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Изминалата 2018 година може да се нарече своеобра-

зен регулаторен пробив на генните терапии. Три такива 

иновативни лекарствени терапии бяха одобрени за пазарна 

употреба от Европейската лекарствена агенция (EMA). На-

стоящата 2019 година също се очертава интересна. През м. 

май 2019 г. Агенцията за контрол на храните и лекарствата 

в САЩ (FDA) официално одобри onasemnogene abeparvovec-xioi 
за лечение на спинална мускулна атрофия или най-скъпото ле-

карство на света, както реагираха световните медии [1]. 

Въпреки възникналите след това въпроси относно предоста-

вените предклинични данни [2], очакванията са EMA да одобри 

този лекарствен продукт до края на първото тримесечие на 

2020 г. Броят на този тип разрешения за пазарна употреба 

може да изглежда незначителен, но налице е трайна тенден-

ции за навлизане на генните здравни технологии в клинична-

та практика. Мнозина гледат на генните терапии като на 

иновацията, която ще промени коренно терапевтичната 

парадигма за редица нелечими досега състояния и изобщо 

медицината като цяло.

Възлаганите огромни надежди идват на фона на пре-

дишни пазарни неуспехи в тази област [3]. Последните от 

своя страна правят здравните регулатори и платци по-кри-

тични към генните терапии. Липсата на проспективен кли-

ничен опит и натрупани доказателства в реалната практика 

за ефективност и безопасност, съчетани с огромната цена, 

правят тези лекарствени продукти изключително комплек-

сни и трудни за оценка и вземане на решение за заплащане. 

От една страна са очакванията на пациентите и неотгово-

рените здравни потребности, от друга са бюджетните ог-

раничения и несигурността какво реално ще се реимбурсира и 

каква ще бъде ползата в крайна сметка. Обществото гледа 

на генните терапии като на шанс за пълно излекуване, но 

налични данни от проследяване на такъв ефект засега няма. 

Няма и да има скоро. Но моделът на заплащане, който ще бъ-

де установен при генните терапии, може би ще предопредели 

бъдещето на медицината и здравеопазването в дългосро-

чен план [4].

У нас регулаторен опит с генните терапии по отноше-

ние на ценообразуване и заплащане с публични средства все 

още липсва. Такъв обаче определено предстои. Затова пра-

ктиката от Националния институт за усъвършенстване 

на здравните грижи (NICE) и други експертни организации 

може да даде важни насоки за българските специалистите. 

В началото на м. септември 2019 г. NICE прие препоръка за 

заплащане на voretigene neparvovec за вродена ретинопатия 

[5]. Това е втората изобщо генна терапия, одобрена за реим-

бурсиране от Националната здравна служба на Англия (NHS). 

Voretigene neparvovec е предназначен за деца и възрастни, 

които все още имат достатъчно функциониращи клетки в 

ретината и болестта е причинена от мутации в RPE65 гена. 

В обосновката на решението си, NICE отбелязва прогресивно 

нарастващата клинична тежест на заболяването и липсата 

на ефективни терапевтични алтернативи за тези болни. 

Специално внимание е обърнато на социално-икономическа-

та тежест върху пациентите, техните близки и семейства 

[5]. В този контекст, voretigene neparvovec се явява първа 

възможност за лечение на тежко заболяване с неблагопри-

ятна прогноза.

Това, което прави сериозно впечатление на регулато-

рите и платците както във Великобритания, така и в САЩ, 

е ранният диалог, иницииран от компанията-притежател 

на разрешението за употреба на voretigene neparvovec [6]. 

Ранен диалог не означава само и единствено консултация с 

регулаторните органи. Тази дейност протича в няколко па-

ралелни направления. В случая с посочената за пример ген-

на терапия е използвана голяма по обем обратна връзка от 

пациенти и техни близки с цел разработка и валидиране на 

сурогатни точки за оценка на ефикасност и терапевтична 

ефективност, включително докладвани резултати от паци-

енти. Идентифицирана е здравна инфраструктура – клинични 

специалисти и лечебни заведения с опит в тази патология. 

Това включва също определяне път на пациента, потенциални 

трудности при скрининг и поставяне на диагноза, информира-

ност и подготовка на съответните специалисти. Всичката 

тази огромна по обем работа не само улеснява последващия 

процес на одобрение, оценка и вземане на решение за запла-

щане, но и създава предпоставки за адекватен достъп на 

пациентите след това с възможност за дългосрочно про-

следяване и събиране на нови доказателства.

Не трябва да бъде пропуснат и моментът с догова-

ряне на механизъм за достъп до тези терапии. В своята 

препоръка за voretigene neparvovec NICE изрично отбелязва, че 

това решение е взето след постигнато споразумение за кон-

фиденциална отстъпка в заплащаната цена. При официален 

терапевтичен разход на пациент във Великобритания от £ 
613 410 и очаквана пациентска популация от 86 души, това 

прави близо £ 53 млн общи разходи за прилагане на терапия-

та [5]. От 2017 г. NICE прилага т.нар. стрес тест за бюд-

жетното въздействие на нови терапии. Този тест оценява 

финансовото въздействие на здравната технология през 
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първите 3 години от нейното използване в NHS. Ако бюд-

жетното въздействие надхвърля £ 20 млн през която и да е 

от тези три години, NHS следва да предприеме преговори с 

компанията за конфиденциална отстъпка [7]. По този начин 

косвено може да се заключи, че договорената отстъпка при 

voretigene neparvovec е значителна и многократно надвиша-

ва задължителните минимални 10% у нас. Предстоящият 

казус с onasemnogene abeparvovec-xioi ще бъде още по-инте-

ресен, тъй като в този случай има налична скъпоструваща 

алтернатива – nusinersen. Това ще бъде и първи случай на 

директна ценова конкуренция между две иновативни здрав-

ни технологии. Последно, но не по важност – специалистите 

очакват разработването на т.нар. модели за заплащане на 

вноски. Разходът за генните терапии най-вероятно ще бъде 

заплащан разсрочено във времето с цел обвързване спрямо 

размера и продължителността на терапевтичния отговор.

Генните терапии са все по-близо и по-близо. Много 

въпроси относно тяхната дългосрочна ефективност, без-

опасност и цена остават в пълна сила. Регулаторният мо-

дел, който ще бъде възприет за оценка и заплащане на тези 

здравни технологии, до голяма степен ще даде отговор дали 

генните терапии ще успеят да изпълнят очакванията на ми-

лиони пациенти и техните семейства.
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