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Расширение доступа к препарату заполняет пробелы, имеющиеся в 
общепринятой практике вывода препарата на рынок  
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Стратегическое направление развития компании 
Такеда: пациент в центре 



Понимание нужд и проблем пациентов  

Пациенты и их семьи сталкиваются с различными проблемами при получением доступа к 
препаратам, в которых они нуждаются, например: 

• Страдают жизнеугрожающими и изнуряющими заболеваниями 

• Исчерпали все возможные опции лечения 

• Слишком больны для участия в клиническом исследовании 

• Срочно нуждаются в новом или экспериментальном препарате для лечения их заболеваний 

• Ограничены в финансовых возможностях приобретения препарата 

• Живут в местах, где доступно только базовое лечение - наиболее подходящая исследуемая 
терапия может быть в других частях света 

• Иногда испытывают сложности в получении нужной информации от производителей – нет 
контактной информации, или нет понятных инструкций 

• Не могут разобраться с процессами запроса на доступ к препарату, отличающимися в разных 
странах и компаниях. 
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Presenter
Presentation Notes
Putting patients first requires coming up with solutions to these problems



Запросы пациентов о доступе к препаратам становятся 
более частыми 
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Presenter
Presentation Notes
Broad promotion of new discoveries in lethal diseases creates increased awareness of  new investigational medicines
Expanded access is now requested at any every point in drug development (even preclinical)
Multiple pathways for accelerated approval have made patients aware of the possibilities of getting investigational medicines sooner
Overlap with innovative trial design
Internet access allows for patients/families to get more information about experimental medicines 
Internet allows for social media campaigns (e.g. Josh Hardy) AND access to previously-unseen materials re drug development pipeline
More patient advocacy groups to empower patients/families
All of these factors are Causing more patientsto request investigational products earlier in the pipeline
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Возможные пути доступа к препаратам 

Клиническая 
разработка Регистрация Коммерческий 

продукт 

Количество пациентов, 
нуждающихся в новом лечении и 
получающих, необходимое 
лечение 

Стандартные пути обеспечения препаратами  

Снабжение в рамках КИ Рыночное снабжение ??? 
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Пути предоставления дополнительного доступа 
пациентов к лечению  

Доступ после исследования 
Продолжающийся доступ к исследуемому препарату для пациентов с серьезными, 
жизнеугрожающими заболеваниями, которые участвовали в клиническом исследовании, и 
получили клинически важный и объективный эффект, а также у которых нет доступного 
альтернативного лечения, и которым прекращение исследуемого лечения может нанести вред. 

Программы расширенного доступа 
Заблаговременно спланированные и оформленные программы, которые позволяют 
подходящим пациентам получать исследуемый препарат до регуляторного одобрения или 
поступления препарата в обращение.  
 
 Индивидуальные запросы пациентов  

Индивидуальные запросы пациентов также называют «compassionate use» - 
«благотворительное использование» 

Программы помощи пациентам 
Запросы пациентов на получение 
доступа к препаратам, которые 
доступны на рынке, но пациент не 
может себе их позволить. 

Клиническая 
разработка Регистрация Коммерческий 

продукт 



Доступ после 
исследования 

| Takeda Expanded Access 8 



Почему необходим доступ после к препарату 
исследования? 

• Хельсинская декларация, Параграф 34 (Редакция 2013 г.)  

«До начала исследования спонсоры, исследователи и 
государственные органы стран, в которых 

планируется исследование, должны предусмотреть 
возможность доступа участников исследования к 

требующейся им терапии, если в процессе 
исследования выяснилось, что она приносит им 

пользу. Эта информация должна быть доведена до 
сведения участников исследования в процессе 

получения информированного согласия.» 
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• Межрегиональный центр ЛИ Гарварда разработал 
руководство, которое поддерживает данный принцип и 
содержит более детальные инструкции 



Доступ после исследования – Определение 

 
 

 

Доступ после исследования позволяет подходящим участникам 

спонсируемого исследования продолжать бесплатно получать 

исследуемый препарат после окончания участия в исследовании. 
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Доступ после исследования – Общие критерии 
включения  

Серьезное, 
жизнеугрожаю-

щее или  
сильно  

истощающее 
заболевание 

Клинически 
значимый ответ на 

лечение  
(желаемый 

эффект) 

Отмена 
исследуемого 

препарата 
принесет  

вред 
здоровью 

Нет 
альтернатив-

ных 
вариантов 

лечения 

Критерии включения 
Доступ после исследования должен быть предоставлен всем 
пациентам, которые подходят по всем следующим критериям.  
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Расширенные программы 
доступа 
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Расширенные программы доступа  

Compassionate Use 
Program (CUP) 

Expanded Access Program (EAP) 

Early Access Program (EAP) 

Special Access Scheme (SAS) 

Temporary Authorization of Use (ATU) 

Medical Needs 
Program (MNP) 

Special Treatment Protocol (STP) 
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Расширенный доступ: Законодательство США 
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Расширенный доступ: Законодательство ЕС 
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Индивидуальные 

запросы пациентов 
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Индивидуальные запросы пациентов – Критерии 
включения 

Критерии включения 
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Законодательство РФ: ввоз препарата 

• Статья 47 Федерального закона №61. Порядок ввоза 
лекарственных средств в Российскую Федерацию и вывоза 
лекарственных средств из Российской Федерации.  

• Пункт 3.  
 
 
 
 
 

Allowed for import to Russian Federation: particular 
batch of the registered or non-registered drug meant 
for <…> medical care of life-threatening conditions of 
particular patient based on authorized federal 
regulatory body approval to the applicants indicated in 
the article 48. The review of such application and 
decision on permit issuance should not last more than 
5 working days. The issuance of the permit is free.  

Допускается ввоз в Российскую Федерацию конкретной партии 
зарегистрированных и (или) незарегистрированных 
лекарственных средств, предназначенных <…> для оказания 
медицинской помощи по жизненным показаниям конкретного 
пациента на основании разрешения, выданного уполномоченным 
федеральным органом исполнительной власти по заявлениям 
лиц, указанных в статье 48 настоящего Федерального закона. 
Рассмотрение такого заявления и принятие решения о выдаче 
разрешения <…> производятся в срок, не превышающий пяти 
рабочих дней. Плата за выдачу указанного разрешения не 
взимается. 
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Статья 48 Федерального закона №61: 
1. производители лекарственных средств для целей собственного производства 

лекарственных средств; 
2. иностранные разработчики лекарственных средств и иностранные 

производители лекарственных средств или другие юридические лица по 
поручению разработчика лекарственного средства для проведения клинических 
исследований лекарственного препарата, осуществления государственной 
регистрации лекарственного препарата, включения фармацевтической 
субстанции в государственный реестр лекарственных средств, контроля 
качества лекарственных средств при наличии разрешения уполномоченного 
федерального органа исполнительной власти на ввоз конкретной партии 
лекарственных средств; 

3. организации оптовой торговли лекарственными средствами; 
4. научно-исследовательские организации, образовательные организации высшего 

образования, производители лекарственных средств для разработки, 
исследований, контроля безопасности, качества, эффективности лекарственных 
средств при наличии разрешения уполномоченного федерального органа 
исполнительной власти; 

5. медицинские организации, иные указанные в пунктах 1 - 4 настоящей статьи 
организации для оказания медицинской помощи по жизненным показаниям 
конкретного пациента при наличии разрешения уполномоченного федерального 
органа 

Законодательство РФ: Кто может быть заявителем?  
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Правила ввоза лекарственных средств для медицинского применения на 
территорию Российской Федерации (одобрено Постановлением 
Правительства РФ от 29 сентября 2010 г. № 771 “): 
1. Заявление с указанием: описание препарата (наименование 

лекарственного препарата, дозы, концентрации, фасовка), 
наименования организации - производителя лекарственного 
препарата, страны производства лекарственного препарата 
(переформулировано) 

2. Обоснование количества ввозимых лекарственных препаратов <…> 
3. Заключение консилиума врачей федерального учреждения или 

учреждения Российской академии медицинских наук, <…> подписанное 
главным врачом (директором) <…> о назначении пациенту 
незарегистрированного лекарственного препарата для оказания ему 
медицинской помощи по жизненным показаниям <…> 

4. обращение уполномоченного органа исполнительной власти 
субъекта Российской Федерации <…> с приложением копии 
заключения консилиума врачей учреждения субъекта Российской 
Федерации 

5. Копия паспорта или свидетельства о рождении пациента <…> 

Законодательство РФ: заявление на ввоз препарата 
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Законодательство ЕврАзЭС 

• Приложение N 21 к Решению Коллегии Евразийской 
экономической комиссии от 21 апреля 2015 г. N 30 

 
 
 

21 

11. Заключение (разрешительный документ) выдается 
юридическим лицам, физическим лицам, зарегистрированным в 
качестве индивидуальных предпринимателей, а также в 
случаях, предусмотренных законодательством государства-
члена, иностранным организациям – производителям 
лекарственных средств в лице уполномоченных 
представительств (филиалов) или их доверенных лиц (далее – 
заявители) в следующих случаях: 

<…> 
в) ввоз незарегистрированных лекарственных средств, 
предназначенных для оказания медицинской помощи по 
жизненным показаниям конкретного пациента либо 
оказания медицинской помощи ограниченному контингенту 
пациентов с редкой и (или) особо тяжелой патологией; 
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 Онкология 
 Adcetris (брентуксимаб ведотин), Hodgkin's lymphoma (2012-2014) 

 Ninlaro (Ixazomib), Multiple myeloma – early access program (2016-2019) 

• Alunbrig (Brigatinib), NSCLC – early access program (2018-ongoing) 

 

 Гастроэнтерология 
 Teduglutide (Short bowel syndrome) – early access program (ongoing) 

 

 Редкие заболевания 
• Elaprase (Idursulfase), Hunter syndrome 

• Replagal (Agalsidase alfa) Fabry disease 

• VPRIV (Velaglucerase alfa) Gaucher disease 
 

Программы Индивидуальных запросов пациентов    
в России 



 
 

Программы помощи 
пациентам 
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Программы помощи пациентам 



Благодарю за 
внимание! 
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