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Цель. Провести анализ данных субъектов РФ по идиопатической легочной артериальной гипертензии (иЛАГ) – нозо-
логии, включенной в перечень жизнеугрожающих и хронических прогрессирующих редких (орфанных) заболеваний, 
приводящих к сокращению продолжительности жизни граждан или их инвалидности. Материал и методы. На основе нор-
мативно-правовых актов и федерального регистра пациентов проанализированы заболеваемость и летальность, уро-
вень удовлетворенности лекарственным обеспечением и расходы на лекарственное обеспечение пациентов с иЛАГ. 
Результаты. Предложены критерии удовлетворенности доступностью лекарственного обеспечения у пациентов с ред-
кими (орфанными) заболеваниями. Удовлетворенность лекарственным обеспечением соотнесена с  индикаторами 
и целями «Стратегии лекарственного обеспечения населения Российской Федерации на период до 2025 года и плана 
ее реализации». Заключение. Обоснована необходимость дальнейшего совершенствования нормативно-правового ре-
гулирования сферы орфанных заболеваний в части пересмотра их перечня и формирования региональных программ.
Ключевые слова: �редкие (орфанные) заболевания, идиопатическая легочная артериальная гипертензия,  

лекарственное обеспечение, регистр пациентов
Поступила в редакцию 23.07.2019 г. Принята к печати 01.08.2019 г.
Для цитирования: Красильникова Е.Ю., Комаров И.А. Удовлетворение потребности пациентов с идиопатической 
легочной артериальной гипертензией в необходимых лекарственных препаратах. Тихоокеанский медицинский журнал. 
2019;4:18–22. doi: 10.34215/1609-1175-2019-4-18-22

Для корреспонденции: Комаров Илья Александрович – канд. фарм. наук, доцент кафедры организационно-правового обеспечения меди-
цинской и фармацевтической деятельности с курсом клинической фармакологии МОНИКИ (129110, г. Москва, ул. Щепкина, 61/2), ORCID: 
0000-0002-1518-184X; e-mail: iliya_komarov@mail.ru

Drug demand satisfaction of patients with idiopathic pulmonary  
arterial hypertension
Е.Yu. Krasilnikova1, I.А. Komarov2
1 ANO EAEU Institute, Moscow, Russian Federation;  
2 Moscow Regional Research and Clinical Institute (MONIKI), Moscow, Russian Federation

Objective. The study objective is to analyze data of territorial subjects of the Russian Federation on idiopathic pulmonary 
arterial hypertension (IPAH) – nosology included in the list of life threatening and chronic advanced rare (orphan) diseases 
leading to the reduction in life expectancy of citizens or to their disability. Methods: Based on regulatory legal acts and fed-
eral patients registry we have analyzed morbidity and mortality, level of satisfaction with medicines supply and medicines 
supply expenses for patients with IPAH. Results: Criteria of level of satisfaction with drugs availability in patients with rare 
(orphan) diseases are suggested. Satisfaction with medicines supply is measured up against indicators and objectives of 

“Strategies for drug supply for the population of the Russian Federation for the period up to 2025 and a plan for its imple-
mentation”. Conclusions: The need for further improvement of regulations of orphan diseases sphere, i.e. revision of their list 
and regional programs creation, is justified.
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Легочные гипертензии – инвалидизирующие и жизне-
угрожающие заболевания, которые характеризуются 
выраженным повышением общего легочного сосуди-
стого сопротивления и давления в легочной артерии, 
что приводит к изменению структуры и функции со-
судистой стенки и дальнейшему прогрессированию 

патологического процесса. Симптоматика легочной 
гипертензии напоминает проявления многих других 
заболеваний дыхательной и сердечно-сосудистой си-
стем, что усложняет своевременную постановку ди-
агноза и подбор терапии. Задержка с лечением может 
существенно сокращать выживаемость больных как 
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в краткосрочной, так и долгосрочной перспективе: 
медиана выживаемости пациентов с легочной гипер-
тензией без патогенетической терапии составляет 2,8 
года [1]. Ранняя диагностика заболевания и раннее 
начало лечения улучшают прогноз: патогенетическая 
терапия позволяет не только существенно продлить 
жизнь пациента, но и в ряде случаев восстановить 
утраченную трудоспособность.

Полная классификация легочной гипертензии 
включает в себя легочную артериальную гипертензию, 
легочную гипертензию из-за патологии левых отделов 
сердца, легочную гипертензию вследствие заболе-
ваний легких или/и гипоксии, хроническую тром-
боэмболическую легочную гипертензию и другие 
обструкции легочной артерии, легочную гипертензию 
с неясными и/или многофакторными механизмами 
[2]. Только идиопатическая легочная артериальная 
гипертензия (иЛАГ) входит в «Перечень жизнеуг-
рожающих и хронических прогрессирующих редких 
(орфанных) заболеваний, приводящих к сокращению 
жизни гражданина или его инвалидизации» (ПЖХЗ) 
[3]. Распространенность иЛАГ в Российской феде-
рации в 2015 г. – 0,35 случая на 100 тыс. человек [4], 
при этом на иЛАГ приходится около 5 % всех видов 
легочной гипертензии [2].

В России к редким (орфанным) относят нозологии, 
которые «имеют распространенность не более 10 слу-
чаев на 100 тысяч населения» [5]. Сегодня в отечест-
венном здравоохранении их определяют:
1. �Перечень редких патологий, который размещается на 

официальном сайте уполномоченного федерального 
органа исполнительной власти и создается на основе 
статистических данных [6].

2. �ПЖХЗ [3].
3. �Федеральный закон № 299-ФЗ от 3.08.2018 г. [7].

При этом нормативно-правовое регулирование 
организации медицинской помощи и лекарственного 
обеспечения орфанных пациентов не сформировано. 
В рамках ПЖХЗ:
• �финансирование лекарственного обеспечения осу-

ществляется из бюджетов субъектов Российской 
Федерации;

• �формируется Федеральный регистр (региональные 
сегменты);

• �нет критериев формирования и пересмотра перечня;
• �есть противоречия между формулировкой орфанного 

заболевания и признанием орфанной только одной 
из форм данной нозологии;

• �нет единообразия нормативных документов в субъ-
ектах Российской Федерации;

• �нет возможности вести переговоры с производите-
лями по цене;

• �нет системы перераспределения лекарственных пре-
паратов между субъектами (в случае переезда или 
смерти пациента);

• �вопросы диагностики, маршрутизации, динамиче-
ского наблюдения больных находятся в стадии раз-
работки.

Для девяти орфанных заболеваний из перечня вы-
сокозатратных нозологий (муковисцидоз, гемофилия, 
болезнь Гоше, гипофизарный нанизм, мукополисаха-
ридоз I, II и VI типов, юношеский артрит с систем-
ным началом, гемолитико-уремический синдром) 
в соответствии с законом № 299-ФЗ от 3.08.2018 г. [7] 
осуществляются единые закупки за счет федерального 
бюджета, и определена фиксированная цена препара-
тов. По данным нозологиям ведется регистр пациентов, 
за ними закреплен перечень препаратов, и с 2016 г. 
предусмотрено перераспределение лекарств между 
субъектами Российской Федерации.

Целью настоящего исследования стал анализ удов-
летворения потребности пациентов с иЛАГ в лекарст-
венных препаратах в рамках реализации субъектами 
РФ полномочий по лекарственному обеспечению лиц 
с заболеваниями, включенными в ПЖХЗ.

Материал и методы

Проанализированы действующие нормативно-право-
вые акты, регулирующие лекарственное обеспечение 
пациентов, страдающих орфанными заболеваниями. 
При этом особое внимание было уделено проблеме 
иЛАГ. Стоит отметить, что инструментом управле-
ния эффективностью функционирования системы 
лекарственного обеспечения пациентов, страдающих 
заболеваниями из ПЖХЗ, служит Федеральный ре-
гистр (ФР) [3].

Результаты исследования

Число пациентов с иЛАГ, включенных в ФР с 2014 г. 
по сентябрь 2018 г., увеличилось на 71 % (472 и 811 
человек, соответственно). Лица, страдающие иЛАГ, 
составляют порядка 4,5 % от общего числа пациентов, 
занесенных в ФР, при этом 83 % из них – взрослые 
[8]. В 2018 г. 63 % пациентов с иЛАГ имели инвалид-
ность (I группы – 12 %, II группы – 37 %, III группы – 
29 %, дети – 22 %) [4]. Этот показатель снизился по 
сравнению с 2015 г., когда 72 % таких больных были 
инвалидами (I группы – 10 %, II группы – 35 %, III 
группы – 21 %, дети – 34 %). По уровню смертности 
среди заболеваний из ПЖХЗ иЛАГ находится на чет-
вертом месте [4]. Высокий уровень инвалидизации 
и смертности подтверждает обоснованность включе-
ния данного заболевания в ПЖХЗ, как требующего 
особого внимания государства.

Проблемы качества медицинской помощи и удов-
летворенности населения РФ этой помощью в  ча-
сти лекарственного обеспечения сформулированы 
в документе «Стратегия лекарственного обеспечения 
населения Российской Федерации на период до 2025 
года и план ее реализации» [9]. В настоящее время 
в России зарегистрированы лекарственные препараты 
для терапии иЛАГ [10], приняты клинические реко-
мендации по ее лечению [11], иЛАГ включена в ПЖСЗ 
[3], организация и финансирование лекарственного 
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Таблица 1
Доли расходов субъектов РФ на лекарственное обеспечение наиболее затратных нозологий из ПЖХЗ по отношению 

к совокупным расходам на лекарственное обеспечение редких нозологий в целом [4, 8]

Нозология [код МКБ-10] Препарат
Доля расходов, %

2015 г. 2016 г. 2017 г.

Гемолитико-уремический синдром [D59.3]
Экулизумаб 38 38 44

Пароксизмальная ночная гемоглобинурия [D59.5]
Идеопатическая тромбоцитопеническая пурпура [D69.3] Ромиплостим, элтромбопаг 11 21 14
Мукополисахаридоз, тип II [E76.1] Идурсульфаза 12 17 11
Легочная артериальная гипертензия [I27.0] Бозентан   8 10 10

Таблица 2
Лекарственное обеспечение пациентов с иЛАГ в системе обязательного медицинского страхования в 2015–2017 гг. [13]

2015 г. 2016 г. 2017 г.

Республика Башкортостан
Забайкальский край
Ивановская область
Красноярский край
Республика Удмуртия
Ханты-Манскийский АО

Республика Бурятия
Волгоградская область
Ивановская область
Краснодарский край
Красноярский край
Курская область
Республика Марий Эл
Москва
Нижегородская область
Саратовская область
Тюменская область
Республика Чувашия

Брянская область
Республика Дагестан
Ивановская область
Республика Ингушетия
Калининградская область
Краснодарский край
Республика Марий Эл
Москва
Ростовская область
Тюменская область

обеспечения лиц, страдающих этим заболеванием, 
отнесены к полномочиям субъектов федерации [5].

Если в 2015 г. субъекты РФ совокупно потратили 
на лекарственное обеспечение пациентов с иЛАГ 0,5 
млрд руб. при потребности в 0,7 млрд руб. (если обес-
печить всех пациентов, включенных в ФР), то в 2016 г. 
расходы составили 1,3 млрд руб. при потребности 
в 1,5 млрд руб., а в 2017 г. – 1,1 млрд руб. при потреб-
ности в 1,7 млрд руб. [4] В 2018 г. субъекты планиро-
вали израсходовать на лекарственное обеспечение 
пациентов с этим заболеванием 1,2 млрд руб. и к 1 
сентября освоили 65 % запланированного бюджета. 
В 2015–2017 гг. иЛАГ входила в пятерку наиболее за-
тратных нозологий из ПЖХЗ (табл. 1).

Одновременно с ростом доли совокупных расходов 
на лекарственное обеспечение пациентов с иЛАГ уве-
личивались расходы на годовой курс лечения одного 
пациента: в 2015 г. – 1,7 млн руб., в 2017 г. – 2,4 млн 
руб. [4, 8]. Значимому повышению уровня удовлет-
ворения потребности в лекарственных препаратах 
орфанных пациентов (в том числе с иЛАГ) способст-
вовали мероприятия по обеспечению устойчивого раз-
вития экономики и социальной стабильности в 2015 г. 
Для соблюдения расходных обязательств субъектов 
РФ были осуществлены межбюджетные трансферты 
для обеспечения специализированными продуктами 
лечебного питания и лекарственными препаратами 
граждан с болезнями, входящими в ПЖХЗ [12]. Часть 
федерального бюджета в совокупном бюджете на ле-
карственное обеспечение пациентов с заболеваниями 

из этого перечня составила 21 % [4]. В поисках до-
полнительных источников финансирования, а также 
для обеспечения доступности лекарственной терапии 
в стационарах ряд субъектов РФ привлекал для за-
купки лекарственных препаратов, предназначенных 
для лечения орфанных заболеваний, средства Фонда 
обязательного медицинского страхования (табл. 2).

По данным субъектов РФ, 91 % пациентов с иЛАГ 
в 2014–2015 гг. нуждались в патогенетической лекар-
ственной терапии, при этом доля лиц, получающих 
терапию, по отношению ко всем пациентам в ФР со-
ставила на 01.01.2014 г. 83 %, на 01.01.2015 г. – 88 %, а на 
01.01.2016 г. – 89 % [4]. В 2018 г. 89 % больных иЛАГ 
была показана патогенетическая терапия, при этом 
ею были обеспечены 94 % из числа нуждающихся, а от 
общего числа пациентов в ФР – 84 % (рис.).

Если сравнить целевые индикаторы «Стратегии ле-
карственного обеспечения населения Российской Фе-
дерации на период до 2025 года и плана ее реализации» 
для федерального и регионального уровней, то удов-
летворение потребности в препаратах для пациентов 
с иЛАГ приближается к значениям, предложенным для 
федеральных программ: 2017 г. – 96 %, 2018 г. – 96,5 %, 
2019 г. – 97 %, 2020 г. – 98 % [9]. Достижение таких по-
казателей стало возможным после регистрации в марте 
2017 г. «Бозенекса» – воспроизведенного препарата 
бозентан. За счет выпуска дженерика доля референт-
ного бозентана («Траклир») в 2017 г. по сравнению 
с 2016 г. снизилась на 37 % [13]. В октябре–ноябре 
2017 г. произошло дополнительное снижение цены 
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на референтный и воспроизведенный препараты [10]. 
Если в 2017 г. доля дженерика в упаковках составляла 
12 %, то в 2018 – 50 % [13].

Обсуждение полученных данных

В рамках настоящего исследования было отмечено, 
что иЛАГ – инвалидизирующее и жизнеугрожающее 
заболевание. При этом из пяти типов легочной арте-
риальной гипертензии только иЛАГ входит в ПЖСЗ. 
Препараты для патогенетической терапии этого за-
болевания зарегистрированы в России, что позволя-
ет существенно продлить жизнь пациентов, а также 
в ряде случаев и восстановить их трудоспособность. 
В среднем в мире этот редкий диагноз ставится в те-
чение 4–5 лет, часть больных иЛАГ умирает раньше 
верификации заболевания и не попадает в ФР. Установ-
лено, что иЛАГ преимущественно страдают взрослые, 
при этом в 2015–2017 гг. в России она числилась среди 
пяти самых «дорогостоящих» заболеваний из ПЖСЗ.

Сравнимый с федеральными программами пока-
затель удовлетворения потребности в необходимых 
лекарственных средствах для больных иЛАГ – это 
следствие:
1) �регистрации в РФ лекарственных средств для тера-

пии болезни;
2) �выхода клинических рекомендаций для иЛАГ;
3) �наличия иЛАГ в ПЖСЗ, а препаратов для ее лече-

ния – в перечне жизненно необходимых и важней-
ших лекарственных препаратов и региональных 
списках лекарственных препаратов;

4) �законодательного закрепления обязательств субъек-
тов РФ по организации и финансированию льгот-
ного лекарственного обеспечения пациентов с иЛАГ 
за счет региональных бюджетов;

5) �формирования в системе здравоохранения финансо-
вых потоков для лекарственного обеспечения паци-
ентов с иЛАГ в рамках территориальных программ 
государственных гарантий за счет бюджетов терри-
ториальных фондов обязательного медицинского 
страхования и федерального софинансирования;

6) �снижения дефицита финансирования в рамках ре-
сурсов лекарственного обеспечения населения бла-
годаря регистрации воспроизведенного препарата.
Нельзя не отметить, что долгосрочной перспекти-

вой и результатом реализации «Стратегии лекарствен-
ного обеспечения населения Российской Федерации 
на период до 2025 года и плана ее реализации» [9] для 
пациентов с иЛАГ служит выравнивание доступности 
лекарственных препаратов, в том числе инновацион-
ных, вне зависимости от региона.

Отдельного упоминания заслуживает тот факт, что, 
несмотря на наличие иЛАГ в ПЖСЗ, на сегодняш-
ний день не существует критериев по его изменению 
или дополнению: данный список редких болезней не 
пересматривался с 2012 г. Таким образом, необходи-
мо разработать четкие критерии, по которым те или 
иные редкие заболевания станет возможным включить 
в ПЖСЗ, а значит и гарантировать пациентам необхо-
димое лекарственное обеспечение за счет бюджетов 
субъектов РФ.

Проблеме редких заболеваний сегодня уделяет-
ся особое внимание при разработке законодатель-
ных актов. Так, постановление Правительства РФ от 
29.10.2018 г. № 1283 «О внесении изменений в Правила 
формирования перечней лекарственных препаратов 
для медицинского применения и минимального ас-
сортимента лекарственных препаратов, необходимых 
для оказания медицинской помощи» делает акцент 
на особенностях таких патологий и регулирует спе-
циальные подходы к оценке лекарственных средств, 
используемых в их терапии. Необходимо продолжать 
совершенствовать нормативно-правовое регулиро-
вание в данном вопросе и ввести четкие параметры 
включения редких заболеваний в ПЖСЗ.

В 60 субъектах РФ вопросы организации медицин-
ской помощи и лекарственного обеспечения включены 
в региональные программы развития здравоохране-
ния. Федеральная государственная программа разви-
тия здравоохранения (постановление Правительства 
РФ от 26.12.2017 г. № 1640) реализует целевой подход 
к управлению системой здравоохранения в стране. 

Рис. Число пациентов с иЛАГ, включенных в ФР, нуждающихся в патогенетическом лечении и получающих его на 01.09.2018 г. [8]:
ЦФО – Центральный федеральный округ, ПФО – Приволжский федеральный округ, СЗФО – Северо-Западный федеральный округ, СФО – Сибирский 
федеральный округ, ЮФО – Южный федеральный округ, ДФО – Дальневосточный федеральный округ, УФО – Уральский федеральный округ, СКФО – 
Северо-Кавказский федеральный округ.
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Диагностика, лечение, динамическое наблюдение и ле-
карственное обеспечение пациентов с орфанными за-
болеваниями, а также меры по их профилактике могут 
быть внесены в подпрограмму 2 «Развитие и внедрение 
инновационных методов диагностики, профилактики 
и лечения, а также основ персонализированной ме-
дицины». В настоящий момент данная подпрограмма 
включает в себя научно-исследовательские меропри-
ятия на федеральном уровне. Доработка ее на ре-
гиональном уровне повысит качество медицинской 
помощи пациентам с орфанными заболеваниями и по-
зволит сформировать целостную систему их ведения, 
а также внедрить меры профилактики генетических 
патологий и создать нормативно-правовые основы 
финансового обеспечения медицинской помощи па-
циентам с редкими заболеваниями, невключенными 
в льготные государственные программы и перечни 
федерального и регионального уровней.

Заключение

Проблемы обеспечения пациентов, страдающих ред-
кими заболеваниями, в настоящее время привлекают 
все большее внимание, в том числе со стороны лиц, 
принимающих решения по организации лекарствен-
ного обеспечения в здравоохранении РФ. На примере 
лекарственного обеспечения пациентов с иЛАГ были 
установлены текущие достижения в удовлетворении 
потребности в необходимых лекарственных препара-
тах в рамках реализации субъектами РФ полномочий 
по лекарственному обеспечению пациентов с заболе-
ваниями, включенными в ПЖСЗ. Подобный анализ 
необходим и по другим орфанным заболеваниям для 
понимания текущей ситуации и определения даль-
нейших путей совершенствования лекарственного 
обеспечения. При этом основной перспективой следует 
признать необходимость улучшения нормативно-пра-
вового регулирования сферы редких (орфанных) забо-
леваний в части пересмотра ПЖСЗ и формирования 
региональных программ.

Конфликт интересов: авторы декларируют отсутст­
вие явных и потенциальных конфликтов интересов, 
связанных с публикацией настоящей статьи.
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средств.
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