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НОВЫЕ ЛЕКАРСТВЕННЫЕ СРЕДСТВА И ТЕХНОЛОГИИ

В	после�ние	�о�ы	в	��ирово��	��е�ицинско��	соо�-
ществе	пристальное	вни��ание	привлекают	ре�кие	
или	ре�ча��шие	�олезни��	причины��	пато�енез	и	лече-
ние	которы��	сла�о	изучены .

К	числу	ре�ки��	за�олевани��	относ��т	вро��енные	
(насле�ственные)	или	прио�ретенные	за�олевани����	
частота	которы����	напри��ер��	составл��ет	не	�олее	5	на	
10	тыс .	�ольны�� .	К	таки��	за�олевани������	названны��	
«�олезн����и-сирота��и»��	привлечено	вни��ание	��е�и-
ков	различны��	специальносте��	в	св��зи	с	и��	неизле-
чи��остью	из-за	отсутстви��	своевре��енны��	��ето-
�ов	�иа�ностики	и	лечени����	нере�ко��	увеличени��	и��	
числа	в	��ире��	и	отсутстви��	�елани��	инновационны��	
фар��ацевтически��	ко��пани��	вкла�ывать	финансо-
вые	ресурсы	в	разра�отку	лекарств��	не	и��еющи��	в	
перспективе	ко����ерческо�о	успе��а .	�ак��	число	�оль-
ны��	с	вро��енно��	�ипера����оние��ие��	(нарушение	
��ета�олиз��а	��очевины)	в	Европе	�ости�ает	46	чело-
век��	�олезнью	Гунтера	(��укополиса��ари�оз	��) �� 400��) �� 400)	��	400	
пациентов��	а	т���ело��	фор��о��	�етско��	эпилепсии	
(син�ро��	Леннокса-Гасто)	��	65	тыс .	человек .

Впервые	тер��ин	«сиротские	лекарства»	прозву-
чал	в	�Ш�	в	1983�	�о�у��	ко��а	�ыл	прин��т	законо-
�ательны��	акт	«������� ����� ���»�� опре�еливши��������� ����� ���»�� опре�еливши��	����� ���»�� опре�еливши������� ���»�� опре�еливши��	���»�� опре�еливши�����»�� опре�еливши��»��	опре�еливши��	
около	1600	известны��	за�олевани��	и	син�ро��ов	и	3�00	
лекарств��	отнесенны��	к	«сиротски��»	за�олевани����	и	
лекарства�� .	В	Японии	в	1993�	�о�у	�олее	че��	170	пато-
ло�ически��	состо��ни��	опре�елили	как	орфановые	
за�олевани��	и	при��ерно	100	��	как	воз��о�ные .	Евро-
пе��ски��	парла��енто��	вве�ена	в	�е��ствие	�иректива	
№141�2000��	�авша��	опре�еление	�олезн����-сирота��	
и	сиротски��	лекарства��	и	перспектива��	в	и��	изуче-
нии	и	лечении .	В	апреле	2000	� .	в	Лон�оне	во	исполне-
ние	Европе��ско��	�ирективы	�ыл	соз�ан	Ко��итет	по	
орфановы��	про�укта��	(����)�� которы�� в срок �о 90����)�� которы�� в срок �о 90)��	которы��	в	срок	�о	90	
�не��	�ол�ен	расс��атривать	�осье	на	лекарственное	
сре�ство��	и	в	3�0-�невны��	перио�	Европе��ска��	ко��ис-
си��	�ол�на	прини��ать	решение	о	е�о	при��енении .

До	феврал��	2007	� .	Европе��ско��	ко��иссие��	�ыл	�ан	
статус	орфановы��	лекарств	450	препарата��	(«сре�ства	
против	ре�ки��	за�олевани��»)��	и	это	решение	распро-

стран��етс��	на	3�4	страны	Евросоюза .	�исло	пациен-
тов��	�ольны��	ре�ки��и	�олезн����и	в	Европе	состав-
л��ет	около	1��4	��иллионов��	приче��	лекарства-сироты	
при��ен��ютс��	в	12	%	случаев	у	�ете����	и	почти	в	60	%	��	
у	�ете��	и	взрослы�� .

�ло�ность	развити��	это�о	сектора	клиническо��	
фар��аколо�ии	о�условлена	отсутствие��	разра�отан-
ны��	по���о�ов	к	изучению	эффективности	и	�езопас-
ности	при��енени��	ре�ки��	лекарств	при	орфановы��	
за�олевани������	т .	к .	о�ычные	по���о�ы	к	крупно��ас-
шта�ны����	��орошо	спланированны��	клинически��	
иссле�овани����	не	прие��ле��ы .

�о	решению	Европе��ско�о	��е�ицинско�о	а�ентс-
тва	(����) не�авно �ыли опре�елены ко��пании по����) не�авно �ыли опре�елены ко��пании по)	не�авно	�ыли	опре�елены	ко��пании	по	
развитию��	опре�елению	�иза��на	и	прове�ению	кли-
нически��	иссле�овани��	орфановы��	лекарств��	а	так�е	
вы�елен	специальны��	�ю��ет	�л��	по��ер�ки	разра-
�оток	не�ольши��	и	сре�ни��	фар��ко��пани��	в	о�ласти	
лекарств-сирот .

В	Гер��ании	пре�прини��аютс��	попытки	соз�ать	
про�ра����у	(«��������������� ����») и сеть центров по��������������� ����») и сеть центров по	����») и сеть центров по����») и сеть центров по»)	и	сеть	центров	по	
концентрации	ре�ки��	�ольны��	и	лекарств .	�нтерес	
к	ра�оте	про��вили	40	��е��унаро�ны��	ко��пани��	и	
около	100	�очерни��	пре�при��ти����	в	о�но��	лишь	Гер-
��ании	�у�ут	за�е��ствованы	86	тыс .	сотру�ников��	из	
ни��	15��3�	тыс .	специалистов-разра�отчиков	лекарств .

В	насто��щее	вре����	наи�ольшее	число	сиротски��	
лекарств	используют	�л��	лечени��	�е��о�ластозов	и	
рака	(острые	ли��фо�ластные	у	�ете��	и	взрослы����	в	
то��	числе	при	наличии	фила�ельфи��ско��	��ро��о-
со��ы��	про��иелоцитарные	ле��ке��ии��	��ронически��	
��иелоле��коз	и	тро���оците��и����	рак	почки��	на�почеч-
ников��	пищево�а��	не��о��кинска��	ли��фо��а��	се��е��-
ны��	а�ено��атоз	кишечника	и	т .	� .) .	На	второ��	��есте	
р���	насле�ственны��	за�олевани��	��	акро��е�али����	
�олезнь	Фа�ри��	�ипера����оние��и����	�олезнь	Гоше;	
�о��пе;	Вильсона��	��укополиса��ари�оз	��� ���� ��� типа����� ���� ��� типа����	���� ��� типа������ ��� типа����	��� типа����� типа��	типа��	
тирозине��и��	тип	� .� . .	

�ретье	��есто	зани��ают	т���ёлые	вро��ённые	и	
насле�ственные	за�олевани��	центрально��	нервно��	
систе��ы��	в	первую	очере�ь��	у	�ете��	и	взрослы��:		
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В	это��	св��зи	в	��ире	разра�атывают	новые	сое�инени��	
�л��	�орь�ы	с	рако��	и	�е��о�ластоза��и	��	6	препара-
тов��	т���елы��и	инфекци����и	��	6��	по	4	��	�л��	лечени��	
патоло�ии	сер�ечно-сосу�исто��	и	нервно��	систе����	
по	о�но��у	��	�л��	по��ощи	�ольны��	с	за�олевани��-
��и	почек��	косте����	ле�ки��	и	�лаз��	патоло�ии	в	ро�а��	и	
отравлени����и .	Больша��	часть	из	ни��	у�е	вне�рена	в	
клиническую	практику .

В	�оссии	�ро��ко	стали	�оворить	о	�олезн����-сиро-
та��	и	орфановы��	лекарства��	при	вне�рении	систе��ы	
�ополнительно�о	лекарственно�о	о�еспечени��:	по��-
вилась	воз��о�ность	опре�елить	количество	�ольны��	
и	число	нео���о�и��ы��	лекарственны��	сре�ств��	а	так�е	
о�ъё��ы	поставок	и	финансировани�� .	�осле�нее	осо-
�енно	ва�но��	так	как	�ольшинство	�ольны��	получа-
ют	лекарства	по�изненно .

�о-ви�и��о��у��	назрела	нео���о�и��ость	соз�ани��	
Национально��	��е��исциплинарно��	про�ра����ы	по	
ре�ки��	за�олевани������	поскольку	в	�оссии	эта	про-
�ле��а	и��еет	не	только	��е�ицинское	значение��	но		
и	социальное	звучание .	

��иоклоническа��	эпилепси��	(син�ро��	Драветса)��	
эпилепси��	Леннокса-Гасто��	катаплекси��	у	взрослы��		
с	нарколепсие����	��ронически��	�олево��	син�ро����	
резистентны��	к	аналь�етика�� .

���	наконец��	неизлечи��а��	�о	си��	пор	лё�очна��	
�ипертони����	котора��	в	Европе	�иа�ностирова-
на	у	95	тыс .	пациентов��	не��инуе��о	приво���ща��	к	
с��ерти .	Дл��	лечени��	первично��	ле�очно��	�ипер-
тонии	используют	се�о�н��	4	лекарственны��	сре�с-
тва:	�озентан��	илопрост��	сил�енафил	(известны��	
как	Виа�ра)	и	ситаксентан .	�ерьёзно��	про�ле��о��	
остаётс��	открыты��	артериальны��	проток	(Баталов	
проток)��	�л��	закрыти��	которо�о	ранее	использова-
ли	ин�о��етацин��	о�нако	у	�лу�оконе�оношенны��	
с	��ассо��	тела	��енее	1000	�р .	ин�о��етацин	��ало-
эффективен .	�ре�ла�ают	использовать	и�упро-
фен	(тор�овое	название	�е�е����	ко��пани��	�рфан	
Европ) .

�ле�ует	от��етить��	что	нес��отр��	на	вне�рение	
орфановы��	лекарств��	за	после�ние	10	лет	�олее	
2	тыс .	�ра��ан	не	получают	а�екватную	по��ощь .		


