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Методология  
 
Предмет на обзора са лекарствени средства, получили към този момент обозначение за лекарство сирак (съгласно 

Регламент (EO) 141/2000) от Европейската лекарствена агенция (ЕМА) и притежаващи маркетингова оторизация с 

положителна оценка за „значителни ползи” на територията на Европейския съюз.  

 
„Лекарство-сирак” е лекарствен продукт, който: 

• е предназначен за диагностика, профилактика или лечение на животозастрашаващи болести или 

прогресивно протичащи хронични заболявания, които засягат не повече от 5 на 10 000 човека на 

територията на страната ИЛИ е предназначен за диагностика, профилактика или лечение на 

животозастрашаващи болести и на сериозно увреждащи здравето хронични състояния (заболявания с 

висок дял на болестно-свързаната неработоспособност и инвалидност) и са приложени доказателства, че 

продажбата на продукта не осигурява задоволителна възвращаемост, която да оправдае необходимите 

инвестиции за научноизследователска и развойна дейност, без да има стимули за създателя на продукта; 

• И когато няма задоволителен метод за диагностика, профилактика или лечение на съответното състояние, 

или ако има такъв метод, предложеният лекарствен продукт има значително повече предимства от него и 

полза за засегнатите от това състояние. 

 

Докладът е структуриран в 4 раздела: 

• Обозначение за лекарство сирак и разрешение за употреба 

• Ценообразуване, включване в Позитивния лекарствен списък и реимбурсиране 

• Механизми за ускорен достъп до иновативни медикаменти 

• Заключение  

 

Обзорът завършва с 2 приложения: 

• Списък с лекарствата сираци в ЕС и България, съдържащ информация за име на медикамента, активна 

субстанция, АТС код, индикация за приложение, притежател и дата на получаване на маркетингова 

оторизация, данни за наличие в ПЛС, както и реимбурсация по действащите наредби на Министерството на 

здравеопазването (МЗ) 

• Списък с използваните източници и връзки 

 

 

 

 

За въпроси или коментари: info@raredis.org 

 

 

Брой 2           март 2011 

 

ЛЛЕЕККААРРССТТВВАА  ССИИРРААЦЦИИ  ВВ  ББЪЪЛЛГГААРРИИЯЯ  
  

ППЕЕРРИИООДДИИЧЧЕЕНН  ООББЗЗООРР  ННАА  ДДООССТТЪЪППАА  ДДОО  ЛЛЕЕККААРРССТТВВАА  ССИИРРААЦЦИИ  ВВ  ББЪЪЛЛГГААРРИИЯЯ  
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РРааззддеелл  11  

ООББООЗЗННААЧЧЕЕННИИЕЕ  ЗЗАА  ЛЛЕЕККААРРССТТВВОО  ССИИРРААКК  

ИИ  РРААЗЗРРЕЕШШЕЕННИИЕЕ  ЗЗАА  УУППООТТРРЕЕББАА  
 

 

 Предмет на настоящия обзор са лекарствените средства, получили обозначение „сирак” 

(orphan designation) и маркетингова оторизация от ЕМА. Лекарствата сираци получават разрешение 

за употреба по централизирана процедура съгласно Регламент (ЕО) 726/2004 на Европейския 

парламент и на Съвета от 31 март 2004 година. Регламентът важи за всички страни от Европейския 

съюз.  В България този въпрос се урежда от Закона за лекарствените продукти в хуманната 

медицина (ЗЛПХМ): 

Чл. 25. (1) Критериите за определяне на лекарствен продукт, предназначен за лечение, 

профилактика или диагностика на редки заболявания, се уреждат в Регламент (ЕО) 

№141/2000 на Европейския парламент и Съвета.  

(2) Условията и редът за издаване на разрешение за употреба на лекарствените 

продукти по ал. 1 се определят в Регламент (ЕО) № 726/2004 на Европейския парламент и 

Съвета. 

 Издаването на разрешения посредством централизираната процедура е по дефиниция „в 

интерес на общественото здравеопазване” и е на базата на „обективни научни критерии за 

качество, безвредност и ефикасност на разглежданите лекарствени продукти, преди 

вземането под внимание на икономическите и други съображения”. Самият механизъм е и един 

от стимулите, които европейските власти предоставят на научноизследователската фармацевтична 

индустрия за разработване на лекарствени средства за редки болести. Те включват още: 

• ускорена процедура за оценяване на лекарствени средства от съществено значение за 

общественото здраве и най-вече, които представляват иновация от терапевтична гледна 

точка; 

• изготвяне и предоставяне на становища от ЕМА за различни тестове и изпитвания, които 

трябва да се извършат, за да се докажат качеството, безопасността и ефикасността на 

лекарствения продукт в съответствие с европейските изисквания; 

• намаляване на таксите, отсрочване на плащанията на таксите, поемане на отговорност за 

сделките и оказване на административно съдействие. Съгласно чл. 7 от Регламент (ЕО) 

141/2000 Общността отпуска/предоставя всяка година на ЕМА специална сума, която 

агенцията използва изключително за компенсиране, изцяло или отчасти, на всички такси, 

дължими в прилагане на общностните правила, приети в съответствие със споменатия 

регламент; 

• търговска изключителност – съгласно чл. 8 на Регламент (ЕО) 141/2000, Общността и 

държавите-членки се въздържат да приемат друго заявление за пускане на пазара, да 

издават разрешително за пускане на пазара или да удовлетворяват заявление за 

разширяване на съществуващо разрешително за пускане на пазара на подобен лекарствен 

продукт в продължение на десет години за същото терапевтично показание (за което е 

посочено регистрираното лекарство сирак); 

• лекарствените продукти, обозначени като сираци, могат да се ползват с насърчителни 

мерки, приети от Общността и от държавите-членки за изследванията, разработката и 

предлагането на пазара на лекарствени продукти сираци и в частност, с помощни мерки за 

изследователска дейност в полза на малките и средните предприятия според предвиденото 

в рамковите програми за технологични изследвания и развитие. 
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 Наличието на целия този пакет стимули се обосновава от факта, че голямата част от редките 

болести са толкова редки, че разходите по разработката и пускането на пазара на лекарствен 

продукт, предназначен за тяхната диагностика, превенция или лечение, не могат да бъдат покрити 

от очакваните продажби на лекарствения продукт и фармацевтичната промишленост не е склонна 

да разработва тези лекарствени продукти при нормални условия на пазара. 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

След стабилното увеличение на броя оторизирани лекарства сираци от 2001 г. насам, когато 

бяха и въведени в сила стимулите за тяхното разработване, от 2008 г. се наблюдава известен застой 

(Диаграма 1). Това заедно с факта, че значителна част от новорегистрираните лекарства сираци не 

са на практика достъпни във всички страни-членки е повод да се извърши преоценка на сега 

действащото законодателство в тази област както на общностно, така и на национално ниво. 

Към този момент, в Европейския съюз има 61 разрешени за употреба медицински продукта 

със статут на лекарство сирак. Като динамика няма съществена промяна спрямо нашия предишен 

обзор от юни 2010 г. В списъка се съдържат 2 нови медикамента – Esbriet (pirfenidone) и Vpriv 

(velaglucerase alfa), един – Thelin (Sitaxentan sodium) е изтеглен от пазара поради непредвидени 

странични ефекти, а два са преименувани – Peyona (caffeine citrate) със старо търговско 

наименование Nymusa и Rilonacept Regeneron (rilonacept) със старо търговско наименование 

Arcalyst (Приложение 1). 
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Диаграма 1. Брой издадени разрешения за употреба на лекарства сираци от ЕМА 
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РРааззддеелл  22  

ЦЦЕЕННООООББРРААЗЗУУВВААННЕЕ,,  ВВККЛЛЮЮЧЧВВААННЕЕ  ВВ  ППЛЛСС  

ИИ  РРЕЕИИММББУУРРССИИРРААННЕЕ  
 

 

Вторият раздел от настоящия обзор разглежда отношението на действащата нормативна 

уредба в България към лекарствата сираци и как в крайна сметка се осигурява достъпа на 

пациентите с редки болести до тях, т.е. реимбурсирането на лекарствата сираци от националната 

здравна система. Това е сложен и дълъг процес, започващ от договарянето на цена и ниво на 

заплащане от публичните фондове, докато се стигне накрая до реална терапия с тези медикаменти. 

Текстове от Закона за лекарствените продукти в хуманната медицина (ЗЛПХМ) поставят основната 

рамка на този механизъм, но главна роля имат кореспондиращите на него постановления на 

Министерски съвет (МС) и наредби на Министерството на здравеопазването (МЗ). Основни 

разпоредители с публичните финансови ресурси, предвидени за осигуряване на лечение с 

лекарства сираци са МЗ и Националната здравноосигурителна каса (НЗОК). 

Съгласно ЗЛПХМ, регулирането и контролът на цените на лекарствата, както и решенията за 

заплащане с публични средства са основна функция на здравните власти: 

Чл. 258. (1) Държавата регулира цените на лекарствените продукти, включвани в 

Позитивния лекарствен списък по чл. 262, ал. 4 и заплащани с публични средства, в 

съответствие с най-ниските референтни цени от държави членки.  

(2) Държавата регулира пределните цени на лекарствените продукти, които се 

отпускат по лекарско предписание, извън тези по ал. 1. 

За тази цел МС по предложение на министъра на здравеопазването създава Комисия по 

цените на лекарствените продукти, чиито условия и ред за работа се определят в съответна 

наредба. Образуването на цена (т.е. на практика договарянето на цена и ниво на реимбурсиране) 

на лекарствата сираци в България се определя от Наредбата за условията, правилата и реда за 

регулиране и регистриране на цените на лекарствените продукти. Фундаментален момент в 

ценообразуването е принципът за най-ниската от посочени референтни стойности. Цената на 

лекарствен продукт (който ще се включва в Позитивния лекарствен списък (ПЛС) и ще се заплаща с 

публични средства, какъвто е случаят с лекарствата сираци) се образува на базата на цената на 

производителя, която не може да бъде по-висока от левовата равностойност на най-ниската цена за 

същия лекарствен продукт, заплащан от обществените здравноосигурителни фондове на Румъния, 

Франция, Естония, Гърция, Словакия, Литва, Португалия и Испания. Когато няма цена на 

производител в тези страни, цената се формира по същия ред и на базата на следните 

допълнителни референтни страни – Белгия, Чехия, Полша, Латвия и Унгария. За да се формира 

крайната цена се прибавят още законово фиксираните надценки за търговците на едро и дребно, 

както и данък върху добавената стойност. 

С така образуваната цена, лекарствата сираци могат вече да бъдат включени в ПЛС. 

Комисията по позитивния лекарствен списък разглежда и взема решение по заявления за 

включване, промени и/или изключване на лекарствени продукти от ПЛС. 

ПЛС включва лекарствени продукти, отпускани по лекарско предписание, необходими за 

покриване на здравните потребности на населението и заплащани със средства от: 

• бюджета на НЗОК; 

• републиканския бюджет, извън обхвата на задължителното здравно осигуряване; 

• бюджета на лечебните заведения по чл. 5 от Закона за лечебните заведения (ЗЛЗ); 

• бюджета на лечебните заведения с държавно и/или общинско участие по чл. 9 и 10 от ЗЛЗ. 
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ПЛС на България групира включените лекарствени продукти в 4 приложения: 

• Приложение 1 – предназначени за лечение на заболявания, което се заплаща по реда на 

Закона за здравното осигуряване (ЗЗО);  

• Приложение 2 – заплащани от бюджета на лечебните заведения по чл. 5 от ЗЛЗ и от бюджета 

на лечебните заведения с държавно и/или общинско участие по чл. 9 и 10 от ЗЛЗ;  

• Приложение 3 – предназначени за лечение на заболявания извън обхвата на ЗЗО, 

заплащани по реда на чл. 82, ал. 1, т. 8 от Закона за здравето;  

• Приложение 4 – предназначени за лечение на СПИН и инфекциозни заболявания. 

МС по предложение на министъра на здравеопазването определя в наредба условията, 

правилата и критериите за включване, промени и/или изключване на лекарствени продукти от 

ПЛС, както и условията и реда за работа на Комисията по ПЛС. Съгласно тази наредба лекарствата, 

кандидатстващи за включване трябва да изпълняват следните технически условия: 

• разрешени са за употреба съгласно изискванията на ЗЛПХМ; 

• имат образувана цена по чл. 258, ал. 1 от ЗЛПХМ; 

• посочени са за лечение, профилактика или диагностика на заболяванията, заплащани по 

реда на чл. 2, ал. 2 от самата наредба; 

• международното непатентно наименование, към което принадлежи лекарственият продукт, 

се заплаща с публични средства при същите заболявания или индикации поне в три от 

следните държави: Румъния, Чехия, Естония, Гърция, Унгария, Литва, Португалия и Испания; 

• лекарствените продукти са в дозови форми с режим и начин на прилагане, подходящи за 

лечение на посочените заболяванията; 

• направена е оценка на терапевтичната стойност и социалната значимост. 

До края на 2010 г. лекарствата сираци в България бяха включени в Приложения 3 и 4. От 2011 

г. обаче във връзка с новата схема на реимбурсиране, една част от тях (за редки неонкологични 

заболявания) бяха прехвърлени в приложение 1, съответно за лекарствени продукти, 

предназначени за лечение на заболявания, които се заплащат по реда на ЗЗО. 

От 61 регистрирани от ЕМА лекарства сираци, в ПЛС на България (приложения 1, 3 и 4) 

присъстват 22. Спрямо юни 2010 г. има увеличение с 4 лекарства. Това може да се разглежда като 

следствие на подобрената информираност за редките болести сред лекари, пациенти и здравни 

власти, а също и на желанието на фармацевтичните производители да осигурят продукта си на 

българския пазар. Като цяло обаче периодът от получаване на европейско разрешение за употреба 

до включването в ПЛС остава твърде дълъг (виж таблица 1). Останалите близо 2/3 от регистрираните 

от ЕМА лекарства сираци са на практика недостъпни за пациентите с редки болести у нас предвид 

факта, че извън ПЛС те не подлежат на реимбурсиране с публични средства. Основна причина за 

това според нас е не толкова проблем от страна на Комисията по ПЛС, а по-скоро нежелание на 

производителите да регистрират цени на своите медикаменти в България. 

По отношение реимбурсирането на лекарствата сираци следва да се подчертае, че 

съществуващите в момента европейски регламенти нямат задължителен характер и не засягат по 

никакъв начин правомощията на органите на държавите-членки, касаещи определянето на цените 

на лекарствените продукти или тяхното включване в обхвата на националната система за 

здравеопазване и/или схемите за социално подпомагане въз основа на здравни, икономически или 

социални условия. Това дали даден медикамент ще бъде включен в ПЛС на България и ще бъде 

предмет на схема за обществено реимбурсиране зависи изцяло от действащата нормативна уредба 

и нагласите на органите, определящи и управляващи системата на здравеопазването. 
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Таблица 1
*
. Време от получаване на статут на лекарство сирак до включване в ПЛС 

 

Търговско  

наименование 

Дата на  

маркетинг оторизация  

от ЕМА 

Дата на  

включване в ПЛС 

Закъснение  

(в месеци) 

Afinitor 03/08/2009 09/12/2010 16 месеца 

Elaprase 08/01/2007 24/06/2009 29 месеца 

Evoltra 29/05/2006 09/12/2010 54 месеца 

Exjade 28/08/2006 24/06/2009 34 месеца 

Lysodren 28/04/2004 09/12/2010 77 месеца 

Mozobil 31/07/2009 09/12/2010 16 месеца 

Naglazyme 24/01/2006 24/06/2009 41 месеца 

Nplate 04/02/2009 09/02/2010 12 месеца 

Somavert 13/11/2002 24/06/2009 79 месеца 

Torisel 19/11/2007 21/08/2009 21 месеца 

Tracleer 15/05/2002 08/04/2010 95 месеца 

  Средно (± Sx): 43 ± 29.1 месеца 

 

*Заб.: Представена е информация само за медикаментите, добавени в новия ПЛС след 1 юни 2009. 

 

От 2011 г. заплащането на лекарства сираци с публични средства в България става по два 

механизма – по Наредба (МЗ) 34 от 25 ноември 2005 г. за реда за заплащане от републиканския 

бюджет на лечението на българските граждани за заболявания, извън обхвата на 

задължителното здравно осигуряване (чрез бюджета на МЗ) – или –  по Наредба (МЗ) 38 от 16 

ноември 2004 г. за определяне на списъка на заболяванията, за чието домашно лечение НЗОК 

заплаща лекарства, медицински изделия и диетични храни са специални медицински цели 

напълно или частично (чрез бюджета на НЗОК).  

От включените 22 лекарства сираци в ПЛС, 16 се реимбурсират на 100% и на теория трябва 

да са достъпни за пациентите с редки болести (10 по Наредба 34 и 6 по Наредба 38), т.е. има 

увеличение с 5 допълнителни медикамента спрямо предишния период. Тези резултати идват 

главно от увеличението от 1 на 3 на реимбурсираните лекарства сираци, предназначени за 

първична пулмонална хипертония, както и на включените нови онкологични медикаменти. 

Сериозен пропуск на новата рамка е нерешаването на дългогодишния проблем с лечението 

на мукополизахаридоза (типове І, ІІ и VІ). Интересен казус има и при медикамента Nplate 

(romiplostim), включен в Приложение 4 и реимбурсиран по Наредба 34 за лечението на пациенти с 

хронична имунна (идиопатична) тромбоцитопенична пурпура (МКБ код D69.3). В същото време 

обаче в списъка със заболявания, чието домашно лечение се покрива от НЗОК фигурира 

идиопатична тромбоцитопенична пурпура (МКБ код D69.3), т.е. налице е взаимноизключваща се 

регулация. 

Въпреки официалната статистика, на практика не се открива драстично подобряване на 

достъпа до лечение на хората с редки болести у нас. Фактът, че дадено лекарство сирак е включено 

в ПЛС и се реимбурсира по една от двете наредби не означава, че на практика е достъпно и 

налично в адекватни количества за всеки пациент. Институциите за планиране и осигуряване на 

средства за лечение и рехабилитация на пациенти с редки болести не разполагат с актуални и 

надеждни данни за броя и разпределението на пациентите в страна, както и информация за 

комплайънса и ефективността от това скъпоструващо лечение.  
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РРааззддеелл  33  

ММЕЕХХААННИИЗЗММИИ  ЗЗАА  УУССККООРРЕЕНН  ДДООССТТЪЪПП  

ДДОО  ИИННООВВААТТИИВВННИИ  ЛЛЕЕККААРРССТТВВАА  
 

 

От няколко години насам, на европейско равнище се обсъждат и предлагат нови механизми, 

които значително да подобрят достъпа до лекарствена терапия на хората с редки болести. Може би 

най-известният и значим от тях е т.нар. „compassionate use” или „палиативна употреба” на 

лекарствени продукти, който вече е регламентиран и действа в редица страни. 

Тази „палиативна употреба” коренно се различава от смисъла на действащата у нас 

дефиниция за „палиативни грижи”. В здравната рамка на ЕС „палиативна употреба” означава 

предоставяне на лекарствен продукт на разположение по хуманни съображения на група пациенти, 

страдащи от хронично или тежко инвалидизиращо заболяване или заболяване, което може да се 

счита за животозастрашаващо и които не могат да бъдат лекувани удовлетворително с помощта на 

разрешен лекарствен продукт. Въпросният лекарствен продукт трябва да бъде или обект на 

заявление за разрешение за търговия по смисъла на чл. 6 от Регламент (ЕО) 726/2004 или в процес 

на клинично проучване. Тоест, допуска се лечението на пациент с неразрешени (включително 

експериментални) все още лекарствени продукти. Именно заради удовлетворяването на 

очакванията на пациентите и вземането под внимание на все по-динамичното развитие на науката 

и медицината, се въвеждат ускорени процедури за оценка, които се прилагат по отношение на 

лекарствените продукти с особена терапевтична значимост, както и процедури за придобиване на 

временни разрешения. 

Към днешния момент, чл. 83 от Регламент (ЕО) 726/2004 е единственият нормативен текст в 

ЕС, който засяга въпроса за палиативната употреба на лекарства сираци, дефинирайки общ подход 

по отношение на критериите и условията за палиативна употреба на нови лекарствени продукти. 

Той няма задължителен характер и решението за подобни програми са по преценка на 

националните власти. Те от своя страна могат да бъдат консултирани от ЕМА. Когато се предвижда 

възможност за палиативна употреба, Комитетът по лекарствените продукти за хуманна употреба 

към ЕМА може да приеме, след консултации с производителя или заявителя, становища относно 

условията за употреба, дистрибуцията и целевите пациенти. 

В България все още такъв механизъм реално не съществува. Няма и сериозни изгледи 

предвид проблема с финансирането на подобни програми за палиативна употреба на лекарства 

сираци, който ще възникне. В ЗЛПХМ има текст, който косвено третира този въпрос: 

Чл. 9. (1) Лечение на конкретен пациент може да се прилага с лекарствен продукт, който 

не е разрешен по реда на глава трета, по специална поръчка на лечебно заведение за 

болнична помощ при условия и по ред, определени с наредба на министъра на 

здравеопазването. 

Създадената по този член Наредба (МЗ) 2 от 10 януари 2001 г. за условията и реда за 

лечение с неразрешени за употреба в Република България лекарствени продукти регламентира 

използването на медикаменти, които не са разрешени за употреба в страната, но могат да се 

предписват при условие, че са разрешени за употреба в други страни; предназначени са за лечение 

на редки заболявания или специфични показания, когато лечението с разрешените за употреба 

лекарствени продукти е без резултат. За лекарствата сираци, одобрени по централизираната 

процедура на ЕМА, тази наредба няма особен смисъл предвид факта, че те автоматично се 

регистрират във всички страни-членки на ЕС, включително и България. Наредба 2 има отношение 

към медикаментите, които се използват за лечение на редки болести, но нямат обозначение за 

лекарство сирак и не са регистрирани у нас. Към настоящия момент обаче не са предвидени 

средства от държавния бюджет за закупуване на медикаменти по тази наредба. 
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РРааззддеелл  44  

ЗЗААККЛЛЮЮЧЧЕЕННИИЕЕ  
 

 

От налични 61 лекарства сираци в ЕС, пациентите в България реално имат достъп до 16. 

Защо се получава това? Тъй като настоящият обзор разглежда какво се случва с лекарствата сираци 

след получаване на маркетингова оторизация от ЕМА, няма да разглеждаме трудностите и 

проблемите при разработването и изследването им. 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 Диаграма 2. Достъп до лекарства сираци в България (към март 2011 г.)  

Маркетингова оторизация 

по централизирана процедура 

от ЕМА 

16 лекарства 

сираци 

Обозначение за 

лекарствен продукт сирак  

от ЕМА 

Реимбурсация с 

публични средства 

ПЛС 

на България 

22  

лекарства сираци 

848 

медикамента 

61 

лекарства сираци 
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 В процеса на разглеждане на досието на даден кандидат за лекарство сирак изрично се 

набляга на неговите уникални или значителни терапевтични ползи спрямо съществуващите досега 

терапии. Оценителната комисия в ЕМА е наясно и с възможния малък брой участници в клиничното 

му проучване. Дори когато медикаментът получи такъв статут и централизирано разрешение за 

употреба, често националните здравни регулаторни органи се опитват да изискват нови данни за 

неговата клинична ефикасност. Съответно липсата на достатъчно клинични доказателства понякога 

се посочва като формален мотив за отказ за реимбурсиране. Подобен е случаят с отказ за 

реимбурсиране у нас на лечението за мукополизахаридоза, тип 2. Наредбата за условията, 

правилата и критериите за включване, промени и/или изключване на лекарствени продукти от ПЛС 

не прави съществено изключение за лекарствата сираци, одобрени по централизирана процедура 

от ЕМА и те се третират „наравно” с останалите. С новите промени в осигуряването на лекарствена 

терапия за пациенти с редки болести се въведе и задължение за Комисията по цените служебно да 

предоставя на Комисията по ПЛС досиетата на лекарствените продукти, които ще се покриват от 

НЗОК или МЗ. Това теоретично би облекчило процедурата и би скъсило времето за достигане на 

медикаментите до пациентите. 

По отношение на формирането на цена на лекарствата сираци, съществуващият механизъм с 

най-малка от набор международни референтни цени сериозно намаля възможностите за гъвкаво 

решение. Включването на референтни държави с плаващ курс на еврото създава условия 

ценообразуването на лекарствата сираци да зависи и от макроикономическите показатели в тези 

страни и с това да се допуснат сериозни колебания в цената. Това е една конкретна причина за 

нежеланието на някои компании да регистрират цени на своите лекарства сираци в малките 

източноевропейски страни като България. 

Следва да се има предвид и ограничената информация за иновативните терапии и редките 

болести като цяло. Това заедно със сравнително младите пациентски организации на хора с редки 

болести, както и ограниченият опит на медицинските специалисти с лекарствата сираци са пречка 

за извеждането на адекватния достъп до лекарства сираци като приоритет в системата на 

общественото здравеопазване. Обществото като цяло е слабо запознато с проблема и няма 

солидарност и консенсус по въпроса. 

Комбинираното действие и взаимната зависимост на всички тези фактори водят до 

ограничения в достъпа до лекарства сираци, както и до голямо забавяне в тяхното осигуряване. 

Въпреки обществените коментари и мнения, че финансовият въпрос е от водещо значение, дялът 

на разходите за лекарства сираци спрямо общите публични разходи за медикаменти в страни със 

силно развити здравни системи по отношение на редки болести като Франция, Италия и Германия е 

много малък, още повече ако се вземат и последвалите икономии от здравни и социални мерки. 

Следователно, от най-голямо значение е наличието на ясни и конкретни пакети от 

нормативни и организационни мерки. За България такива биха могли да бъдат: 

• приемане на клинично-добавената стойност на лекарствата сираци (CAVOD, clinical-added 

value of orphan drugs); 

• определяне на нови, по-гъвкави схеми за ценообразуване и реимбурсиране (например, 

промяна на принципа за определяне на най-ниска цена, реимбурсиране на база последващи 

резултати); 

• осигуряване на подкрепа за пациентските асоциации на хора с редки болести; 

• ефективно прилагане на Националния план за редки болести; 

• създаване на референтни и/или експертни центровее за редки болести; 

• подкрепа за епидемиологични регистри и научноизследователски проекти по отношение на 

редките болести и лекарствата сираци. 

Подобен набор от мерки, който отчита специфичните възможности и потребности на всички 

заинтересовани страни, може да доведе до трайни и осезаеми подобрения в тази област. 
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ППРРИИЛЛООЖЖЕЕННИИЕЕ  11  

ССппииссъъкк  сс  ллееккааррссттввааттаа  ссиирраацции  вв  ЕЕСС  ии  ББъъллггаарриияя  

  

ЛЛееккааррссттвваа  ссиирраацции  вв  ЕЕввррооппееййссккиияя  ссъъююзз  ии  ББъъллггаарриияя  
(по търговско име в азбучен ред) 

 

Търговско 

име 

Активна 

субстанция  

и ATC код 

Индикация при 

Притежател на 

маркетинг 

оторизация 

Дата на  

маркет. 

оторизац. 

от ЕМА 

ПЛС 

(приложе-

ние) 

Реимбур-

сация 

 

AFINITOR 

 

Everolimus 

L01XE10  
Бъбречно-клетъчен карцином 

Novartis 

Europharm 
03/08/2009 

ДА 

(П2, П3) 

ДА 

(МЗ, Н34) 

 

ALDURAZYME  

 

 

Laronidase  

A16AB05 

 

Мукополизахаридоза тип I Genzyme 10/06/2003 
ДА 

(П4) 
НЕ 

 

ARZERRA 

 

 

Ofatumumab  

L01XC10  

 

 

 Хронична лимфоцитна левкемия  Glaxo Group 19/04/2010   

ATRIANCE  

 

Nelarabine  

L01BB07 

 

Т-клетъчна остра лимфобластна 

левкемия 

Т-клетъчен лимфобластен лимфом 

GlaxoSmithKline 

Research & 

Development 

22/08/2007 
ДА 

(П2, П3) 

ДА 

(МЗ, Н34) 

 

BUSILVEX  

 

 

Busulfan  

L01AB01  

 

Транслантация на хематопоетични 

прогениторни клетки  

Pierre Fabre 

Médicament  
09/07/2003   

CARBAGLU  

 

N-carbamyl-L-

glutamic acid  

A16AA05  

 

 

Хиперамонемия при пациенти с 

недостиг на N-ацетилглутамат 

синтаза  

Orphan Europe  24/01/2003   

 

CAYSTON 

 

 

Aztreonam 

J01DF01  

 

 

Бактериални белодробни инфекции 

при муковисцидоза 

 

Gilead Sciences 

International 

 

21/09/2009 

 

  

 

CEPLENE 

 

 

Histamine 

dihydrochloride 

L03AX14  

 

Остра миелоидна левкемия EpiCept 07/10/2008   

 

CYSTADANE  

 

 

Betaine anhydrous  

A16AA06  

 

Хомоцистинурия Orphan Europe  15/02/2007   

 

DIACOMIT  

 

 

Stiripentol   

N03AX17  

 

Остра миоклонична епилепсия Biocodex  04/01/2007   

ELAPRASE  

 

Idursulfase  

A16AB09 

 

Мукополизахаридоза тип II 

(синдром на Hunter)  

Shire Human 

Genetic Therapies 
08/01/2007 

ДА 

(П4) 
НЕ 

 

 ESBRIET 

 

Pirfenidone 

L04AX05 
Идиопатична белодробна фиброза InterMune Europe 28/02/2011   

 

EVOLTRA  

 

 

Clofarabine  

L01BB06  

 

Остра лимфобластна левкемия Bioenvision 29/05/2006 
ДА 

(П2, П3) 

ДА 

(МЗ, Н34) 

EXJADE  

 

Deferasirox  

V03AC03 

 

Хронично свръхобременяване с 

желязо при бета таласемия 

Novartis 

Europharm 
28/08/2006 

ДА 

(П1, П2) 

ДА 

(НЗОК, Н38) 
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FABRAZYME 

 

 

Agalsidase beta 

A16AB04 

 

Болест на Фабри Genzyme 03/08/2001 
ДА 

(П1) 

ДА 

(НЗОК, Н38) 

 

FIRAZYR 

 

 

Icatibant acetate 

C01EB19  

 

 

Наследствен ангиоедем 

 

Jerini 

 

11/07/2008 
  

 

FIRDAPSE 

 

 

Amifampridine 

N07XX05  

 

Миастенен синдром на Lambert-

Eaton 
EUSA Pharma 23/12/2009   

GLIOLAN 

 

5-aminolevulinic acid 

hydrochloride  

L01XD04  

 

Злокачествен глиом 

Medac 

Gesellschaft für 

klinische 

Spezialpräparate 

07/09/2007   

GLIVEC  

 

Imatinib mesilate  

L01XE01 

 

 

Хронична миелоидна левкемия 

Остра лимфобластна левкемия  

Миелодиспластични или 

миелопролиферативни 

заболявания  

Напреднал хипереозинофилен 

синдром 

Хронична еозинофилна левкемия  

Гастроинтестинални тумори на 

съединителната тъкан  

Дерматофибросаркома 

протуберанс  

 

Novartis 

Europharm 
07/11/2001 

ДА 

(П2, П3, П4) 

ДА 

(МЗ, Н34) 

 

ILARIS 

 

 

Canakinumab 

L04AC08  

 

Периодични синдроми, свързани с 

криопирин 

Novartis 

Europharm 
23/10/2009   

 

INCRELEX  

 

 

Mecasermin  

H01AC03  

 

Първичен дефицит на 

инсулиноподобен растежен 

фактор-1 (синдром на Laron) 

Tercica Europe 03/08/2007   

 

INOVELON  

 

 

Rufinamide  

N03AF03  

 

Синдром на Lennox-Gastaut Eisai 16/01/2007   

 

KUVAN 

 

 

Sapropterin 

dihydrochloride 

A16AX07  

 

Хиперфенилаланинемия  Merck 02/12/2008   

LITAK  

 

Cladribine   

L01BB04 

 

Косматоклетъчна левкемия  Lipomed 14/04/2004 
ДА 

(П2, П3) 

ДА 

(МЗ, Н34) 

 

LYSODREN  

 

 

Mitotane  

L01XX23  

 

Адренален кортикален карцином  
Laboratoire HRA 

Pharma  
28/04/2004 

ДА 

(П2, П3) 
НЕ 

 

MEPACT 

 

 

Mifamurtide 

L03AX15  

 

Остеосарком IDM Pharma 06/03/2009   

 

MOZOBIL 

 

 

Plerixafor 

L03AX16  

 

 

Лимфом 

Мултиплен миелом 

Трансплантация на хемопоетични  

стволови клетки 

 

Genzyme Europe  31/07/2009 
ДА 

(П2, П3) 
НЕ 

MYOZYME  

 

Recombinant human 

acid alpha glucosidase  

A16AB07 

 

Гликогенна болест на натрупването 

тип II  

(болест на Pompe)  

Genzyme Europe  29/03/2006 
ДА 

(П4) 
НЕ 
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NAGLAZYME  

 

N-

acetylgalactosamine-

4- sulfatase  

A16AB08 

 

Мукополизахаридоза тип VI 

(синдром на Maroteaux- Lamy) 

 

BioMarin Europe 

 

24/01/2006 

 

ДА 

(П4) 

 

НЕ 

NEXAVAR  

 

Sorafenib  

L01XE05 

 

 

Бъбречно-клетъчен карцином 

Хепатоцелуларен карцином  

 

 

Bayer Healthcare  
19/07/2006 

ДА 

(П2, П3) 

ДА 

(МЗ, Н34) 

 

NPLATE 

 

 

Romiplostim 

B02BX04 

 

Имунна тромбоцитопенична 

пурпура 
Amgen Europe 04/02/2009 

ДА 

(П2, П4) 

ДА 

(МЗ, Н34) 

 

ONSENAL  

 

 

Celecoxib  

L01XX33  

 

Фамилна аденоматозна полипоза Pharmacia-Pfizer 17/10/2006   

 

ORFADIN  

 

 

Nitisinone   

A16A X04  

 

Тирозинемия, тип 1 
Swedish Orphan 

International 
21/02/2005   

 

PEDEA  

 

 

Ibuprofen  

C01EB16  

 

Отворен ductus arteriosus   Orphan Europe  29/07/2004   

 

PEYONA 

 

 

Caffeine citrate 

N06BC01  

 

Първична апнея 
Chiesi 

Farmaceutici 
02/07/2009   

 

PHOTOBARR  

 

 

Porfimer sodium 

 L01XD01  

 

Езофагит на Барет 
Axcan Pharma 

International 
25/03/2004   

 

PRIALT  

 

 

Ziconotide   

N02BG08  

 

Хронична болка, изискваща 

интраспинална аналгезия 

Elan Pharma In-

ternational 
21/02/2005   

 

REPLAGAL  

 

 

Agalsidase alfa 

A16AB03  

 

Болест на Фабри TKT UK 03/08/2001   

REVATIO  

 

Sildenafil citrate  

G04BE03  

 

Първична пулмонална хипертония Pfizer 28/10/2005 
ДА 

(П1) 

ДА 

(НЗОК, Н38) 

 

REVLIMID  

 

 

Lenalidomide  

L04AX04  

 

Мултиплен миелом Celgene Europe 14/06/2007   

 

REVOLADE 

 

 

Eltrombopag 

B02BX05  

 

Имунна тромбоципенична пурпура 
Glaxo-SmithKline 

Trading Services 
11/03/2010   

RILONACEPT 

REGENERON 

Rilonacept 

L04AC08  

 

Периодични синдроми, свързани с 

криопирин, включващи фамилен 

студов автовъзпалителен синдром и 

синдром на Muckle-Wells  

 

Regeneron UK 23/10/2009   

 

SAVENE  

 

 

Dexrazoxane  

V03AF02  

 

Екстравазация на антрациклини TopoTarget 28/07/2006   

 

SIKLOS  

 

 

Hydroxycarbamide   

L01XX05  

 

Сърповидноклетъчен синдром OTL Pharma  29/06/2007   

 

SOLIRIS  

 

 

Eculizumab  

L04AA25  

 

Пароксимална нощна 

хемоглобинурия  
QuadraMed 20/06/2007   
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SOMAVERT  

 

Pegvisomant 

H01AX01 

 

Акромегалия Pfizer 13/11/2002 
ДА 

(П1, П2) 

ДА 

(НЗОК, Н38) 

SPRYCEL  

 

Dasatinib  

L01XE06 

 

Хронична миелоидна левкемия 

Остра лимфобластна левкемия  

Bristol-Myers 

Squibb Pharma 
20/11/2006 

ДА 

(П2, П3) 

ДА 

(МЗ, Н34) 

 

TASIGNA 

 

Nilotinib  

L01XE08 

 

Хронична миелоидна левкемия 
Novartis 

Europharm 
19/11/2007 

ДА 

(П2, П3, П4) 

ДА 

(МЗ, Н34) 

TEPADINA 

 

Тhiotepa  

L01AC01  

 

 

Tрансплантация на хемопоетични 

прогениторни клетки  

 

ADIENNE 15/03/2010   

 

THALIDOMIDE 

CELGENE 

 

 

Thalidomide 

L04AX02  

 

Мултиплена миелома Celgene Europe 16/04/2008   

TORISEL 

 

Temsirolimus  

L01XE09 

 

 

Авансирал бъбречно-клетъчен 

карцином 

Мантийно клетъчен лимфом  

 

Wyeth Europa 19/11/2007 
ДА 

(П2, П3) 

ДА 

(МЗ, Н34) 

 

 

TRACLEER 

 

 

 

Bosentan 

monohydrate  

C02KX01 

 

 

Белодоробна артериална 

хипертония  

 

 

Actelion 

 

15/05/2002 

 

ДА 

(П1) 

 

ДА 

(НЗОК, Н38) 

 

TRISENOX 

 

 

Arsenic Trioxide  

LO1XX27  

 

Остра промиелоцитична левкемия 
Cell Therapeutics 

(UK) 
05/03/2002   

VENTAVIS 

 

Iloprost 

B01AC11 

 

Първична пулмонална хипертония  Bayer Schering 16/09/2003 
ДА 

(П1, П2) 

ДА 

(НЗОК, Н38) 

VIDAZA 

 

Azacitidine 

L01BC07  

 

 

Миелодиспластични синдроми  

Хронична миеломоноцитна 

левкемия  

Остра миелоидна левкемия  

 

Celgene 

Europe 
17/12/2008   

 

VOLIBRIS 

 

 

Ambrisentan 

CO2KX02  

 

Първична пулмонална хипертония Glaxo Group 21/04/2008   

VPRIV 

 

Velaglucerase alfa 

A16AB10 

 

Болест на Gaucher, тип 1 

Shire 

Pharmaceuticals 

Ireland 

26/08/2010   

 

WILZIN 

 

 

Zinc acetate dihydrate  

A16AX05  

 

Болест на Уилсън Orphan Europe 13/10/2004   

 

XAGRID 

 

 

Anagrelide 

Hydrochloride 

L01XX35  

 

Есенциална тромбоцитонемия 

Shire 

Pharmaceuticals 

Development 

16/11/2004   

 

YONDELIS 

 

 

Trabectedin  

L01CX01  

 

 

Напреднал сарком на меките 

тъкани 

Рак на яйчника при рецидив  

 

Pharma Mar 17/09/2007   

 

ZAVESCA 

 

 

Miglustat  

A16AX06  

 

 

Болест на Гоше, тип 1 

Болест на Ниман-Пик, тип С  

 

Actelion 20/11/2002   
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ППРРИИЛЛООЖЖЕЕННИИЕЕ  22  

ССппииссъъкк  сс  ииззппооллззввааннииттее  ииззттооччнниицции  ии  вврръъззккии  
 

 

• Европейска комисия, Генерална дирекция „Здравеопазване и потребители” 

 Регистър на лекарствените продукти сираци 

 (http://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/alforphreg.htm) 

• Европейска комисия, Генерална дирекция „Здравеопазване и потребители” 

Регламент (ЕО) № 141/2000 на Европейския парламент и на Съвета от 16 декември 1999 

година за лекарствата сираци 

http://ec.europa.eu/health/files/eudralex/vol-1/reg_2000_141/reg_2000_141_bg.pdf 

• Европейска комисия, Генерална дирекция „Здравеопазване и потребители” 

Регламент (ЕО) № 726/2004 на Европейския парламент и на Съвета от 31 март 2004 година за 

установяване на процедури на Общността за разрешаване и контрол на лекарствени 

продукти за хуманна и ветеринарна употреба и за създаването на Европейска агенция по 

лекарствата 

http://eur-lex.europa.eu/LexUriServ/LexUriServ.do?uri=CELEX:32004R0726:BG:HTML 

• Европейска лекарствена агенция 

 Регистър на лекарствените продукти 

(http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=/pages/medicines/landing/epar_search.jsp&mur

l=menus/medicines/medicines.jsp&mid=WC0b01ac058001d124&jsenabled=true) 

• Европейска лекарствена агенция 

 Насоки за палиативна употреба на лекарствени продукти, в съответствие с член 83 от 

 Регламент (ЕО) № 726/2004 

http://www.ema.europa.eu/docs/en_GB/document_library/Regulatory_and_procedural_guidelin

e/2009/10/WC500004075.pdf 

• Закон за лекарствените продукти в хуманната медицина 

http://www.mh.government.bg/Articles.aspx?lang=bg-BG&pageid=380&categoryid=2996 

• Министерски съвет 

Наредба за условията, правилата и реда за регулиране и регистриране на цените на 

лекарствените продукти 

http://www.lex.bg/bg/laws/ldoc/2135573293 

• Министерски съвет 

Наредба за условията, правилата и критериите за включване, промени и/или изключване на 

лекарствени продукти от Позитивния лекарствен списък и условията и реда за работа на 

Комисията по позитивния лекарствен списък 

http://www.lex.bg/bg/laws/ldoc/2135574508 

• Министерство на здравеопазването 

Позитивен лекарствен списък 

http://www.mh.government.bg/Articles.aspx?lang=bg-BG&pageid=384&categoryid=1355 

• Министерство на здравеопазването 

Наредба № 2 от 10 януари 2001 г. за условията и реда за лечение с неразрешени за употреба 

в Република България лекарствени продукти 

http://www.lex.bg/bg/laws/ldoc/-549188096 

• Министерство на здравеопазването 

Наредба № 34 от 25 ноември 2005 г. за реда за заплащане от републиканския бюджет на 

лечението на българските граждани за заболявания, извън обхвата на задължителното 

здравно осигуряване  

http://www.mh.government.bg/Articles.aspx?lang=bg-BG&pageid=391 
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• Министерство на здравеопазването 

Наредба № 38 от 16 ноември 2004 г. за определяне на списъка на заболяванията, за чието 

домашно лечение НЗОК заплаща лекарства, медицински изделия и диетични храни за 

специални медицински цели напълно или частично 

http://www.mh.government.bg/Articles.aspx?lang=bg-

BG&pageid=391&currentPage=4&categoryid=3151 

• Министерство на здравеопазването 

Списък с конкретни заболявания, класифицирани по МКБ, лекарствени продукти по 

международно непатентно наименование и лекарствена форма и алгоритмите на лечение 

на тези заболявания по чл. 2, ал. 2 от Наредба 34/25.11.2009 г. на Министерство на 

здравеопазването 

http://www.mh.government.bg/Articles.aspx?lang=bg-BG&pageid=449&categoryid=3193 

• Национална здравноосигурителна каса 

Изисквания на НЗОК за отпускане на лекарства за лечение на редки болести в 

извънболничната помощ 

http://www.nhif.bg/web/guest/150 

• Информационен център за редки болести и лекарства сираци 

Обзор на достъпа до лекарствени продукти за редки болести в България, брой 1/юни 2010 г. 

http://raredis.org/pub/OD%20Report%2022072010%20BG.pdf 

 

 


