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Predslov

"Zdravie sa neda kupit!" poCdvame casto. Napriek tomu vie byt zdravie niekedy
pekelne drahé. Cim lepgia je medicinska veda v lie¢eni, tym drahgie. Aké moZnosti
na lietbu mal najbohatsi ¢lovek na svete pred 100 rokmi? Mohol si zaplatit najlep-
Sieho lekara, alebo aj piatich. Pobyt v krdsnom sanatériu. No aj tie najlepSie lekar-
ske nastroje a lieky tej doby boli relativne lacné. Strop moZnosti bol dany.

Dnes? Mame gamma-noZe, pozitrénovd emisnl tomografiu a génovu terapiu,
pri ktorej vam modifikovany virus opravuje vasSu DNA. Silne medializovany priklad
novej lie¢by spinalnej muskuldrnej atrofie, najdrahsej jednorazovej terapie sveta,
nam demonstroval, Ze noZnice medzi tym, “Co dokaZeme” a tym “Co si mbZzeme
dovolit”, sa v zdravotnictve povaZlivo roztvaraju. A to je len zaciatok. Prichadzaju
nové terapie nielen na zriedkavé, ale aj Siroko rozsirené diagnézy, napriklad
Alzheimerovu chorobu. S cenovkou desiatok aZ stoviek tisic eur na pacienta rocne.

Ziaden ekonomicky model nedokéZe zabezpetit, aby kazdy ob¢an krajiny jazdil
na Rolls-Royce, hoci ho dokaZzeme vyrobit. To plati aj v zdravotnictve. MnoZstvo
financnych zdrojov v systéme je v kaZdom ¢asovom bode dané. “Nie¢o" musi roz-
hodnut o tom, ako budu tieto zdroje rozdelené. Aky kus koldca pdjde na onkolo-
gickych pacientov a aky na cystickd fibrézu?

To "nie€o” su pravidla. Pravidla toho, aké terapie a do akej miery budu platené
z verejnych zdrojov. Jednd sa vSak o velmi tazké rozhodovanie o zdravi a chorobe,
Zivote a smrti. Zahalené nielen emdciami, ale ajinformacnou neistotou.

Tymito dilemami som sa zaoberal uz nejaky €as, ked' sa ku mne dostala dizerta¢na
praca Katariny Fedorovej. Dokazala v nej velmi prehladne a plynulo zosumari-
zovat zakladné pravne a etické dilemy spojené s inovativnou liecbou. Otvorene,
ale vZdy férovo piSe aj o tom, o Com sa v politike radSej taktne ml¢i - o sklamanych
nadejach, lobingu i cene za Zivot.

Kvalite textu nesmierne pomohli Zivotné skusenosti autorky, ktorych ma na-
priek mladému veku neulrekom. Je nielen pravnitka a vysokoSkolskd lektorka,
ale aj zakladatel'ka ZdruZenia pacientov s hematologickymi malignitami a profe-



siondlne sa venovala socidlnej politike. Problematiku tazkych Zivotnych
situdcii pacientov pozna z viacerych uhlov, napriek tomu si dokdzala zachovat
emocionalny odstup.

V INESS sme sa prekladom a publikovanim v papierovej podobe podujali spri-
stupnit tento text aj slovenskej verejnosti. Diskusia o ndkladoch na nové lieky
a terapie bude v nasledujucich rokoch jedna z najtazsich v uz tak tazko skusanom
slovenskom zdravotnictve. Bude treba najst optimdlnu cestu medzi pokrokom,
ktory ide ruka v ruke s ndadejou pre pacientov, a samotnym prezitim systému.
Dufame, Ze k tomu pom06Ze aj tato kniha.

Martin Vlachynsky
22.august 2022, Bratislava



English Summary

Efficient resource allocation in the healthcare context requires precise infor-
mation on expected effectiveness and cost-effectiveness of every medical
intervention. Ideally, benefits of a medicine in a real world could be extrapolated
from clinical trials preceding its market authorisation. However, such a conclusion
is incorrect. The real-world data prove that only a minority of pharmaceuticals
that passed through the regulatory sieve brought a significant added value for
the patients. The uncertainty regarding the performance of the innovative me-
dicines in the clinical practice is further enhanced by the adaptive pathways to
market authorisation that enable a swift approval of presumably life-saving
pharmaceuticals, especially orphan. However, these schemes are unable to ensu-
re the actual access to medicines in the MSs. The substantial differences among
the MSs in terms of factors relevant for medicine reimbursement inevitably lead
to disparity in access that seem to be unmanageable using the EU instruments.
Simultaneously, the ‘empowered’ patients and their organisations, supported by
the pharmaceutical industry, demand access to the centrally authorised medici-
nes within the MSs.

Therefore, all the MSs are in a need of solution that would enable them to deal
with the challenging combination of costs, uncertainty and demand that the
innovations present. These concerns are being addressed with the MEAs in va-
rious forms. However, the utilisation of the MEAs might be perceived as highly
problematic from various standpoints.

With regard to regenerative therapies, new approaches to the reimbursement
dilemma are being sought. A portion of these solutions focuses on addressing
the immediate concerns of the payers, who would not be able to handle their
cash-flow if bound to pay millions from their annual budgets. Other, more sys-
tematic proposals aim to correct the most visible shortcomings of the patent
system or call for even more radical interventions, including the utilisation
of compulsory licenses. However, the probability of actual application of these
instruments in the EU, as well as their impact on innovations in the healthcare
is almost impossible to predict.



However, as the innovations will continue to pour, not just the healthcare
but also the state budgets will be at stake. Perhaps then will come the time for
accepting the requirements of solidarity at the individual level.

Original text ‘Innovative Payment Models for Innovative Medicines: An Explora-
tion of Legal and Ethical Concerns’ was published as LLM Medical Law and Ethics
programm dissertation, Edinburgh Law School, The University of Edinburgh.



Uvod

Z mordlneho hladiska v kontexte liekov neexistuje oblast, ktord by bola naroc¢-
nejSia na presny opis a spravodlivé posddenie, ako je cenotvorba liekov . Diskusie
o prijatelnych nakladoch na liecbu a zisk vyrobcu prebiehaju uz viac ako tridsat
rokov 2.V kontexte sdcasnych cien inovativnych liekov sa archivne ¢lanky o ,kon-
troverznych a prehnanych” ro¢nych nakladoch na lie¢bu AIDS vo vySke 6 500 USD 3
zdaju byt skdr absurdné. ESte absurdnejSie je zistenie, Ze pacienti v eurépskych
krajinach v sutasnosti zakladaju ,kluby ndkupcov” 4, aby si mohli kdpit generické
verzie zivot zachrafujucich liekov s mnozstevnymi zlavami z Mexika, Argentiny
aleboIndie, ako to v minulosti robili pacienti s virusom HIV v USA >,

Takéto kluby zalozili aj rodiny pacientov trpiacich cystickou fibrézou ® pocas
cenovej vojny medzi Narodnou zdravotnou sluZzbou (NHS) a spolotnostou
Vertex Pharmaceuticals 7. Tento spor v Spojenom kralovstve (UK) o pristup
k lieku Orkambi, ktory sa pouZiva na liecbu cystickej fibrézy, by mohol slizit
ako utebnicovy priklad, ktory vystihuje podstatu stcasnej diskusie o hodnote
inovativnej liecby a neodmyslitelnd dlohu jednotlivych aktérov, ktori sd fou
zasiahnuti. V tomto pripade cena lieku stanovend vyrobcom vyrazne prekrocila
hranicu nakladovej efektivnosti, ktord bola pre NHS prijatelnd, o viedlo
k odmietnutiu jeho dhrady 8. Spolo¢nost Vertex ako argumenty uviedla naklady
na vyskum a vyvoj, NHS uviedla svoju zodpovednost za finan¢nu udrzatelnost
systému zdravotnej starostlivosti °, a pacienti uviedli nevy¢islitelnd hodnotu
udského Zivota . Po Styroch rokoch rokovani sa nakoniec dosiahla dohoda,
a hoci cena, ktord NHS sudhlasila zaplatit, zostava dbévernd, verejnost bola
ubezpecena, Ze ,.britsky dafiovy poplatnik” bude uspokojeny ',

Lieky, ktorych ,ceny sa vymykaju gravitatnym zakonom" 12 a ktoré pravdepodob-
ne dokazu zvratit priebeh nevylietitel'nych choréb, predstavuju pre spolo¢nost
vyzvy, ,ktoré sa nedajd vyrieSit traditnymi ndstrojmi” 3. Hoci by sa potreba
zaviest netradi¢né rieSenia mohla chapat jednoducho ako vyzva na inovativne
modely platieb, mohla by sliZit aj ako prileZitost na rieSenie viacerych pravnych
a etickych problémov, ktoré nacrtavaju dostupnost inovativnych liekov v Eurdp-
skej unii (EV).



Cielom tohto textu je pondknut niekol'ko stanovisk k tymto dvaham. Po prvé, bu-
deme argumentovat, Ze prudko rastdce ceny inovativnych liekov st prirodzenym
dbsledkom vSeobecnej neschopnosti platitelov odopriet Uhradu vyrobku oznace-
ného ako Zivot zachrariujuci. Dokonca aj tie najlegitimnejSie a najspravodlivejSie
pravidla ** su zbytocné, ak raciondlne rozhodnutia ,bezcitnych byrokratov” ** pra-
videlne menia empaticki politici, ktori sa ponahl'aju zachranit trpiace obete také-
hoto necitlivého pristupu 6.

Napriek tomu by bolo hrubym zjednoduSenim zvalit nedspechy pri presadzovani
tazkych rozhodnuti pri pridelovani zdrojov na populizmus. Aby sa prediSlo také-
muto nedorozumeniu, analyzujeme Glohu subjektov zodpovednych za upozorfio-
vanie politikov a verejnosti na pri¢iny ,umierania pacientov, ktorym boli odopreté
Zivot zachranujuce lieky” .

Po druhé, ako sa uvadza vo vyssSie uvedenom argumente, nie kazdy liek, ktory je
podla definicie inovativny '8, predstavuje inovaciu z hl'adiska vyznamnej hodnoty
a prinosu pre pacientov *°. Hoci metddy, ktoré dokazu oddelit zrno od pliev, urcite
existuju, ich uplatfiovanie v rémci EU je komplikované rozdelenim zodpovednosti
medzi EU a jej ¢lenskymi $tatmi.

Nakoniec v texte budeme tvrdit, Ze sudtasné pdsobenie sil posilnenia postave-
nia pacientov ° a integracie EU zmen$uje priestor na realizéciu ,autonémnych
politickych rozhodnuti” ¢ zo strany Clenskych Statov. V désledku toho maju
vnutroStatne systémy zdravotnej starostlivosti tendenciu nahradzat rozumné
regulacné politiky ad hoc rieSeniami, ktoré nie su transparentné. Ked'Ze sotva
mozno otakavat, Ze sa obmedzf zodpovednost EU v oblasti liekov, prijatelna (hoci
nepravdepodobnd) zachrana ,spravodlivej a dostupnej” ? zdravotnej starostli-
vosti v ¢lenskych Statoch by mohla spocivat v akceptovani poZiadaviek solidarity
na individualnej Urovni pacientov aich zastupcov.

Text je rozdeleny do troch kapitol. Prva kapitola nacrtne sdcasny eticky a pravny
ramec pristupu k inovativnym liekom, pokial' ide o prdva a povinnosti Stdtov,
farmaceutickych spolo€nosti, pacientov a organizdacii obtianskej spolo¢nosti.
Druha kapitola sa bude zaoberat charakteristikami hodnotnych inovacii z hl'adiska
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zdravotnej starostlivosti a spolo¢nosti. V tretej kapitole sa budu skdmat kreativne
pristupy k Uhrade inovativnych liekov. V zdvere sa zhrnd zistenia tykajlce sa
danych stanovisk.

V tomto texte sa bude pojem inovativny liek pouzivat v dvoch vyznamoch:
ako vecné oznacenie lieku, ktory bol centrdlne povoleny Eurépskou komisiou (EK) 23
a ,obsahuje acinnu Iatku alebo kombindaciu uc¢innych latok, ktord nebola predtym
povolend” ¢ a ako opis terapie, ktord okrem tychto defini¢nych znakov prindsa
vyznamnu hodnotu pre pacientov a spolo¢nost.
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Kapitola 1: Pristup k inovaciam

1. Pristup k liekom v kontexte l'udského prava na zdravie

Pravne a etické ramce zamerané na pristup k inovativnym liekom su urcené
nevyhnutnou koliziou medzi ludskym prdvom na zdravie a imperativom spravod-
livosti, ktory vyZaduje prijatelné rozdelenie obmedzenych ekonomickych zdrojov
medzi 'udi.

Prdavo na zdravie podla svojej priamej definicie opravnuje kazdu l'udskd bytost #
na ,najvyssiu dosiahnutel'nu Uroven fyzického a duSevného zdravia” 2° a zaroven
zavdzuje Stat, aby sa angaZoval v konkrétnych opatreniach veddcich k dosiah-
nutiu takejto drovne pre vSetkych obCanov ?7. V kontexte zdravotnej starostli-
vosti %8 tato pozitivna povinnost Statu moZe znamenat aj poskytnutie vhodnej
lietby 2°, vratane farmakoterapie. Preto ,otazka pristupu k liekom je dstrednou
otazkou pri kaZzdom posudzovani l'udského prdva na zdravie” 3.

V sulade s povinnostami Statov suvisiacimi s pravom na zdravie 3, rozsah pristu-
pu k liekom zavisi od dostupnych zdrojov. Bez ohl'adu na rozpocet na zdravotnu
starostlivost musi $tat zabezpetit pristup k zakladnym liekom 32, ktoré uspoko-
juju prioritné potreby obyvatel'stva v oblasti zdravotnej starostlivosti” 33, Otdzka,
Ci sa inovativne lieky budd povaZovat za esencidlne, je teda mimoriadne dolezita.

Argument v prospech esencidlnej povahy inovdcii nie je tazké vyslovit. Liek
s nepopieratelnym terapeutickym prinosom je fakticky to, o si predstavime
pod pojmom najvySsi dosiahnutelny Standard zdravia 34 Okrem toho kazdé zlep-
Senie kvality Zivota v stvislosti so zdravim nevyhnutne rozSiruje okruh naplnenia
inych l'udskych prav *. Preto obmedzovanie jednotlivcov na podStandardnu lie¢-
bu poruSuje ich l'udsku déstojnost 2,

V ramci verejne financovanych systémov zdravotnej starostlivosti sa v3ak ne-
musia uplatfiovat individudlne prdva na ,najmodernejSiu” liecbu ,bez ohladu
na jej vplyv na ostatnych f'udi” ¥, ktorych prava na pristup k zdravotnej starost-
livosti sa musia rovnako zohl'adfovat 8. Rovnost pristupu znamena, Ze zdra-
votné prinosy, ktoré moZno dosiahnut, sa musia rovnako vyhodnotit pre vSetky
dostupné moznosti lie¢by 3 na zadklade nezavislych a transparentnych kritérii 4°.
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Ndsledne by sa za zdkladné mali povazovat len inovativne lieky, ktoré tieto
kritéria splfaju.

Okrem zabezpecCenia ,rovnosti medzi f'ud'mi” 4 spravodlivy proces hodnotenia
zaruCuje, Ze dostupné prostriedky sa efektivne vyuZivaju %2 pri plneni SirSich cie-
lov $tatu v oblasti zdravotnej starostlivosti. Preto ,medicinske naroky” 43 osoby
zdvisia od jej ,zdravotného stavu aj od mnoZstva intervencii, ktoré je rozumné
poskytnut populdcii, ktorej je clenom” 44,

Efektivne vyuZivanie zdrojov mozno dosiahnut prostrednictvom réznych poli-
tik uplatfiovanych v ramci hodnotenia zdravotnickych technoldgii (HTA), tvorby
cien a dhrad “. Pre ¢lenské $taty EU je implementdcia tychto ndstrojov znatne
komplikovand ,silnou regula¢nou tlohou” 46 EU v stvislosti s vadtornym trhom
a verejnym zdravim #, ako je vyjadrené okrem iného vo farmaceutickych prav-
nych predpisoch 48,

Podl'a nariadenia (ES) ¢ 726/2004 udeluje EK povolenie na uvedenie inova-
tivnych liekov na trh 4° na zaklade odborného stanoviska Eurépskej agentdry
pre lieky (EMA). Okrem ochrany vnutorného trhu je proklamovanym dévodom
centralizovaného postupu zabezpecit kvalitu, bezpecnost, Ucinnost a pozitivny
pomer rizika a prinosu liekov uvddzanych na trh v EU 5°, Povolenie na trovni EU
v8ak nezaruCuje dostupnost lieku v konkrétnom ¢lenskom Stdte. V sulade so za-
sadou subsidiarity je zodpovednost za tvorbu cien a Uhrady liekov v kompetencii
Clenskych Statov *. Netreba pripominat, Ze pokial ide o rozpoCty na zdravotnu
starostlivost, HTA, ,spolocensky kontext a politickt vol'u” *2, t. j. faktory ovplyv-
Aujlce pristup k inovdciam, tak rozdiely medzi ¢lenskymi Statmi sd znacné 3.

V dbésledku toho sa dostupnost novych liekov v jednotlivych €lenskych Sta-
toch IiSi, a to tak z hl'adiska pokrytia >4, ako aj natasovania °. Akokol'vek su tieto
dévody pochopitelné, rozdiely v moznostiach lietby medzi clenskymi Statmi
spbsobuju znatné napdtie. Pre lekarov méze byt skutone tazké vysvetlit svojim
pacientom a ich rodindm nedostatocny pristup k najucinnejSej liecbe > dostup-
nej pacientom v podobnom stave v ostatnych ¢lenskych Statoch. V tomto ohlade
moZe centralizovany postup schvalovania vyvoldvat pocit nerovnosti u pacientov
a ich zastupcov *’, ktori nie sd pripraveni (alebo ochotni) pochopit rozdelenie
zodpovednosti medzi EU a ¢lenskymi $tatmi v stvislosti s inovativnymi liekmi.
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Potreba koordinovaného pristupu k zavadzaniu pristupu k inovacidm v rdmci EU
.Je od roku 2014 vysoko v politickej agende predsednictiev EU" 58, €o vyustilo
do prijatia Zdverov Eurépskej rady o posilneni rovnovahy medzi farmaceutickymi
systémami EU a ¢lenskych $tdtov 58 potas holandského predsednictva Rady EU
v roku 2016. V dokumente sa okrem iného odporuca zlepSit spolupracu medzi
¢lenskymi Statmi a ich organmi v oblasti HTA ®° a vymenu ddajov tykajlcich sa
tvorby cien s cielom posilnit vyjednavaciu silu jednotlivych Statov voci farmace-
utickym spolocnostiam ®. V tejto suvislosti Rada vyzyva na spolotné monitoro-
vanie trendov vo farmaceutickom priemysle, ktoré by mohli viest k vstupu vysoko
nakladnych liekov na trh EU €2, Bez ohl'adu na to vak v sti¢asnej podobe nemozno
konStatovat, Ze odvazne proklamdcie Zdverov boli v plnej miere realizované.

Napriek tomu by bolo nespravodlivé tvrdit, Ze EU alebo ¢lenské §taty sa nesnazia.
Okrem celoeurdpskych iniciativ zameranych predovSetkym na zdiel'anie infor-
macii o HTA 83 existuju regionalne iniciativy (zoskupenia krajin) réznych foriem 64,
ktoré priamo rokuju s farmaceutickym priemyslom. Sirsie uplatfiovanie spolo¢-
ného hodnotenia HTA je vSak obmedzené podstatne odliSnym Stadiom vyvoja
HTA v Clenskych Statoch . Podobne aj redlne priklady UspeSného spolo¢ného
Usilia v zmysle cenovych rokovani v ramci zoskupeni krajin su skér zriedkavé ©¢,
najmd z dbévodu ich nedostatocnej atraktivnosti pre farmaceuticky priemysel.
Farmaceutické spolo€nosti vo vSeobecnosti vnimaju takéto iniciativy ,.ako pokus
0 zniZenie hodnoty ich liekov a v kone¢nom dosledku o znizenie konecnej ceny” ®”.
Samotné zjednoduSenie postupov posudzovania a vyjednavania (jedna Ziadost,
jeden partner) je sotva dostato¢nou motivaciou na riskovanie zisku pri “jednora-

zovej" trhovej prilezitosti 8.

Z toho vyplyva, Ze farmaceuticky priemysel je délezitym partnerom pri plneni
zévazkov Statov vyplyvajlcich z l'udského prava na zdravie. Uloha farmaceutic-
kych spolocnostivsak nie je len kooperativna, ale zdielaju zodpovednost za pravo
na zdravie so Statom ®° a nesu svoje vlastné l'udskopravne zavdzky.

2. Uloha farmaceutickych spoloénosti 7°

VSeobecné normy v oblasti l'udskych prdv, ktoré sd farmaceutické spolocnosti
povinné dodrziavat, st zakotvené v Hlavnych zdsaddch podnikania a ludskych prav .
Farmaceutické spolotnosti su rovnako ako vSetky podnikatel'ské subjekty vy-

14



zvané, aby predchadzali, zmierfiovali a odstrafiovali akykol'vek nepriaznivy
vplyv na l'udské prava vyplyvajlci z ich ¢innosti 72, Povinnosti farmaceutickych
spolocnosti tykajuce sa konkrétne l'udského prdva na zdravie sa vykladajd v su-
lade s Usmerneniami o ludskych prdvach pre farmaceutické spolocnosti v stvis-
losti s pristupom k liekom 73, ktoré v roku 2008 predstavil Paul Hunt, v tom Case
osobitny spravodajca OSN pre pravo na zdravie. Vo vztahu k pristupu k liekom
musia farmaceutické spolo¢nosti ,prijat vSetky primerané opatrenia, aby bol liek
¢o najdostupnejsi” 74,

Hoci sa poZiadavky na dostupnost nemusia obmedzovat na financny rozmer 7>,
je to skutotne otazka cenovej dostupnosti, ktord vyvoldva vacsinu obav tyka-
jucich sa pristupu k inovativnym liekom v EU. Medzi néstroje, ktoré méze farma-
ceuticka spolotnost pouzit na zabezpelenie dostupnosti svojich liekov ,pre ¢o
najviac l'udi” ¢, patria okrem iného ceny, zl'avy a dary 7. MoZnosti vyuZitia tych-
to nastrojov su vSak obmedzené prisluSnymi povinnostami spolo¢nosti vodi ich
akciondarom 78, Pokial' ide o protikladné zodpovednosti vyplyvajuce z cenovej
dostupnosti lieku v kontexte ludskych prdv, je otdzka spravodlivej ceny 7°
mimoriadne dblezita.

Je zrejmé, Ze pohlad Statu (platcu) a farmaceutickej spolocnosti na spravodlivé
ceny sa bude [iSit 8. Z pohl'adu platcu neméZe spravodliva cena prekrocit objem
zdrojov, ktoré by sa mohli vynaloZit na lieky; ceny nad limit su prehnané a odévod-
Auju reguldciu 8. Na druhej strane z pohladu vyrobcu spravodliva cena pokryva
ndklady na vyskum a vyvoj (VaV) lieku, ndklady na vyrobu a distriblciu po uve-
deni lieku na trh a spravodlivy zisk potrebny na podporu inovacii a udrzanie kon-
kurentného prostredia 8. Z toho vyplyva, Ze spravodlivé cenové rozpdtie sa na-
chddza medzi limitmi na strane platcu a vyrobcu 8. Zatial ¢o vSak (ne)dostupnost
lieku pre platitel'a nie je zloZité overit 8, hodnotenie spravodlivosti ceny stanove-
nej farmaceutickou spolo¢nostou mdze byt naroc¢nejSie.

kov & by vysoké ceny liekov mohli byt odévodnené nakladmi na vyskum a vyvoj .
Na prvy pohlad sa tento predpoklad zda byt ,pravdepodobny a presvedcivy” .
Vyvoj nového lieku je skutotne nakladny a riskantny proces a spravodliva cena by
mala odrazat naklady na vyskum a vyvoj nového lieku a zaroven zahfnat vsetky
predtym nelspesné latky 8, Viaceré analyzy 8 vSak dokazali, Ze sicasné ceny
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nemusia byt plne vysvetlené investiciami do vyskumu a vyvoja schvalenych lie-
kov a opustenych zltcenin spolu.

Okrem toho je potrebné zdbraznit, Ze mnohé inovativne lieky s extrémnymi
cenami nepresli celym klinickym vyvojom %°. Prax podmienecného povolenia na
uvedenie na trh umoZiiuje poZiadat o schvdlenie s menej komplexnymi Gdajmi ¢,
aj po ukonteni druhej fazy klinickych skusok; tretia, financne najnarocnejSia
faza °° sa neuskutotriuje. Okrem toho vyskum a vyvoj viacerych z tychto liekov
spolufinancovali verejné institlcie a obcianske zdruzenia °3. Napriek tomu nie je
mozné zistit skutocné ndklady na vyskum a vyvoj. Ako uviedla skupina expertov
EK, ,nedostatok systematickych a spolahlivych poznatkov o ndkladoch, ktoré
vznikli spolo€nostiam, je znakom, ktory umoziiuje velmi vysoké ceny” 4. Niekol'ko
ekonomickych analyz, nech su akokol'vek dobre skonStruované, totiz nemoze
odstranit ,omyl rekapitulacie nakladov na vyskum a vyvoj” °>.

PresnejSie vysvetlenie cenovej politiky farmaceutickych spolo¢nosti by mohlo
spocivat v prirodzenych vlastnostiach farmaceutického trhu. Vo vSeobecnosti
su inovativne lieky viazané na pravo zaloZené na patente %, ktoré opraviuje
farmaceutickd spolo¢nost viastniacu patent vyllcit iné subjekty z akéhokol'vek
vyuzivania % patentovaného lieku. Vzhladom na nedostatok inych moznosti lie¢-
by pacienti (platitelia) nemusia byt schopni zmenit svoje preferencie tykajlce sa
liekov bez ohl'adu na cenu °8, Hoci vyznam patentovej ochrany pre podporu ino-
vacii v oblasti vyskumu a vyvoja v medicine je do urcitej miery opodstatneny %,
jej obstrukeny vplyv na pristup k liekom je znatny °°,

Ako poznamenal Feldman, ,Farmaceutické spolo¢nosti sa zdokonalili v manévro-
vani systémom patentovych a nepatentovych prav, aby vytvorili kopec prav,
ktoré moZzno uplatriovat jedno po druhom 1%,

Z pohladu majitelov patentov je takyto pristup urcite pochopitel'ny. Dohoda
0 obchodnych aspektoch prdv dusevného viastnictva (dalej len ,TRIPS") 102
zaruCuje minimalne 20-ro¢né obdobie patentovej ochrany potitané od datumu
vyplnenia patentovej prihlasky 19 podanej pred zaciatkom dlhoro¢ného vysku-
mu 4, Patentovanim miernych Uprav p6vodnych latok ako novych vynadlezov
- prax znama ako evergreening 1% - si spoloCnosti chrdnia svoj trh 1%, Z pohla-
du pacientov a platcov je vSak potrebné tieto praktiky odsudit %7, pretoze vedu
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k ,patentovej stene” 1% znemozrujlcej zavedenie generik 1°°, ktoré poskytuju
podstatne lacnejSie moznosti lie¢by ako origindlne (patentované) lieky. Okrem
toho si aj trividlne vylepSenia existujucich vyrobkov vyZaduju investicie, ktoré
by sainak mohli vynaloZitna snahu o inovdciu.

Napriek tomu rieSenie patentovej steny nerieSi otdzku stanovenia ceny pévod-
nych vynalezov. V Case vstupu na trh sa cena lieku urcuje najmd na zdklade jeho
vnimanej hodnoty !° relevantnymi zainteresovanymi stranami, t. j. platcami,
lekdrmi a pacientmi, ktori si na zaklade dostupnych informacii vytvaraju vlastné
zdavery o prinosoch nového lieku .,

Tieto informdcie vSak m6Zu byt nesprdavne. Ako poznamenal Rodwin, ,farmace-
utické firmy nasli spdsoby, ako ovplyvriovat - a ¢asto aj korumpovat - lekarsky
vyskum a publikacie” 2. Okrem selektivneho alebo nespravne interpretovaného
oznamovania vysledkov vyskumu a vyvoja '3 a réznych dobre opisanych spbso-
bov ovplyviiovania preskrip¢nych navykov lekdrov * sa farmaceuticky priemy-
sel vyrazne angaZuje v ovplyviiovani vnimania hodnoty svaojich liekov pacientmi.
Samozrejme, v sllade s pravnymi predpismi EU farmaceutické spolotnosti
nesmu priamo propagovat svoje vyrobky viazané na lekarsky predpis pacientom >,
Z3dkon im vSak nebrani vytvdrat ,iniciativy na zvySenie hlasu pacientov” 6,
Pocetné aktivity farmaceutickych spolo¢nosti sdvisiace s pacientmi 7 skutoc-
ne potvrdzuju zaver, Ze toto odvetvie prijima ,posilnenie postavenia pacientov
ako kl'dCovu sucast svojich marketingovych modelov” 118,

Dovody vyuZivania ,presunu moci” ° z lekdrov na pacientov farmaceutickymi
spolo¢nostami su zrejmé. Reguldcie uvalené na lekarske povolanie sd hiboké 29
eSte intenzivnejSie m6Zu byt podozrenia tykajuce sa motivacie lekdra, ktory
by obhajoval Uhradu konkrétnej liecby 1. Oprdavnenost narokov trpiacich oséb
naich ,Sancu na Zivot” je vSak takmer nespochybnitel'na. Navyse, zatial ¢o ,inSti-
tuciondlna korupcia” '#° tykajuca sa lekarskych publikacii a lekarskeho povolania
je v rozpore s l'udskopravnymi povinnostami farmaceutickych spolo¢nosti 123,
podporovanie aktivnej Glohy pacientov pri ich rozhodovani o zdravotnej starost-
livosti by sa dalo len tazko odsudit.

Dalo by sa teda tvrdit, Ze takato stratégia méze byt pre akciondrov spolo¢nosti
vel'mi vyhodna. Skusenosti z redlneho Zivota naznacuju, Ze aj najmensi naznak
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schopnosti lieku ,spInit potreby a ofakdvania” '#* pacientov méZe byt dostatoc-
nym dévodom na jeho Uhradu 2>,

3. Uloha obé&ianskej spolo€nosti

Uspegna implementacia akéhokol'vek regulatného modelu si vyZaduje moZnost
odmietnut Uhradu. Ako uvddzaju Goldstein a Sarfaty, ,kupujici musi mat moZz-
nost opustit rokovaci st6l, inak nejde o skutotné rokovanie. Ak dodavatel vie,
Ze kupujdci nepovie nie, ceny budd nad‘alej rast” 16,

Inymi slovami, ak vyrobca vie, Ze platca sa skor ¢i neskdr vzda pod tlakom verej-
nosti, jeho ochota zniZzit cenu sa zmensi.

Priklad lie¢by cystickej fibrézy uvedeny v Uvode **7 ukazuje, Ze tlak obcianskej
spoloCnosti je tazké ustat; ked' ide o rodiCov umierajucich deti, zda sa, Ze je eSte
tazsSie ziadat od nich, aby bez ,boja” prijali nepriaznivé racionalizatné rozhodnu-
tia. V systéme zdravotnej starostlivosti zalozenom na solidarite vSak musia byt
potreby jednotlivca vyvazené zdujmom spolocnosti 8, Napriek tomu by bolo
nerozumné predpokladat, Ze tato ndrotna koncepcia bude vSeobecne prijatelna
a postihnuti jednotlivci sa nebudd domahat uspokojenia svojich potrieb bez ohla-
du na spolotensky zaujem.

Ked' v3etko ostatné zlyhalo, cesta k pristupu k liekom vedie cez sddy. Tento jav,
oznacovany ako judicializacia dostupnosti lie¢by 2%, moZno vnimat dvoma sp6-
sobmi. Na jednej strane ho moZno vyuZit ako uZzitocny nastroj na upozornenie
na existujice nedostatky v systémoch zdravotnej starostlivosti, ¢o nasled-
ne vedie k ndprave 3 Na druhej strane, nahradenim vykonnej a zakonodarnej
moci sidnou mocou moéZze judicializacia viest k naruSeniu zdravotnickych politik,
¢o mbZe ohrozit udrzatel'nost tych istych systémov zdravotnej starostlivosti 3%,

Diskusia o vymoZitel'nosti pristupu k inovativnym liekom istym spésobom pri-
pomina diskusiu o désledkoch rozsudkov Stidneho dvora EU (ESD) v oblasti ce-
zhrani¢nej zdravotnej starostlivosti '3, pricom kritici poukazuju na nicivy vplyv
rozsudkov na zdsadu narodnej solidarity ¥, Je isté, Ze otdzka uhrady liekov ako
vylutnad zodpovednost Clenskych Statov nemb6ze byt rieSena prostrednictvom
ESD 34, ani o nej nembZe rozhodovat Eurépsky sudd pre fudské prdva, ktory
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opakovane dospel k zaveru, Ze rozhodnutia o rozdel'ovani zdrojov spadaju pevne
do priestoru pre vol'nd dvahu konkrétneho Statu 3>, Podobne sa aj sudy v Spoje-
nom kralovstve zdrahaju prevziat zodpovednost za rozdelenie zdrojov ur¢enych
pre systém zdravotnej starostlivosti ¢, V skuto¢nosti ,nie je Ulohou sidu usmer-
fovat parlament, aké finantné prostriedky ma dat k dispozicii zdravotnictvu,
ani ako ich ma rozdelit” ¥, pokial' je rozhodnutie o rozdeleni zdrojov zaloZené
na objektivnych a overitelnych kritériach 38,

Tieto objektivne a overitelné kritérid vSak moézu zohrdvat mald dlohu vo vztahu
k trpiacim jednotlivcom 139, Preto by presunutie boja zo sudnej siene do médii
mohlo priniest pacientovi priaznivejSie vysledky 4°. Napriek tomu ziskanie me-
didlneho pokrytia v rozsahu schopnom ovplyvnit hodnotenie lieku by bolo sotva
mozné bez aktivnej Ulohy pacientskych organizacii zapojenych do kampani za pri-
stup k liekom zachrariujdcim Zivot 4.

Hoci ,vSeobecne prijatd definicia pacientskej organizacie neexistuje” ¢, vo v3e-
obecnosti by sa dali opisat ako neziskové organizdcie zamerané na ,presadzo-
vanie a zastupovanie zaujmov pacientov” 3, pricom pacienti a ich opatrovatelia
pacientov v organizacnej Strukture vSak neznamena, Ze organizdciu vedd dob-
rovol'nici 1, Je tiez dblezité poznamenat, Ze mdze existovat viacero organizacif
pacientov zameranych na podobné ochorenia alebo oblast ochoreni 46, Pokial ide
o ziskavanie finan¢nych prostriedkov, tieto organizacie si navzajom konkuruju.

Cim urputnejsie organizécie ,bojuji na vietkych frontoch” 7 za pacientov, tym
vacsSiu pozornost verejnosti ziskavaju 8 D3 sa predpokladat, Ze ziskand po-
zornost sa odrazi v ziskanych finan¢nych prostriedkoch 49, kedZe verejnost
by mohla byt ochotnejSia podporit aktivhu charitativhu organizaciu. Preto je
.presadzovanie a zastupovanie zaujmov pacientov” '*° rozpoznatelnym spo-
sobom nevyhnutné pre finantné preZitie organizacie. Z toho vyplyva, Ze obavy
tykajuce sa motivacie organizacii pacientov zapojit sa do boja za pristup k lie-
kom *! sa nesmu zjednoduSovat na ich vdzby na farmaceuticky priemysel 132,
V dbésledku toho nastroje navrhované na kontrolu pravdepodobnej zaujatosti
vo vztahu k farmaceutickym spolo¢nostiam '3, akokol'vek rozumné, neméZu
zabranit kampaniam, ktoré hybu duSou a ktorych cielom je ovplyvnit rozhodnutia
o rozdeleni zdrojov.
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Takyto zaver vSak neznamend, Ze obavy suvisiace s nezavislostou organizacii
pacientov od farmaceutického priemyslu >4 treba vnimat ako nepodstatné. Vy-
znam organizacii pacientov v ramci procesov schvalovania a hodnotenia liekov
na eurdpskej a vnutroStatnej drovni méZe byt znacny % rovnako vyznamné
by mali byt zdruky ich nezavislosti od ostatnych zainteresovanych stran. Na-
priek tomu by bolo nespravne vyvodzovat zdver, Ze bez takychto zdruk by sa
individualne zaujmy pacientov nevyhnutne zanedbavali 6, Naopak, neustdlym
.presadzovanim pristupu k zivot zachrafujucim liekom” > organizdcie pacien-
tov fakticky podporuju ,silny zdujem o Zivot” 8 pacientov, ktorych zastupuju.
Netreba dodavat, Ze v désledku toho by mohli byt nedostatotne zastipené
zaujmy ostatnych pacientov '*°, ako aj zaujmy celej spolocnosti *%° Vedenim kam-
pane za pristup k urcitej lietbe pacientske organizacie ,dekontextualizuju” 1ot
potreby zastupovanych pacientov od potrieb zdravotnej starostlivosti celej
populdcie 2, Ak je kampan uspesnd, vedie k rozhodnutiu, ktorym sa vyhne
spravodlivému procesu pridelovania zdrojov '3 s cielom zabezpetit prednostny
pristup pre urcitd skupinu pacientov.

Okrem toho skuto&ny prinos kampani za pristup k liekom pre pacientov, ktorych
zaujmy boli ,posunuté dopredu”, zdvisi od schopnosti Zivot zachrafiujucich lie-
kov skutotne zachrafovat Zivoty. Vzhladom na vySSie diskutované pochybnosti
tykajuce sa spolahlivosti vnimania hodnot sa zda, Ze fakticka schopnost pacient-
skej organizacie dospiet k déveryhodnému a nezaujatému zdveru o zivot zachra-
Aujucom potencidli nového lieku je obmedzend. Preto vyhldsenia pacientskych
organizacii o o€akavanych ucinkoch lieku nemozno vnimat ako vecné vyhldsenia;
posudenie hodnoty liekov prinalezi odbornym organom HTA.
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Kapitola 2: Hodnota inovativnych liekov

1. Posudzovanie hodnoty

Obhajitelnd definiciu hodnotného lieku nie je tazké vytvorit; mal by mat nespo-
chybnitelny terapeuticky prinos a byt dostatotne bezpecny %4, Posudit, ¢i liek
oznateny ako inovativny skuto¢ne splia tieto kritérid alebo nie, véak moZe byt
ovela narocnejSie. Vo vSeobecnosti sa dbkazy o terapeutickom prinose lieku
odvodzuju od vysledkov klinickych Studif 15> vykonanych pred povolenim na uve-
denie na trh 15, Teoreticky musi povolenie zarucit, Ze liek predstavuje zlepSenie
moznosti lie¢by pacientov trpiacich urcitym ochorenim.

Skuto¢nost v EU je v3ak Gplne ind. Splnenie kritérif kvality, bezpetnosti, G¢in-
nosti a pozitivneho pomeru rizika a prinosu v rozsahu pozadovanom EMA 17
neznamend nespochybnitelny terapeuticky prinos nového lieku. Ako spravne
poznamenal Flear, ,klinické skusky musia len minimalne zabezpecit, aby lieky boli
rovnako dobré alebo aspori nie horSie ako existujuce vyrobky"” %8, Tento nena-
roCny pristup k povolovaniu uvedenia na trh zvySuje motivdciu farmaceutickych
spolo¢nosti prijat vySSie opisanu ,stratégiu zniZzovania rizika" '®° recyklaciou
existujucich liekov 7°. Premena znac¢ného poctu klinickych Studii na snahu o pri-
davanie zlepSeni k uz uvedenym liekom na trh ! viedla k sdcasnému stavu,
ked' ,9 z 10 liekov uvedenych na trh” 72 mda ,nulovu alebo len okrajovu pridand
hodnotu pre pacientov” 73,

Avsak aj liek, ktory sa zda byt hodnotny v Case jeho registracie na trhu, moze
v redlnom Zivote zlyhat. Pokial' ide o Uc¢innost po uvedeni lieku na trh, je potreb-
né rozliSovat medzi dcinnostou lieku tykajlucou sa urcitého koncového bodu
sledovaného v ramci klinického skdSania a jeho dcinnostou v celej populdcii
pacientov 4 Klinické skusky trvajd v priemere do siedmich rokov ¥°; preto je
potrebné extrapolovat celoZivotny horizont U¢innosti z ddajov zozbieranych
v ramci obmedzeného obdobia skiSok 76, Takdto predikcia je narotna aj v pripa-
de liekov povolenych na zdklade dostatone spolahlivych a dobre navrhnutych
klinickych skusok v77. V pripade Specidlnych kategdrii liekov 78, ktoré mézu byt
podmienecne registrované 7 s menej komplexnymi Udajmi 1%, st obavy tykajlce sa
dcinnosti eSte vacsie 8,
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Nelahkd ulohu posudit hodnotu lieku na zaklade limitovanych informacii mozno
ilustrovat na génovej terapii '8¢ Zolgensma '8, urcenej na zriedkavé ochorenie
a podmienecne povolenej Eurépskou komisiou v maji 2020. Povolenie na uve-
denie na trh bolo udelené na zaklade otvoreného, jednoramenného klinického
skdsania, t. j. bez zaslepenia alebo randomizacie, ktorého sa zucastnilo celkovo
22 asymptomatickych Gcastnikov mladSich ako Sest mesiacov a so Specifickym
genetickym profilom 84, Hoci sa v ramci skdSania preukazala Gc¢innost liecby &,
otazka dlhodobej trvdcnosti vysledkov, ako aj jej ispesSnosti v populdcii pacientov
s odliSnym vekom a genetickym profilom zostava otvorena 8¢, Zaroven je s cen-
nikovou cenou 2,1 miliéna USD ¥ ,.najdrahSim liekom na svete” 188, Preto kombi-
naciou vysokej ceny, neistoty, pokial' ide o jej klinicky prinos, a obrovského tlaku
na dostupnost 182 reprezentuje Zolgensma vacsinu vyziev, ktorym celia platcovia 1.

Okrem toho demonsStruje problémy vyplyvajice z oznacenia lieku za liek na zried-
kavé ochorenia. Na prvy pohlad sa zda byt pochopitel'ny dévod na poskytnu-
tie stimulov ! pre lieky, ktoré potencidlne mézu naplnit ,vysokd medicinsku
potrebu” *? pacientov so zriedkavymi chorobami 3, Vzhladom na nizku preva-
lenciu a nasledne nizky podiel na trhu méZu byt 1°4 investicie do vyskumu a vy-
voja liekov na ojedinelé ochorenia pre farmaceuticky priemysel neatraktivne;
.zdravotne zranitel'ni” 1°> pacienti tak nebudu mat nadej na zlepSenie svojho stavu.

Zda sa vsak, Ze vysledky réznych stimulov pre takéto lieky takpovediac preko-
navaju oCakavania. Vdaka ,intenzivnej podpore pacientov, investiciam riziko-
vého kapitdlu, spolupraci s priemyslom, medicinskym objavom a legislativnym
stimulom” 1°® sa trh s liekmi na zriedkavé ochorenia stal atraktivnou investi¢nou
prilezitostou s predpokladanym ,celosvetovymi trzbami za lieky na zriedkavé
ochorenia” **” v roku 2024 v celkovej vySke 262 miliard USD" °8. Preto by mohlo
stat za zvaZenie nahradit stimuly pre inovacie liekov na ojedinelé ochorenia
nastrojmi '3, ktoré by viac zohl'adrovali platcov v ¢lenskych Statoch 2°°,

Okrem toho samotny koncept podmiene¢ného povolenia si vyZaduje opatrnost.
Ako jedna z adaptatnych ciest EU 2°* ma podmienetné povolenie za ciel ul'ah-
Cit pristup k liekom, ktoré by potencidlne mohli uspokojit nenaplnené potreby
pacientov trpiacich Zivot ohrozujucimi stavmi a Celiacich nedostatku inych
mozZnosti liecby. Pokial ide o bezpetnost, zda sa, Ze vyhody skorSieho pristupu
k potencidlne Zivot zachrafujucej lietbe jednoznatne prevazuju nad rizikami 22,
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MoZna ujma pre pacientov v3ak nie je jedinym zdujmom, ktory je v hre. Netreba
pripominat, Ze skutocny pristup k lieku zavisi od finan¢nej Ghrady, prinajmensom
po povoleni sa od platitelov bude Ziadat, aby financovali lietbu s neistou hod-
notou 2%, Preto je mimoriadne dbéleZité odpovedat na otdzku, ¢i predpokladany
Zivot zachranujuci potenciadl lieku prevazi riziko plytvania obmedzenymi zdrojmi
zdravotnej starostlivosti.

Samozrejme, moZno namietat, Ze o Uhrade registrovaného lieku rozhoduje plat-
ca, preto po registracii nasleduje hodnotenie farmakoekonomickych prinosov 24,
Skusenosti z redlneho Zivota vSak naznacuju, Ze tlak na to, aby sa uz schvéleny
liek dostal ,do ruk zufalych alebo umierajicich pacientov” %, bude pravdepo-
dobne obrovsky. Okrem toho podmienenost autorizacie neslizi ako dostatocna
zdaruka rychlej reakcie na zlyhanie lieku po jeho autorizacii, ked'Zze pokusy stiah-
nut liek z trhu sa zvycajne stretdvaju s ostrym odporom pacientov, ,pre ktorych
bola lietba Uc¢innd alebo sa tak vnimala" 2%,

V désledku toho sa musia sprisnit podmienky na udelenie povolenia na uvedenie
na trh. Povolené by mali byt len lieky s nepopieratelnym terapeutickym prinosom
preukazanym v klinickych skiskach, ,ktoré odpovedaju na otdzku, ktoru si poloZia
platcovia a organy HTA" 297, Aby bol liek uhradzany, musi preukazat, Ze jeho klinic-
ka hodnota stoji za zdroje systému zdravotnej starostlivosti.

2. Hodnota za peniaze

Posudzovanie hodnoty nového lieku musi byt podloZené ekonomickym hodno-
nych ndkladov na rok Zivota upraveny o kvalitu (QALY) 2%, Ako miera uZito¢nosti
20 QALY spéja hodnoty dlzky a kvality Zivota do jedného ¢isla 21, &im umoZiu-
je zhodnotit kvalitu a kvantitu zivota ziskanu vdaka ur¢itému medicinskemu
zésahu. Pokial' ide o nové lieky, otakavana di7ka Zivota sa odhaduje na zaklade
vysledkov klinickych Studii, pricom sa meria celkové preZzitie (OS - overall survival)
a preZitie bez progresie (PFS - progression-free survival) 22, Vzhladom na vysSie
uvedenu neistotu, pokial' ide o U€innost lieku v horizonte Zivota, ofakdvané 0S
sazvycajne extrapoluje z PFS 213,
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Kvalita Zivota sUvisi so zdravim, t. |. je spojena s konkrétnym zdravotnym stavom,
214, kde O je smrt, bezvedomie, bezmocnost a 1 je UpIné zdravie 25, Kvalita Zivota
slvisiaca so zdravim sa meria réznymi metédami; v EU a Spojenom krélovstve sa
najviac uprednostfiuju modely zaloZené na dotaznikoch EQ-5D-3L a jeho moder-
nizovanej verzii EQ-5D-5L 26, na ktoré odpovedd respondent sam @V, Tieto dotaz-
niky sa zameriavaju na pat dimenzii ovplyviujucich kvalitu Zivota: mobilitu, sta-
rostlivost o seba, beZné ¢innosti, bolest a nepohodlie, Gzkost a depresiu. Verzia
3L pracuje s tromi moZnymi odpovedami (Uroviiami odpovedi), zatial ¢o verzia 5L
pouZiva pat Urovni - od Ziadnych problémov aZ po extrémne problémy (neschop-
nost) 218 Respondent je tieZ poZiadany, aby na stupnici od 1 (najhorsi mozny zdra-
votny stav) do 100 (najlepSi mozny zdravotny stav) uviedol, aky dobry alebo zly
je jeho zdravotny stav v defi vyplnenia dotaznika 2°. Udaje sa zbieraju v pravidel-
nych intervaloch #2° pocas klinickych skiSok 22,

Ndklady a u¢innost hodnoteného lieku sa porovndvaju s nakladmi a Gcinnostou
Standardnej lieCby (relevantny komparator) 222, Takto mozno odhadnut doda-
to¢né ndklady na QALY ziskané novou lietbou 223, Cim U€innejsia je novd lie¢ba,
tym vySSie moZu byt naklady, ktoré ¢asto dosahujd hornd hranicu (prah), ktord
~definuje maximdlnu hodnotu lieku pre systém zdravotnictva“ 2?4 Na udrovni $tatu
moZe byt tato hranica stanovenad aj ako urcity podiel hrubého domdaceho produk-
tu (HDP) alebo percento vSetkych nakladov na zdravotnu starostlivost 22>,

Analyza nakladovej efektivnosti zaloZend na QALY bola ostro kritizovana z roz-
nych hladisk - od technického 2?® aZ po etické. Zakladné etické obavy spociva-
ju v samotnej myslienke, Ze ,Zivot je hodnotnejsi, ak sa zlepsi jeho kvalita” ¢/,
s nevyhnutnym zdverom, Ze sa ,,porovndvaju Usudky o hodnote réznych Zivotov” 2%8,
Je isté, Ze pri uplatiiovani na individualnej drovni QALY znevyhodriuje tych, kto-
ri maju menej ,Ziaduci zivot" ¢23, teda zdravotne postihnutych a starSich l'udi;
na ,makro” drovni HTA podriad'uje zaujmy jednotlivca zdujmom spoloc¢nosti 23,

Dosledky analyzy ndkladovej efektivnosti zaloZzenej na QALY moZno ilustrovat
na uz spominanej 23 génovej terapii Zolgensma. Podla Starnera a Gleasona by
cena terapie mohla byt stanovend na 1,1 miliéna USD, ak sa lieCia pre-symptoma-
tické deti; v pripade deti s priznakmi ochorenia (t. j. nizSou kvalitou Zivota suvisia-
cou so zdravim) nemdZe cena Zolgensmy presiahnut 310 000 USD, aby sa pova-
Zovala za ndkladovo efektivnu %32,
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Napriek tomu sa v sdcasnej ekonomickej realite zdd byt nemozné poskytnut
.kazdému z nas rovnaku Sancu na Zivot, nech uZ je akdkol'vek” 23, Ako je dobre
zname z ekonomickej tedrie, kazdé rozhodnutie tykajlce sa alokdcie obmedze-
nych zdrojov je prepojené s nakladmi na nevyuzité prileZitosti, ked'Ze ,vyuZitie
zdrojov jednym sp6sobom brani ich vyuzitiu inym spésobom” 234, Preto moZno
tvrdit, Ze explicitné porovnanie ndkladov a efektivnosti réznych intervencii
je nevyhnutné pre realizaciu akejkol'vek politiky v oblasti zdravotnej starostli-
vosti. Liek s marginalnym, ale ndkladnym zlepSenim zniZuje efektivnost zdravot-
nej starostlivosti 23>,

Preto je dbleZité, aby sa zaviedli dostatoCne silné mechanizmy ndkladovej efek-
tivnosti, ktoré zabrania nadmernému vyuZivaniu zdrojov z dévodu prenikania
novych, ale neucinnych zdravotnych technoldgii. Okrem hodnoty za peniaze
poskytované systému zdravotnej starostlivosti by nasledné trvanie na nakla-
dovej efektivnosti mohlo motivovat farmaceutické spolo¢nosti, aby sustredili
svoj vyskum a vyvoj na uvedenie hodnotnejSich liekov na trh 23, Tento zaver
v&ak neznamend, Ze predpokladana df7ka a kvalita Zivota s jedinymi faktormi,
ktoré by sa mohli zohladnit v rdmci hodnotenia nakladovej efektivnosti inova-
tivneho lieku ”.

3. Spolocenska hodnota

Prijatelny pristup k stanoveniu hodnoty inovativnej lietby zahffia posudenie
jej SirSieho spolotenského prinosu. V dbsledku predCasnej smrti je pracovna
sila pacienta ,vyradend z vyroby” 238, Podobne aj zdvazné chronické ochorenie
zvytajne vedie k strate alebo zniZeniu produktivity, ktord je ndsledne kompen-
zovand systémom socidlneho zabezpetenia. Preto maju lieky schopné pred|-
Zit Zivot a ul'ahtit pacientovi ndvrat do prdce rozSirenud spolocenskd hodnotu.
Jednoznacnym prikladom je cielena liecba chronickej myeloidnej leukémie inhi-
bitormi tyrozinkindzy, ktorych prinos z hl'adiska preZitia a kvality Zivota bol re-
volucny. Podl'a vyskumu uskutotneného v USA priniesli tieto lieky pocas prvych
desiatich rokov od vstupu na trh spoloenskid hodnotu viac ako 143 miliénov
dolarov 23, Okrem toho sa priblizne 90 % tychto prostriedkov vrdtilo pacientom,

zatial o 10 % ziskali farmaceutické spolocnosti vo forme zisku 24°,
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Do uvahy by sa mohla brat aj individudlna zataz, ktord choroba predstavuje
pre pacienta a jeho pribuznych. ZniZzend produktivita méZe viest k invalidite,
ktora spbsobuje prudky pokles prijmov; okrem toho fixné naklady domacnosti
zostavaju rovnaké, ale vydavky spojené s chorobou sa zvySuju °*, Financna zataz
sa eSte zhorSuje, ak pacient potrebuje trvalu starostlivost. Partner alebo pribuz-
ny sa Casto stdva opatrovatelom na plny Uvdzok, a rodina tak prichddza o d‘alsi
zdroj prijmov 42,

Napriek tomu je potrebné zahrnut spolofenské ndklady do vypoctu hodnoty
opatrne, najma v sdvislosti so stavmi spojenymi s trvalym zdravotnym postihnu-
tim, ktoré znizuju ,moznosti nezdvislého zivota a zamestnania” 4. Takéto zniZe-
né moznosti su takmer nevyhnutne spojené s ndkladmi na socidlnu starostlivost
v roznych formach a rozsahu. Preto akakol'vek ina liecba ako t3, ktord dokaZe pa-
cienta vyliecit, vedie k zvySeniu ndkladov na zdravotnu aj socidlnu starostlivost.
Jednoducho povedané, ¢im dlhSie osoba s urcitym postihnutim Zije - €o naznacuje
acinnd liecbu - tym vySSie st ndklady na socialnu starostlivost.

Okrem toho je ddlezité uznat aj skutotnost, Ze pred(Zenie preZivania prina-
Sa spolo¢nosti viac nez len vyhody. Spolocnost Phillip Morris vo svojej nesldvne
znadmej $tudii z roku 2001 odhadla, Ze faj¢enie prindsa Ceskej republike ekono-
mické vyhody, pretoZe fajciari ,umieraju mladi a neodchadzaju do déchodku" 244,
Hoci metodika analyzy bola neskdr ostro spochybnend ¢4, za ¢o sa spolo¢nost
neskor ospravedinila, nemozno popriet, Ze Studia vytvorila priestor na Uvahy
o tom, i pred¢asna smrt (kratko po dosiahnuti déchodkového veku) méze byt
pre spolocnost ekonomicky vyhodnd, najmd v rdmci priebezného déchodko-
vého systému.

Okrem tychto pomerne extrémnych Uvah moZno namietat, Ze spoloCensku
hodnotu inovativnej lieCcby nemozno presne vypocitat z hladiska socidlno-
ekonomického a socidlneho zataZenia pre kazdy liek a v kaZzdej krajine. Pred-
pokladom takéhoto pristupu je koreldcia systémov zdravotnej starostlivosti
a socidlneho zabezpetenia z hladiska sledovania spolo¢ného ciela. Cim viac
sa bude klast dbéraz na inovativhu liecbu, aby sa pacientom ulahtila cesta
k navratu do aktivneho Zivota, tym obmedzenejSia bude pomoc Statu. Okrem
toho je tento pristup uplatnitel'ny predovSetkym na ur€ité choroby. Za priklad
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mozno povazovat migrénu, ktord negativne ovplyviiuje schopnost ¢loveka
samostatne fungovat a s fiou spojend strata produktivity predstavuje najvacsiu
Cast pripisanych nakladov 246, Z toho vyplyva, Ze lieky, ktoré mbZu znizit pocet
a zavaznost migrén, majud nespochybnitelnd spoloCenskd hodnotu.

V rédmci analyzy nakladovej efektivnosti by sa spoloCenskd hodnota mohla od-
hadnut z hl'adiska ,nepriamych ndkladov”, ktoré vznikli mimo systému zdravot-
nej starostlivosti 2#. Hoci vaZenie nepriamych nakladov stale nie je sucastou
do hodnotenia zahrfiaju ndklady na stratu produktivity a vydavky, ktoré vznikli
rodindm pacientov 248, Vo vSeobecnosti chyba konsenzus, ¢i do hodnotenia za-
hrndt urcité typy ndkladov (napr. pracu oSetrovatelov alebo ¢as pacientov) 24°.
Preto sa vysledky hodnoteni spolotenskej hodnoty konkrétnej intervencie mézu
vyrazne liSit.

Avsak aj napriek presnej metodike prindSa nastup revolucnych inovativnych lie-
Cebnych postupov, najma génovej terapie, niekol'ko vyziev z hladiska odhadu
spoloCenskej hodnoty. Skusenosti s lietbou si obmedzené relativne nizkym
poCtom pacientov a kratkym obdobim jej pouZivania. Preto stale nie je mozné
s istotou tvrdit, Ze obrovské ndklady na thradu sa zaplatia samy; i uz ako priame
ndklady na zdravotnu starostlivost alebo nepriame naklady usetrené vo forme
socialneho zabezpeclenia. V zdujme zabezpelenia pristupu k inovativnej lietbe
sa preto povaZuje za nevyhnutné, aby prdavne predpisy umoZiovali rézne alter-
nativne modely (adaptivne cesty) financovania liecby, ktoré dokazu zmiernit
rizikd, ktoré zndsa platca.
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Kapitola 3: Platenie za inovacie

1. Adaptivne cesty k tihrade

~Adaptivne cesty platitela” 2°° majud za ciel’ ulah¢it pristup k liekom s vysokou
cenou a neistou hodnotou. Zvycajne sa vyhladdvajud, ak liek nevyhovie hodnote-
niu nakladovej efektivnosti, alebo ak toto hodnotenie nemozno vbbec vykonat
pre nedostatok relevantnych ddajov 2% V dbsledku toho sa adaptabilita tychto
pristupov chape ako pripravenost odchylit sa od Standardnej dpravy Uhrady
liekov v konkrétnej krajine.

NajvyznamnejSou formou adaptivnych ciest 2 si dohody o riadenom vstupe
(MEA), t. j. déverné zmluvy medzi farmaceutickymi spolo¢nostami (drzitelmi
rozhodnutia o registrdcii) a platitelmi, v ktorych st definované osobitné pod-
mienky na ziskanie pristupu k inovativnemu lieku 2 pre jednotlivého pacienta
alebo pre cielovu skupinu pacientov % Vzhladom na r6znorodost faktorov,
na ktorych sa mézu zmluvné strany dohodndt, mozno kazdud MEA ,povazovat
za jedinecnu 2. Bez ohl'adu na tuto ,jedinecnost” mozno MEA prijat len v ramci
pravneho ramca, ktory umozfiuje urcité typy MEA v danom Stdte. V tomto ohlade
slizia MEA ako ,stratégia vladnej politiky” 2°® na ,racionalizaciu zavddzania a pou-
Zivania” 2> liekov.

Siroké spektrum MEA by sa v zdsade dalo rozdelit na zéklade ich hlavného zame-
rania na dohody zaloZené na financidch, vykone a sluzbach 28, Hlavnym cielom
dohéd zaloZenych na financovani (FBA - finance-based agreements) je obmedzit
vplyv Uhrady inovativnych liekov na rozpocet 2°. NajjednoduchSou formou dohéd
o finantnej podpore su déverné zl'avy z cennikovej ceny lieku 259, K zloZitejSim ty-
pom patria dohody o cene a objeme (PVA - price-volume agreements) a schémy
obmedzovania davok alebo ¢asu % V ramci PVA sa platca dohodne na uhrade
ur¢itého mnozstva liekov za stanovenu cenu; na doddvky presahujice dohod-
nuty objem sa vztahuje vopred stanovena zl'ava %2, V pripade systémov so stro-
pom platca prepldca len urtité mnozstvo davok alebo hradi naklady len pocas
obmedzeného obdobia, ktoré je zvycajne vymedzené poctom lieCebnych cyklov.
Po dosiahnuti limitu d'alSie ndklady na liek preplati farmaceuticka spolo¢nost 253
Vo vSeobecnosti st FBA najvyuzivanejSim typom MEA 264 vd'aka nekomplikovanej im-
plementdcii a ich jasnému zdévodneniu ako ,,nastrojov na obmedzenie nakladov" 25,
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Dohody zaloZené na vykone (PBA) si zamerané na manazovanie neistdt sdvisia-
cich s dcinnostou lieku v redlnom svete 2%, Podla ich Struktury ich moZno d'alej
rozdelit na dohody upravujice Uhradu na zdklade vyvoja klinickych ddkazov
o0 Ucinnosti lieku (“coverage with evidence development”), schémy platieb podla
vysledkov a dohody o podmienetnych dhraddch (“payment-by-result schemes
and agreements on conditional reimbursement continuation”) 2,

Hoci sa klasifikacia PBA dohdd v réznych krajindch [iSi %68, vo vSeobecnosti konec-
na vyska Uhrady poskytovana platcom zavisi od dosiahnutia urcitého ciel'a 2.
V doésledku toho spotiva hlavna vyzva implementdcie PBA v nutnosti definovat
presné kritéria Uspechu a neuspechu liecby; v pripade viacerych koncovych bo-
dov je potrebné presne urcit relativnu vahu jednotlivych prvkov ¢7°, Okrem toho
je potrebné definované kritéria monitorovat a vyhodnocovat, idedlne u kaZzdého
pacienta, ¢o si okrem iného vyZaduje IT systémy a registre, o znamena dalSie
naklady #7*. Napriek tomu je aj pri najlepsich monitorovacich systémoch tazké
zabezpecit, aby pacienti dodrziavali lieCbu 272, Preto m6ze byt nemozné urcit,
Ci pripadné zlyhanie lie¢by nebolo spdsobené odklonom pacientov od predpisa-
ného rezimu 273, Tieto ,kritické tazkosti z hl'adiska pouzitel'nosti” 274 brania SirSie-
mu zavedeniu PBA 7>,

Nedavno bol do klasifikdcie MEA zaradeny treti typ dohdd o sluzbach (SBA -
service-based agreement) 276, Utelom dohdd SBA je ,zlepsit optimalne pouZi-
vanie a vysledok lieCby” ¢ prostrednictvom réznych ndstrojov zameranych na
zlepSenie zdravotnickej infraStruktury a budovanie adherencie pacientov k lie¢-
be. SluZzby poskytované v ramci tychto zmliv méZu zahriat digitalne techno-
|6gie (mobilné aplikacie, webové portaly), ako aj osobnu podporu poskytovanu
prostrednictvom domdcich navstev, rehabilitdcie alebo dodatocnych terapii 78,
lietby pacientmi 272, Podl'a korporatneho newspeaku su tieto sluzby ,nad ramec
tabletky” 28 (“beyond the pill") schopné premenit farmaceutickl spolo¢nost
.Na inovativneho partnera pre poskytovanie zdravotnej starostlivosti” <&
Takato transformacia vSak vyvoldva oprdvnené obavy o legitimnost zverenia
Casti zdravotnej starostlivosti farmaceutickej spolo¢nosti.

Bez ohladu na Specifické problémy suvisiace s implementdciou sa MEA vo vSe-
obecnosti ,stdvaji toraz populdrnejdimi” 2% v EU a v Spojenom kréalovstve,
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Okrem ¢lenskych Statov s dlhSou tradiciou vyuZivania réznych foriem adaptiv-
nych spésobov Uhrady inovativnych liekov °83 sa rozSirenie MEA zvysilo aj v ¢len-
skych Statoch strednej a vychodnej Eurdpy 284, Je zrejmé, Ze platcovia vo vSetkych
eurdpskych krajinach Celia rovnakej vyzve, ktord predstavuje vyroba liekov s ne-
istou Ucinnostou a extrémnou cenou, ktord poZadujd pacienti a pacientske orga-
nizacie. Na prvy pohlad MEA ponukaju funkcné rieSenie vSetkych tychto problé-
mov. BliZsi pohl'ad vSak m6Ze poskytnutiny obraz.

2. Cesty do zahuby?

VySSie slibeny blizSi pohlad méZe byt tazké poskytnut, pretoze diskrétnost
MEA zmldv fakticky znemoZriuje akékol'vek systematické nezdvislé hodnote-
nie ¢85 ich dcinnosti pri dosahovani ich cielov, pokial ide o zmiernenie neistoty,
zniZenie vplyvu na rozpocet a ulahZenie pristupu k inovativnej lie¢be 286, Hoci sa
pravidla zverejfiovania informdcii o liekoch v jednotlivych ¢lenskych Statoch
liSia, dovernost, pokial ide o prislusné financné prvky, je zdkladom kazdej MEA 27,
V dbsledku toho sa zd3, Ze poZiadavka transparentnosti, ktorou sa riadi pridelo-
vanie zdrojov, sa akosi vynechdva. Napriek tomu moZno z trendov implementacie
MEA zmliv vyvodit urtité efekty. Dabbous a kol. pri analyze MEA v EU pozname-
nali, Ze ,priamociarost a zlavy sd hlavnymi hnacimi silami a smerovanim MEA" 288,
Takéto smerovanie v3ak vedie k diferencovanej cenotvorbe zaloZenej na ceno-
vej diskrimindcii 2,

Déverné zlavy urCite zohrdvaju délezitu ulohu pri ulahcovani pristupu k inova-
tivnym liekom v menej prosperujucich clenskych Statoch 20, Vzhl'adom na pri-
merane nizku hranicu ndkladovej efektivnosti by tieto krajiny neboli schopné
pokryt cennikovud cenu stanovenud vyrobcom. Napriek tomu zl'avy a iné finantné
denciu vyrazne prevysovat zlavy poskytované mensim krajindm s obmedzenou
kdpnou silou 22,

Okrem toho obrovské rozdiely medzi uvedenymi a skutocnymi cenami fakticky
znemoZniuju externé referencovanie cien 2%, ktoré je najma pre Staty s nizkymi
prijmami dblezitym regulatnym ndstrojom na kontrolu cien liekov 234, Bez tohto
nastroja nie su platitelia schopni stanovit referentnd hodnotu pre rokovania
s vyrobcom 2%, Ako poznamenali Morgan a kol., ,utajovanie konecnych cien brani
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vSak nie je bez negativnych dbésledkov, kedZe vyuzivanie tohto systému vied-
lo farmaceutické spoloCnosti k tomu, Ze spociatku uvadzali svoje lieky na trh
v bohatsich krajindch ¢%, ¢im sa odd‘aloval pristup v krajindch so zniZzenou ekono-
mickou silou 2%,

Okrem narusenia referencovania cien existuju aj dalSie obavy sUvisiace s MEA.
Hlavnou zdsadou tychto dohéd je ulahtit dostupnost ,velmi drahych liekov
s neistou pridanou hodnotou” 2%, ktoré by neboli zahrnuté, ak by sa posudzovali
Standardnym postupom. Inymi slovami, regulatné pravidla pre lieky sa obcha-
dzaju, aby sa pacientom poskytli terapie s neistym prinosom.

Vzhladom na nedostatok ddkazov spbdsobeny vySSie uvedenou dbévernostou
zmldv nemoZno zhrnit efekt na zlep3enie dizky a kvality Zivota pacientov lie-
Cenych na zaklade MEA 3%, Napriek tomu je mozné vyvodit zavery z hldsenych
vysledkov inovativnych liekov. Podl'a retrospektivnej Studie 48 liekov pre 68 on-
kologickych indikdcii, ktoré boli centralne registrované v rokoch 2009 - 2013 3%,
v 39 (57 %) indikdciach tieto lieky ,nepreukazali Ziadne zlepSenie prezivania
alebo kvality Zivota oproti aktivnej lietbe, placebu alebo ako doplnok k lietbe" 3%,
Takdto neuspokojivd Uginnost vsak sotva mozno vnimat ako prekvapujucu.
V tase registracie na trhu sa pred(Zenie Zivota v rozsahu od jedného mesiaca
do 5,8 mesiaca (median 2,7 mesiaca) preukazalo len v jednej tretine indikacii;
kvalita Zivota sa zvysila v siedmich indikdciach 3%,

Podobné obavy tykajuce sa okrajovych pridanych prinosov inovativnych liekov
vyjadrili v analyze Wiesler et al. 394, Dalej varuju pred spoliehanim sa na ,iltziu
dbkazov po schvaleni” 3%, ktoré v kone¢nom ddsledku preukaZzu Gcinnost liecby.
V skutoCnosti je zhromazdovanie Udajov po uvedeni lieku na trh mimoriadne kom-
plikovany proces, ktorému brani nedostato¢nd spolupraca vyrobcov, ponechana
bez sankcif zo strany regulacnych organov 3°, UZ dobre opisana ,prevaZzne pasiv-
na uloha” 3%, ktord prijali requlacné organy, sa zda byt logickym ddésledkom poli-
tickych nakladov spojenych so stiahnutim (hoci len do¢asne) uhradzaného lieku 3°8,

Vel'kost otakdvaného politického tlaku by pravdepodobne zdvisela od réznych
faktorov vratane zavaZznosti ochorenia, charakteristik pacientov, dostupnosti
inej lieCby a rozsahu vyuzivania docasne schvaleného lieku 3°°, Vo vSeobecnosti,
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akdkol'vek zmena rozhodnutia o Uhrade zamerana na obmedzenie alebo dokonca
zruSenie rozsahu Uhrady docasne schvdleného lieku by sa mohla realizovat velmi
tazko 3 Ako poznamenali van de Wetering et al., ,zastavenie Uhrady sa zda byt
tazSie ako vdbec nezatat s Uhradou” 3!, ked'Ze politici aj verejnost maju tenden-
ciu vnimat ukoncenie Uhrady ako stratu 32, Preto si kazda MEA, ktorej cielom je
dosiahnut svoj Ucel, ¢i uz ako nastroj na obmedzenie nakladov alebo na zvladnu-
tie neistoty, vyZaduje starostlivo pripravenu stratégiu potencialneho ukoncenia 3%,

Pokial' ide o vyzvy slvisiace s implementdciou réznych typov MEA, skisenosti
Clenskych Statov sa dost liSia 34, Taliansko je urcitym sp6sobom varovnym pri-
kladom tazkosti spojenych s MEA. Hoci sa taliansky pristup k vyuzivaniu MEA
zalozenych najmd na vykone vo viacerych predchadzajucich Studidch oznacoval
za najlepSi, nedavne analyzy 3 jasne naznacuju, ze mnohomilionové investicie
do registrov a do infrastruktdry na podporu MEA sa nevyplatili. Udaje ziskané
z tychto registrov st nedplné a nedokazu znizit neistotu platitela. Preto sa vac-
Sina ambicidéznych MEA s komplikovanymi systémami vykonnosti neskor zmenila
na jednoduché dohody o zl'ave 36,

Napriek tomu sa zdd, Zze kombindcia rozpoCtovych obmedzeni, cien liekov a do-
pytu pacientov spdsobuje, Ze MEA st nevyhnutné 3, Vzhl'adom na ich nedostat-
ky vyvolava Siroké vyuzivanie dohdéd mnohé obavy. Hoci MEA ulah&uju pristup
k novo registrovanym liekom, ich skutony prinos pre jednotlivych pacientov
a populdcie pacientov, ako aj ich hodnota za vynaloZzené prostriedky pre systémy
zdravotnej starostlivosti zostdvaju nejasné. Takato neistota je nesmierne nepri-
jemna, pretoZe Ziaden adaptivny spdsob uhrad, bez ohladu na formu, by nemal
slazit ako brana k plytvaniu vzacnymi zdrojmi.

3. Prehodnotenie mozZnosti

Hoci sa zda, Ze dohody MEA su v sdvislosti s inovativnou lietbou nevyhnutné,
nemusia byt schopné zaistit pristup k lietbe buddcnosti. Perspektiva extrémne
vysokej jednorazovej investicie do jednorazovej lie¢by s pravdepodobnym celo-
Zivotnym prinosom pre pacienta obracia konventnu logiku tvorby cien a thrad 38,
Ako spravne konstatovali Dabbous et al. je ,nejasné, ako budu platcovia rieSit na-
stup regenerativnej mediciny” 3'°. Napriek tomu bolo navrhnutych niekol'ko rieSeni,
ktoré rieSia bud'dilemu thrady, alebo dilemu ,pristup k liekom verzus inovacie” 32,
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Z hladiska dhrady si drahé terapie vyZaduju nastroje na rozdelenie platby bud’
v Case, alebo medzi r6znych platcov 32 Navrhovany model dhrady zaloZeny
na anuite 32 vychadza z jednoduchého principu rozdelenia ceny terapie na nie-
kol'ko splatok, ktoré by sa vyplacali rotne pod podmienkou splnenia vopred defi-
novanych koncovych bodov. V tomto ohl'ade model spdja princip platby za vykon
MEA a zaroven zmierfiuje vplyv extrémnych cien na pefiazné toky platitelov 3%,

Na podobnom zaklade bude fungovat koncepcia ,hypotéky na liek” 3% s pravidel-
nymi mesacnymi platbami, ktoré budul nasledovat pacienta pri zmene platitela
(zdravotnej poistovne). Tymto sp6sobom sa vyrieSia obavy platitel'ov pésobiacich
v systémoch zdravotnej starostlivosti s viacerymi poistoviiami 3%°; inak by tito
platitelia boli v jasnej nevyhode, ak by pacient po jednorazovej Uhrade terapie
v takomto vel'kom finan¢nom rozsahu nasledne zmenil poistovriu.

Dal3ie rieenie dilemy Ghrady by mohlo spotivat v rozdeleni nakladov medzi via-
cerych platitelov prostrednictvom vytvorenia mechanizmov (zdruzeni alebo
fondov) na vyrovnanie vydavkov a amortizaciu na kolektivnom zdklade. Tieto
~programy na vyrovnavanie rizik” 36 by mohli byt spolufinancované platcami a ri-
zikd by boli sikromne poistené. Preto by zlyhanie konkrétnej terapie neohrozilo
udrzatelnost fondu.

Definovanie konkrétnych postupov tykajucich sa tychto modelov v pravnych
predpisoch, ako aj ich nasledna implementdcia do praxe by vSak boli mimoriadne
tov implementovat funk&né MEA zaloZené na vykonnosti 3¢ sa zdd byt univer-
zalne vyuZivanie edte sofistikovanejsich systémov na trovni EU skér iluzérne.
Preto moZno oCakavat, Ze rozdiely v pristupe k inovaciam medzi ¢lenskymi Statmi
sa budd nad'alej prehlbovat.

Perspektivu v tomto smere by mohla ilustrovat uz spominana génova terapia
Zolgensma 32°, Nemecko je v Case pisania tejto prace jedinym Clenskym Statom,
kde je Zolgensma dostupna pre vSetkych pacientov, ktori majud na liecbu narok
z medicinskeho hladiska 3%°. Uhrada je zaloZend na systéme rozdelenia rizika,
ktory vyjednal Specialny fond zdruZujuci 50 nemeckych zdravotnych poistov-
ni 31, Podla dohody vyrobca vrati uhradené platby, ak sa nedosiahnu prislusné
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ciele terapie 3%, Hoci rokovania o Uhrade liecby prebiehajd vo viacerych ¢lenskych
Statoch 333, neddvno zverejnené analyzy naznatuju, Ze Zolgensma nebude spliat
ich kritéria nakladovej efektivnosti 334 Bez ohl'adu na hl'adisko hodnoty za pe-
niaze moZno predpokladat, Ze Zolgensma bude nasledovat model v Gvode spo-
menutého lieku Orkambi 3% a pod masivnym tlakom verejnosti - zintenzivnenym
rychlo postupujucim priebehom ochorenia 3¢ - bude uzavretd nejakd forma MEA.
No vzhl'adom k roztrhnutému biotechnologickému vrecu 37 so sfubnymi géno-
vymi a bunkovymi terapiami 338, sU naliehavo potrebné systematickejSie rieSenia.

Na rieSenie problému prehlbujtcich sa rozdielov v pristupe k inovativhym liekom
Dabbous a kal. 33, navrhli zavedenie systému podobného spolotnej pol'nohospo-
darskej politike EU (SPP) 340, Hoci ndvrh zatial' nebol podrobnejsie rozpracovany,
uplatriovanie principov SPP do uhrad liekov by mohlo spocivat v poskytovani pria-
mych platieb ¢lenskym Statom (ich platcom zdravotnej starostlivosti) s cielom
zvysit ich schopnost financovat inovacie na svojom Uzemi. Vzhladom na skuse-
nosti s SPP by takyto systém pravdepodobne vyvolal znatné obavy o rozdelenie
medzi ¢lenskymi Statmi 34, Preto sa kaZzda koncepcia zaloZend na myslienke ,nad-
ndrodnej solidarity” 3*2 musi predovSetkym zaoberat otazkou motivacie obtanov
jedného clenského Statu prijat ,redistribu¢ny zavdzok” 343 voci pacientom a plat-
com v inych ¢lenskych Statoch.

V ramci hladania moznosti, ako zachrdnit udrzatelnost rozpottov na zdravotnu
starostlivost v Clenskych Statoch, sa okrem toho diskutovalo o viacerych napra-
vach ,nevyvdazeného patentového systému” 3*4 pri liekoch. Samozrejme, problém
s patentovanim trividlnych vylepSeni existujucich liekov by mohol spotivat v pri-
stupe ,jeden a dost"” 34, ktory by obmedzil pocet patentov na lieky, ale sotva by
vyrieSil problém vstupu drahych liekov na trh. VyuZitie flexibility, ktord pondka
TRIPS 34, by v&ak pravdepodobne mohlo 3, Hoci prévne predpisy EU a Spojené-
ho kralovstva umoziiuju udelovanie povinnych licencii, ich faktické uplatnenie
je skor zriedkaveé 348,

Viac ako skuto¢né rieSenie zlyhania trhu 34° sa,,pravna moZnost porusenia paten-
tov"” 3% vnima ako ndstroj cenového vyjednavania !, ktory sa pouZiva na ovplyv-
nenie ochoty farmaceutickych spolo¢nosti zniZit cennikovl cenu svojich liekov
na prijatelnd droven 32 Neochota zaviest obmedzenia voci drzitelom patentov
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- alebo reformovat patentovy systém vo vSeobecnosti - vychadza najmd z obav
z ruSivych utinkov tychto nastrojov na inovdcie zaloZené na patentoch 33,
Kompromis medzi ddajne diametralne odliSnymi silami inovacie a pristupu 34
by sa dal dosiahnut oddelenim vyskumu a vyvoja od nasledného vyuzivania jeho
vysledkov. Napriek tomu by alternativne spdsoby financovania vyskumu a vyvoja
(platba za stimul, cena za objav) mohli byt komplikované a naro¢né na realizaciu 3.

Doteraz navrhované koncepcie sa vS8ak zameriavaju na ponukovu stranu rovnice.
Uhol pohladu, ktory sa zda byt pomerne malo diskutovany 3°°, je dopyt po liekoch.
Aby sa vSak naSlo skutotne udrzatel'né rieSenie ,krizy cien liekov"” 3/, treba sa za-
oberat aj takmer jednohlasne akceptovanym ndrokom na naplnenie neuspokoje-
nych potrieb pacientov.

Pri analyze moznosti implementdcie inovativnych modelov platieb za inovativne
lieky skupina expertov EK zd6raznila dblezitost zosuladenia ,pozicii vlady (alebo
verejnych subjektov) a verejnej mienky" 38 pri kazdom rokovani ovplyviujicom
pristup k inovativnym liekom 3%, Inymi slovami, zotrvdvanie v ,rozumnej nezhode
0 zadsadach, ktorymi by sa malo riadit stanovenie priorit” 3, je luxus, ktory si spo-
lo¢nost uz nemusi dovolit.

Ambiciézny ciel zjednotit rézne zaujmy tykajuce sa zdravotnej starostlivosti
si vSak vyZaduje transparentnost. Je potrebné otvorene diskutovat o dostupnom
rozpocte na zdravotnu starostlivost a o désledkoch rozhodnuti z hl'adiska ndkla-
dov obetovanych prileZitosti.

Bez ohladu na to su vyzvy spojené s takouto otvorenou diskusiou zrejmé. Zda sa
totiz takmer nemoZzné reagovat na utrpenie pacientov, ktori apeluju na nevycis-
litelnd hodnotu l'udského Zivota, ,chladnou logikou racionalizacie” 3% A pred-
sa je potrebné otvorit verejnu diskusiu napriek predpokladanym tazkostiam.
Hoci niektori jednotlivci m6Zu trvat na tom, Ze spolo¢nost nikdy nemdze akcep-
tovat hodnotové sudy typu ,2,1 miliéna dolarov je priliS vela na preZitie tohto
dietata” 3%, je to presne ten druh hodnotového posudenia, ktory ako spolo¢nost
musime zvlddnut urobit. Nech je lietba akokol'vek prospesna, jej cena nie je za-
nedbatel'nd. Ak sa uhradza prostrednictvom systému financovaného z verejnych
zdrojov, sU ohrozené l'udské prava inych. Ak je financovana zo sukromnych zdro-
jov, znizuje ,/'schopnost spolocnosti plnit svoje socidlne zdvadzky" 263, ¢o by mohlo
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byt z dlhodobého hl'adiska nemozné ustat. V désledku toho vSetci pacienti a ich
zdastupcovia by mali uznat, Ze naplnenie ich neuspokojenych zdravotnych potrieb
im m6Ze byt odopreté z dévodu nedostatku zdrojov %4, bez ohl'adu na dopady
na kvalitu alebo dfZku ich Zivota.
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Zaver

Prichod drahych inovativnych liekov zvySil rozdiel medzi idedlnou a dostupnou
zdravotnou starostlivostou, t. j. medzi najvySSim dosiahnutelnym Standardom
zdravotnej starostlivosti a Standardom, ktory mozno v danom $tdte dosiahnut.
rozpor. Napriek tomu, bez ohl'adu na velkost rozpoctu na zdravotnu starostlivost,
je povinnostou Statu efektivne vyuZivat svoje zdroje.

Efektivne pridelovanie zdrojov v oblasti zdravotnej starostlivosti si vyZaduje
presné informacie o oCakdvanej icinnosti a nakladovej efektivnosti kazdej medi-
cinskej intervencie. V idedlnom pripade by sa prinosy lieku v redlnom svete mohli
extrapolovat z klinickych skuSok, ktoré predchadzali jeho registracii na trhu.
Takyto zaver je viak nespravny. Udaje z redlneho sveta dokazuju, Ze len mengi-
na liekov, ktoré presli regulatnym sitom, priniesla pacientom vyznamnu pridanu
hodnotu. Neistotu tykajdcu sa ucinnosti inovativnych liekov v klinickej praxi d'alej
zvysuju adaptivne cesty k registracii, ktoré umoznuju rychle schvdlenie pravde-
podobne Zivot zachranujucich liekov, najmad liekov na ojedinelé ochorenia. Tieto
povolovacie mechanizmy vSak nedokdzu zabezpetit skutocny pristup k liekom
v Clenskych Statoch. Znacné rozdiely medzi ¢lenskymi Statmi, pokial ide o faktory
dbélezité pre dhradu liekov, nevyhnutne vedu k nerovnosti v pristupe, ktory sa zda
byt nezvlddnutelny pomocou nastrojov EU.

Sdcasne sa ,splnomocneni” pacienti a ich organizdcie s podporou farmaceutic-
kého priemyslu doZaduju pristupu k centrdlne registrovanym liekom v ¢lenskych
Statoch. Hoci sa ¢innost organizacii pacientov neobmedzuje len na vedenie kam-
pani, pravdepodobny prinos ich ¢innosti pre jednotlivych pacientov a ich rodiny
by nemusel vyvazit rusSivy Gcinok ich aktivit na rozdel'ovanie zdrojov zdravotnej
starostlivosti v ¢lenskych Statoch. Okrem toho istota, Ze organizacie pacientov
budu ,presadzovat pristup k liekom"”, by mohla eSte viac obmedzit uz aj tak nizku
ochotu farmaceutickych spolocnosti zavadzat spravodlivé cenové politiky.

VSetky Clenské Staty preto potrebuju rieSenie, ktoré by im umoZnilo vyrovnat sa
s ndro¢nou kombinaciou ndkladov, neistoty a dopytu, ktoru inovacie predstavu-
ju. Tieto problémy sa rieSia v ramci MEA v roznych formach. VyuZivanie MEA v3ak
moze byt vnimané ako velmi problematické z réznych hl'adisk vratane hl'adiska
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[udskych prdv. Odklon od ,transparentného a nezavislého procesu hodnotenia
Uhrad” 3>, ktory tieto dohody nevyhnutne prinasaju, je v priamom rozpore s po-
vinnostou Statu zabezpetit vsetkym ob&anom pristup k zdravotnej starostlivosti.

V suvislosti s regenerativnymi terapiami sa hl'adaju nové pristupy k dileme dhra-
dy. Cast tychto rieSeni sa zameriava na rie$enie bezprostrednych obdv platitelov,
ktorf by neboli schopnf zvladnut svoj cash-flow, ak by boli povinni platit miliény
eur za noveé terapie zo svojich ro¢nych rozpoCtov. Iné, systematickejSie navrhy
sa zameriavaju na odstranenie najviditelnejSich nedostatkov patentového sys-
tému alebo vyzyvaju na eSte radikdlnejSie zasahy, vratane vyuzitia povinnych
licencif. Pravdepodobnost skutoZného uplatnenia tychto nastrojov v EU, ako ajich
vplyv nainovacie v zdravotnictve je vSak takmer nemozné predpovedat.

Napriek tomu je potrebné bezodkladne zaviest uc¢inné opatrenia. MoZno pred-
pokladat, Ze aspon niektoré z priblizne 400 slubnych bunkovych a génovych te-
rapii, ktoré su v sucasnosti v biotechnologickom vyvojovom procese, poZiadaju
v dohl'adnej buducnosti o povolenie uvedenia na trh. Eurépska komisia ich v sula-
de so svojou zvycajnou praxou schvali a nasledne budd musiet platcovia v ¢len-
skych Statoch nastolit rovnovahu medzi poZiadavkami pacientov a udrzatelnos-
tou rozpoctov na zdravotnu starostlivost.

Ked'Ze v3ak inovdcii bude pribudat, v hre bude nielen zdravotnictvo, ale aj Statne
rozpocty. Mozno potom pride Cas na akceptovanie poZiadaviek solidarity na indi-
vidudlnej trovni.
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