Nenaplnené medicinske potreby (Unmet medical needs —
UMN): Pohlad pacienta je kfi¢éom k novym lie€ebnym

moznostiam efp’fa

Vyvoj liekov je vzdy motivovany snahou napifiat nenaplnené
medicinske potreby u pacientov. Cesty v lieceni choréb vsak nie
st vzdy priamoéiare. Casto je tazké predpovedat, kam nas
vedecké objavy zavedu.

Vyskum Casto naraza na slepé ulicky, kym sa podari objavit novy
liek. Zaujimavé vSak je, ze usilie zamerané na rieSenie
konkrétnej choroby méze priniest’ prelomové poznatky aj v
inych oblastiach mediciny.

To, ako definujeme a podporujeme inovacie, bude formovat
buducnost mediciny. Preto je potreba nadalej podporovat

vyskum a vytvarat’ podmienky, ktoré umoznia vede hfadat’
nové cesty v lie€be.

Pévodne sa mRNA skumala ako potencialna onkologicka lieéba, no
jej klinické vyuzitie bolo minimalne . Prave tento vyskum vsak
polozil zaklady pre objavenie vakciny, ktora dnes dokaze chranit’
pacientov pred koronavirusom.

Navrh farmaceutického Podra navrhu Komisie je velmi o
legislativheho ramca zahfna pravdepodobné, Ze len 18 /o
prili§ Gzku definiciu liekov bude uznanych ako lieky zamerané na nenaplnené

medicinske potreby. Tento pristup by mohol negativne
. Y ovplyvnit' kardiovaskularne ochorenia (KVO), diabetes,
EOt:;e't? .(Ul\/th)', ?O by mohlo migrénu a niektoré onkologické diagnézy.
rzait invesiticie v

niektorych oblastiach a &\ \ &\&&

zaroven obmedzovat’
buduce inovacie.

nenaplnenych medicinskych

Definovanie nenaplnenych medicinskych potrieb (UMN) je velmi individualne. Pacienti s chronickymi
ochoreniami vnimaju svoje potreby inak nez ti, ktori Celia Zivot ohrozujucim diagnézam.

Ak vSak obmedzime definiciu UMN len na Zivot ohrozujuce alebo vazne ochorenia, riskujeme
zanedbanie stavov, ktoré nesplnaju tieto kritéria, ale maju vazne negativne doésledky pre
pacientov, zdravotnikov aj celu spolo€nost’.

Ak by poslednych 20 rokov platila izka definicia UMN, &
zasadné pokroky v lieébe cukrovky 2. typu a terapie, ktoré & T
maju velky prinos v oblasti neurodegenerativnych a Yo, T
kardiovaskularnych choroéb, by jednoducho neboli mozné. T
T T~
T



Vedecky pokrok sa zvycajne dosahuje sériou mensich krokov, nez jednym velkym
prelomom. Aby sa zabezpedcili dalSie investicie do lie€by chorodb, je nevyhnutné ich

primerane podporovat. Eurépsky legislativny ramec by mal podporovat’ nielen
zasadné prelomové inovacie, ale aj tie mensie, ktoré su kfucové pre dlhodoby rozvoj
mediciny.

Uzka definicia UMN by nebrala do tvahy postupné inovacie, ktoré mozu znizovat bolest,
spomalovat progresiu ochoreni alebo zlepSovat adherenciu k lie€be tym, Ze zohlfadfuju
preferencie pacientov v spésobe podavania terapie.

Je nepravdepodobné, Ze by jediny liek dokazal uplne naplnit potreby

akejkolvek skupiny pacientov s nenaplnenymi medicinskymi —
potrebami. Ovela pravdepodobnejSie je, ze viacero liekov [ =
prispeje k rieSeniu zdravotnych problémov — &i uz doplnkovou — =
lie€bou, alebo tym, Ze oslovia Specifické skupiny pacientov, ktorym =

modzu pomoct. —

Prvé antiretroviralne lieCivo na lieCbu HIV bolo schvalené v roku 1986. V 90. rokoch
pribudlo niekofko dalSich liekov, ktoré priniesli vyrazne rychlejSie a u€innejSie vysledky v
Qo porovnani so svojimi predchodcami.

Viny inovacii, ktoré pristupovali k boju proti virusu z ré6znych uhlov, premenili za
poslednych 30 rokov HIV z choroby spésobujucej smrt’ na chronické ochorenie.

V roku 2000 sa zistilo, Ze biologickée lieky pévodne vyvinuté na lieCbu reumatoidnej
artritidy dokazu zmensit kozné Iézie u pacientov s psoriatickou artritidou. U priblizne
) polovice pacientov tieto lieky znizili zavaznost psoriazy az o 75 %.

Tento prelomovy objav viedol k dalSim inovaciam, ktoré postupne zvysili podiel
pacientov bez viditelnej psoriazy — z 0,1 % pri placebe na 4,2 % pri prvych
biologickych liekoch, az na 40 % pri dneSnych modernych terapiach.

Percento prezitia pri pokroc¢ilom melanéme sa v poslednych rokoch postupne
zvySovalo — a stale je ¢o zlepSovat'.

ESte pred desiatimi rokmi prezilo pat’ rokov po stanoveni diagnézy len 10 - 15 %
pacientov. Imunoterapia priniesla vyznamny pokrok, no prvé viny lieCby boli vefmi
drahé a sprevadzané vyraznymi vedlajSimi u€inkami. Vdaka neustalemu
ZlepSovaniu a novym pristupom sa zvySila miera prezitia pacientov na 60 %.

Kazda lieCba spristupnena pacientom prispieva aj k pokroku vo vyskume, zaroven otvara
dvere k vyvoju novych terapii a zvySuje prinos pre pacientov.

Eurdpska liekova agentura schvalila v roku 2020 prelomovu lie€bu cystickej fibrozy, ktora
)k priSla 30 rokov po objaveni génovej mutacie zodpovednej za toto ochorenie. Tato lieCba
/\/\ bola uz deviatou dostupnou moznostou.
@ Od roku 2012 bolo schvalenych Sest liekov, ktoré postupne rozSirovali moznosti lieCby
pacientov a pripravili cestu pre vyvoj tejto transformacnej terapie.



