimélis egészségiigyi ellatast
(4. tablaznt).

Anyagi tamogatdis: M. M. J. kutatémunkajit a Nemzeti
Agykutatdsi Program — KTTA 13 NAP-A-II1 /6 palyazata
tamogatta.

Szerzdi munkamegosztas: Sz. M.: Az adatok gydjtése,
rendszerezése, elemzése, a kézirat clkészitése. M. M. J.:
Az elemzés koordinaladsa, a kézirat felépitésének megter-
vezése. B. I.: Az adatok elemzése. K. Gy.: Az elemzés
koordinaldsa, a kézirat felépitésének megtervezése, a
kézirat elkészitése. A cikk végleges valtozatat valamennyi
szerz§ elolvasta és jovahagyta.

Erdekeltségek: A szerz6knek nincsenek érdekeltségeik.
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Koszonetnyilvanitas

A szerz8k koszonetiiket fejezik ki az Orszigos Egészségbiztositasi
Pénztarnak a tirsadalombiztositisi koltségadatok és betegszamok
rendelkezésre bocsitisiért, és nem utolsésorban Prof. Dr. Horvith
Ildik6nak a munkdjukhoz nyujtott szakértd tdimogatdsért.
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