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Ktoré ochorenia sa povazuju za

} | zriedkavo sa vyskytujlce?

m Vyskyt ochorenia u menej ako
5 chorych na 10 000 obyvaTel oV
v komunite (EU), &asto vdzne, Zivot
ohrozujuce, chronicke

m Slovensko:
2700 chorych na 5,4 mil. obyvatelov

m EU:
230 tis. chorych na 450 mil. obyvatel ov



Zriedkavo sa vyskytujuce

| | ochorenia - priklady I.

m Onkoldgia
hepatoceluldrny karciném, karciném oblicky,
gliom, mnohopocetny myeldm, lymfomy

m Metabolizmus

Fabryho choroba, Niemann-Pickova choroba,
W ilsonova choroba, Gaucherova choroba

m Imunoldgia
Graft versus host choroba, sklerosis multiplex,
Wegenerova granulomatdza



Zriedkavo sa vyskytujuce

: | ochorenia - priklady IT.

B Svalovo-kostrové/nervové

Fridreichova ataxia, perzistujici ductus
arteriosus, narkolepsia

m Respiracné
cysticka fibréza, akdtne poskodenie
pl'dc, syndrom dychovej tiesne

m Krv

pl'ucna arteridlna hypertenzia, deficit
faktora XIII



Kde ndjdete informdcie o zriedkavo

. 1 sa vyskytujdcich ochoreniach?

‘q ° cee VW Ve V4
q 3 EURORDIS NGJVC(.CSJC(. eurOpSk.C( )
b~ European Organisation for Rare Diseases 0r90n|ZGC|G pr'e Zrledkave
ochorenia

Vreet .
Orphanet: eurdpska databaza 3600
zriedkavo sa vyskytujucich ochoreni

a ..orphan” liekov



Ktoré lieky sd urcené na liecbu

zriedkavo sa vyskytujucich
] || ochoreni?

m Lieky, ktoré by nevyvijali farmaceutické
firmy z ekonomickych dovodov ale, ktoré
su potrebné pre zdravie obyvatel'stva

B Urcené pre diagndzu, prevenciu alebo
lie¢bu Zivot ohrozujudcich alebo vel'mi
vaznych ochorent, ktoré si zriedkavé

.Orphan® lieky = lieky siroty
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Co znamend dezigndcia

} | ~orphan’ liekov v EU?

m Liecivo/liek musi splhat’ urcité
kritéria pre oznacenie ,orphan”

m Rozhodnutie Ci liek spfﬁa tieto
kritérid sa nazyva dezignacia

m Liek je potom zaradeny do
registra ..orphan” liekov



Kto rozhoduje o dezigndcii

} | .orphan” liekov v EU?

Vedecka komisia pre .,orphan” lieky
COMP v Eurdpskej liekovej agentire v

EMEA v Londyne errELN

Zlozenie:

1 zdstupca z kazdého ¢lenského statu
3 zdstupcovia EMEA

3 zdstupcovia pacientskych organizacii




Dezignacia ..orphan” liekov a
terapeutické systémy

imunoldgia
. 12%
ine onkoldgia
170/0 350/0
kostrovo-
svalovy a
nervovy , .
dychaci
systém krv  CYE
9% 79,  System
metabolizmus 8%

12%



Kol'ko je ..orphan” liekov rocne

" | dezignovanych v EMEA?

B pozitivhe
stanovisko

2002 2003 2004



A

ko je podporovany vyvo

.orphan” liekov v EU?

gy orehen”

Finanénd podpora vyskumu orphan
liekov EU

Pomoc pri vyvoji orphan liekov v
EMEA

Priamy pristup k registrdcii
Znizenie poplatkov za registracny
proces

Vyhody po zaregistrovani v EU

10 rokov sa hemoze zaviest’ na trh podobny
liek



Kol'ko je ..orphan” liekov rocne

) | zaregistrovanych v EMEA?

pocet
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Pocet dostupnych ,orphan” liekov
l$ v jednotlivych EU krajinach-(2003)
Prieskum *

Eurordis g
3

7

m 5 OMP
] 4 OMP
[]3 OMP
m 2 OMP
m | OMP



, :I.I- UZitocné zdroje informdcii

EMEA -Londyn, Vel'ka Britania

http://www.emea.eu.int

Register orphan liekov
http://www.pharmacos.eudra.org/F2/register/orphreg.htm

Orphanet
http://www.orpha.net/static

Eurordisk
http://www.eurordis.org



	Dezignácia „orphan“ liekov aterapeutické systémy
	Počet dostupných „orphan“ liekovv jednotlivých EÚ krajinách–(2003)
	Užitočné zdroje informácií

