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РОССИЙСКИЕ ИССЛЕДОВАНИЯ

РЕЗЮМЕ.
ВВЕДЕНИЕ. Одним из социально значимых направлений развития фар-
мацевтического производства является обеспечение качественными, эф-
фективными и безопасными лекарственными препаратами, предназна-
ченными для лечения редких (орфанных) заболеваний среди населения 
государств-членов Союза. Доступность лекарственных препаратов (ЛП) 
для пациентов, страдающих такими заболеваниями, должна регулиро-
ваться 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 инициирова-
нии процесса регистрации. 
ЦЕЛЬ. Оценить перспективы и возможности вывода в обращение орфан-
ных лекарственных препаратов в рамках Евразийского экономического 
союза для отечественных производителей. 
МАТЕРИАЛЫ И МЕТОДЫ. В качестве материалов исследования выступа-
ли доступные публикации в рецензируемых журналах по тематическим 
запросам, составленным по ключевым словам выбранной тематики, 
официальные интернет-сайты, нормативные-правовые акты (НПА), ре-
гламентирующие порядок регистрации ЛС в Евразийском экономиче-
ском союзе и Российской Федерации (РФ).
РЕЗУЛЬТАТЫ И ОБСУЖДЕНИЕ. Обзор национального законодательства 
по вопросам регистрации и регламентации обращения орфанных пре-
паратов выявил ряд ключевых проблем, которые затрудняют отече-
ственным производителям вывод препаратов данной группы на фар-
мацевтический рынок Евразийского экономического союза, такие как: 
отсутствие регламентации перечня орфанных ЛП и упрощенного режима 
их регистрации на таможенной территории Евразийского экономическо-
го союза,  сложность процедуры присвоения орфанного статуса ЛП и др. 
Несовершенство нормативного регулирования этих вопросов предопре-
деляет проблемы в вопросах организации лекарственного обеспечения 
пациентов с орфанными заболеваниями в ЕАЭС.
ЗАКЛЮЧЕНИЕ. Обзор проблем и возможностей вывода в обращение ор-
фанных лекарственных препаратов отечественными производителями 
говорит о необходимости совершенствования нормативно-правового 
регулирования как на уровне РФ, так и в рамках правового поля Евра-
зийского экономического пространства. 

КЛЮЧЕВЫЕ СЛОВА. Регистрация, орфанные препараты, регистрацион-
ное досье.
КОНФЛИКТ ИНТЕРЕСОВ: конфликта интересов нет.
ВКЛАД АВТОРОВ. Авторы совместно продумывали концепцию статьи, 
проводили поиск и сбор фактического материала в доступных публи-
кациях в рецензируемых журналах, официальных интернет-сайтах, нор-
мативно-законодательных актах, писали текст статьи и оформляли его 
в соответствии с общемедицинским профилем журнала. А.В.Фотеева 
проверяла статью. Все авторы участвовали в обсуждении результатов.
Для цитирования: А.В.Фотеева, О.С.Баршадская, Н.Б.Ростова, Н.А.Конева. 
Регистрация и вывод на рынок орфанных препаратов в рамках Евразий-
ского экономического союза: проблемы и пути их решения.

Значительной проблемой во всем мире, включая РФ, для органов в 
сфере охраны здоровья населения является растущее количество редких 
(орфанных) заболеваний, для лечения которых нет достаточного выбора 
препаратов, что не позволяет пациентам с такими заболеваниями вовремя 
начать лечение, что в последствие приводит к тяжелым осложнениям и 
инвалидизации. ЛП, применяемые в терапии редких болезней, получили 
название орфанных или «сиротских». Редкие заболевания стали называть 
сиротскими болезнями, потому что фармацевтические компании не были 
заинтересованы в разработке ЛП для их  лечения [1].

Орфанный (редкий) ЛП – это ЛП, предназначенный для диагности-
ки, этиопатогенетического или патогенетического лечения (лечения, 
направленного на механизм развития заболевания) редких (орфанных) 
заболеваний, частота которых не превышает официально определенного 
уровня в государстве-члене [2].

В перечень орфанных заболеваний включают исключительно се-
рьезные болезни, угрожающие жизни или сильно ухудшающие ее каче-
ство. Подавляющее большинство редких болезней – генетические, непо-
средственно вызванные изменениями генов или хромосом. Вылечить их, 
как правило, невозможно: если ЛП и существует, то его нужно принимать 
пожизненно. Лекарственные решения есть лишь  для части орфанных 
заболеваний. Смертность среди таких больных высока. Установленный 
уровень распространенности таких заболеваний в разных странах Евро-
пейского экономического Союза определяют по-разному:

√ в России не более 10 на 100 000 населения для РФ [3];
√ в Республике Казахстан 1 случай на 10 000 населения [4];
√ в Республике Беларусь не более 1 случая на 10 000 населения [5];
√ в Республике Киргизия 10 случаев на 100 000 населения [6];
√ в Республике Армения в законе «О лекарственных средствах» от 

2016 года с изменениями и дополнениями отсутствует термин «орфан-
ный препарат» [7].

Разработка и производство  орфанных ЛП является проблемой для 
здравоохранения всех стран по ряду причин:
 Экономическая незаинтересованность фармацевтических компа-

ний, так как затраты на разработку и вывод на рынок, как правило пре-
вышают ожидаемые поступления от продажи таких ЛП;
 Ограниченное число пациентов для проведения клинических ис-

следований;
 Ограниченное применение разрешительных регистрационных 

процедур, включая ускоренное согласование документации.
По этим причинам правительства и организации, объединяющие 

пациентов с редкими заболеваниями, ищут возможности для экономи-
ческого стимулирования фармацевтических компаний, занимающихся 
разработкой и производством ЛС для лечения редких заболеваний [8]. 

Их вмешательство на устранение обозначенных причин и стимули-
ровании развития рынка орфанных ЛП будет означать перспективу для 
расширения ассортиментного портфеля фармацевтических компаний. 
В фокусе внимания находятся такие терапевтические области, как он-
кология, гематология, генетические заболевания, гастроэнтерология, 
неврология и вакцины.  Важен не только поиск инновационных решений 
для пациентов с орфанными заболеваниями, для которых не существует 
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терапии вообще, но и регулирование доступа к лечению, имеющимися 
препаратами, посредством развития рынка воспроизведенных ЛП.

Впервые на территории Российской Федерации «орфанные заболе-
вания» получили юридический статус в 2011 году с принятием 21 ноября 
2011 г. ФЗ № 323-ФЗ «Об основах охраны здоровья граждан в Россий-
ской Федерации» [3]. В соответствии с ч. 9 ст. 83 данного ФЗ граждане 
РФ, страдающие жизнеугрожающими и хроническими прогрессирующи-
ми редкими (орфанными) заболеваниями, имеют право на обеспечение 
препаратами, предназначенными для лечения этих заболеваний, за счет 
средств субъектов РФ.

Программы по лекарственному обеспечению пациентов с редкими 
заболеваниями, а именно структуру перечней редких заболеваний и про-
писанные регламенты финансирования на современном этапе развития 
системы лекарственного обеспечения населения в РФ можно увидеть на 
рисунке 1.

С внедрением данных программ в систему лекарственного обеспече-
ния населения принципиально изменилась организация лечения данных 
категорий пациентов, способная изменить жизнь пациентов с орфанны-
ми заболеваниями, однако недостатком в системе реализации данных 
программ является процесс регламентации перечня  орфанных ЛП в це-
лом на уровне РФ, включая критерии отнесения ЛП к таковым. 

Кроме этого, позитивным шагом к решению вопросов лекарствен-
ного обеспечения пациентов с орфанными заболеваниями в РФ, явля-
ется совершенствование законодательных регламентов по данным во-
просам. Чтобы стимулировать широкий отклик на неудовлетворенную 
потребность в орфанных препаратах в Комитете Государственной Думы 
по охране здоровья РФ силами общественных объединений пациентов 
идет подготовка Национального плана (стратегии) в области редких (ор-
фанных) заболеваний «Редкие 2020-2030». ФГБНУ Национальный Науч-
но-исследовательский Институт Общественного здоровья имени Н.А. Се-
машко разрабатывает дорожную карту, которая ляжет в основу проекта 
«Федеральной программы по редким (орфанным) болезням», дополня-
ющую Государственную программу РФ «Развитие здравоохранения» [9]. 

Несмотря на ряд положительных изменений в системе лекарствен-
ной помощи пациентам с орфанными заболеваниями, необходимо от-
метить сложности вывода на рынок таких ЛП в рамках  Евразийского 
экономического Союза в условиях продолжающей гармонизации в сфе-
ре обращения ЛП: остается необходимость прохождения ряда процедур 
по национальным требованиям, одной из которых является присвоение 
статуса орфанного ЛП. Данный статус ЛП присваивается в РФ при соот-
ветствии его следующим критериям [10]:

1. ЛП может применяться для лечения заболевания, встречающегося 
с частотой не более 10 на 100 000 населения [3].  

2. ЛП применяется для лечения заболеваний, регламентированных 
Правительством РФ [11].

Законодательством Союза п.6 Правил определено, что при призна-
нии ЛП орфанным на территории всех или нескольких ГЧ регистрация та-
кого ЛП осуществляется в соответствии с частью V, VI или VI, VII Правил 
регистрации и экспертизы ЛС для медицинского применения, а также в 
соответствие с требованиями раздела 16 части III Приложения 1 Правил 
регистрации и экспертизы ЛС для медицинского применения [2]. 

При непризнании ЛП орфанным на территории какого-либо государ-
ства-члена в соответствии с законодательством этого государства реги-
страция такого ЛП осуществляется в этом государстве в соответствие с 
требованиями подраздела VII раздела V Правил регистрации и эксперти-
зы ЛС для медицинского применения и Приложения № 1 к Правилам [2]. 

При этом при государственной регистрации ЛП уже признанного ор-
фанным в соответствии с законодательством государств-членов Союза 
существует ряд послаблений и возможностей для заявителя:
 применение особых условий при рассмотрении регистрационного 

досье таких ЛП – предоставление неполных данных в отношении докли-
нических и клинических исследований; 
 регистрация осуществляется по любой из возможных в ЕАЭС про-

цедур, в том числе возможны регистрация на условиях и регистрация при 
исключительных обстоятельствах. 

Улучшить ситуацию с обеспечением лекарствами пациентов, страда-
ющих редкими заболеваниями, должны готовящиеся в настоящее время 
Рабочей группой по формированию общих подходов к регулированию об-
ращения ЛС в рамках ЕАЭС, сформированной при экспертном комитете по 
ЛС, изменения в Правила регистрации и экспертизы ЛС для медицинского 
применения, утвержденные решением Совета ЕЭК [2]. Планируемые изме-
нения касаются вопросов ускоренной процедуры регистрации, совершен-
ствования процедуры «регистрации на условиях» и пострегистрационных 
мер на всем пространстве Евразийского союза [12]:

– не требуется предоставление образцов, специфических реаген-
тов и других материалов при невозможности проведения испытаний в 
экспертной организации вследствие: труднодоступности образцов ЛП 
стандартных образцов, специфических реагентов и других материалов  
(в том числе, но, не ограничиваясь при их отнесении к категории орфан-
ных, высокотехнологических, наркотических, радиофармацевтических, 
психотропных или предназначенных для лечения высокозатратных нозо-
логий вследствие их высокой стоимости), 

 

 

 

 
 
 
 

 
 
 
 
 
 
 
 

 
 

 Общий перечень редких заболеваний в РФ формируется
на основании статистических данных и размещается на сайте МЗ РФ

 
 

 Финансирование лекарственного обеспечения всех заболеваний
не гарантируется государством
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Рисунок 1. Структура формирования перечней и регламентация финансирования орфанных заболеваний в РФ.
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– ускоренная экспертиза ЛП применяется в отношении орфанных ЛП;
– определение ряда облегченных возможностей для вывода на ры-

нок для заявителей из стран ЕАЭС при присвоении статуса орфанного ЛП 
в одном из государств-членов. 

ЗАКЛЮЧЕНИЕ. 
Ограниченное количество одобренных терапевтических вариантов в 

сочетании с недоступностью существующих методов лечения значитель-
но ухудшают жизнь пациентов с орфанными болезнями. Инновационная 
терапия позволяет людям с редкими заболеваниями вести полноценную, 
активную жизнь. Поэтому важно продолжать исследования редких забо-
леваний, вести разработку новых препаратов и повышать их доступность 
для пациентов [13].

В целях обеспечения доступа к лечению и совершенствования ле-
карственного обеспечения пациентов с орфанными заболеваниями в РФ, 
необходимо решение ряда вопросов как на национальном уровне, так и в 
рамках правового поля Евразийского пространства. Государственная по-
литика в рамках контроля за лечением редких заболеваний требует ряда 
инициатив:
 предоставления преференций для производителей орфанных 

препаратов и исключительного права на продажу орфанных ЛП в тече-
ние определенного времени;
 упрощение разрешительных процедур, включая ускоренное со-

гласование необходимой документации, а также помощь в подготовке 
документации;
 консультационные услуги по прохождению клинических испыта-

ний;
 стимулирование разработки инновационных решений для пациен-

тов с орфанными заболеваниями;
 повышение доступности путем стимулирования рынка воспроиз-

веденных ЛП  для пациентов с редкими заболеваниями;
 совершенствование регламентации перечня орфанных препара-

тов в целом на уровне РФ;
 стандартизации процедуры присвоения орфанного статуса ЛП на 

всей территории ЕАЭС и унификация критериев отнесения  их к препара-
там для лечения редких заболеваний.
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INTRODUCTION. One of the socially significant directions in the development 
of pharmaceutical products is the provision of high-quality, effective and safe 
medicines intended for the treatment of orphan (rare) diseases among the 
population of the Member States of the Union. The availability of medicinal 
products for such patients suffering from such diseases should be regulated 
by state incentives for the development and launch of orphan drugs from do-
mestic manufacturers through the updating and timely updating of regulatory 
legal acts in the field of marketing authorization (MA) of medicinal products, 
as well as providing benefits when initiating the registration process.
AIM. To assess the prospects and possibilities of putting orphan drugs into 
circulation within the framework of the Eurasian Economic Union for domestic 
manufacturers.
MATERIALS AND METHODS. The study materials were available publications 
in peer-reviewed journals on thematic queries based on keywords of the se-
lected topic, official websites, regulatory legal acts, regulating the procedure 
for registering medicinal products in the Eurasian Economic Union and the 
Russian Federation.
RESULTS AND DISCUSSION. 
A review of national legislation on MA and regulation of the circulation of 
orphan drugs revealed several critical problems that prevent domestic manu-
facturers from introducing drugs of this group to the pharmaceutical market of 
the Eurasian Economic Union, such as lack of regulation of the list of orphan 
drugs and a simplified registration procedure in the custom territory of the 
Eurasian Economic Union, complexity procedures for assigning an orphan 
drug status, etc. Imperfections in the regulatory regulation of these issues 
predetermine problems in drug provision for patients with orphan diseases in 
the Eurasian Economic Union.
Conclusion. A review of the problems and possibilities of putting orphan drugs 
into circulation by domestic manufacturers needs to improve legal regulation 
both at the level of the Russian Federation and within the legal framework of 
the Eurasian space.
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