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АНОТАЦІЯ 

 

У роботі представлені результати аналізу проблем фармацевтичного 

забезпечення хворих на мукополісахаридоз в Україні. Проаналізовано 

епідеміологічні дані щодо поширеності мукополісахаридозу в Україні та 

світі. Здійснено аналіз структури державних закупівель лікарських засобів 

для лікування мукополісахаридозу, а також досліджено рівень їх фінансового 

відшкодування в референтних європейських країнах. Робота представлена на 

49 сторінках та складається із 3-х розділів, загальних висновків, 55 джерел 

літератури. Результати досліджень проілюстровані 7 рисунками та 6 

таблицями. 

Ключові слова: державні закупівлі, доступність ліків мукополісахаридоз, 

орфанні захворювання, фармацевтичне забезпечення 

 

ANNOTATION 

 

The paper presents the results of the analysis of the problems of 

pharmaceutical provision for patients with mucopolysaccharidosis in Ukraine. 

Epidemiological data on the prevalence of mucopolysaccharidosis in Ukraine and 

the world were analyzed. The structure of state procurement of medicines for the 

treatment of mucopolysaccharidosis was analyzed, and the level of their financial 

reimbursement in reference European countries was also studied. The paper is 

presented on 49 pages and consists of 3 sections, general conclusions, 55 sources 

of literature. The results of the research are illustrated by 7 figures and 6 tables. 

Keywords: public procurement, drug availability, mucopolysaccharidosis, orphan 

diseases, pharmaceutical provision 
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https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/enzyme-replacement-therapy
https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/hematopoietic-stem-cell-transplantation
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ВСТУП 

 

Актуальність теми. Проблема фармацевтичного забезпечення хворих 

на мукополісахаридоз (МПС) в Україні є надзвичайно важливою з огляду на 

ряд причин. Ця хвороба належить до групи рідкісних орфанних захворювань 

(ОЗ), що суттєво ускладнює її своєчасну діагностику. Раннє виявлення МПС 

є критичним для початку лікування, яке може значно покращити якість життя 

пацієнтів і вплинути на прогноз розвитку захворювання. Водночас вартість 

ферментозамісної терапії, яка є основним методом лікування МПС, значно 

перевищує фінансові можливості більшості українських родин. 

Іншою важливою проблемою є недостатня забезпеченість препаратами, 

які є високовартісними. Закупівля лікарських засобів (ЛЗ) часто є 

нерегулярною, а їхня доступність залежить від державного фінансування або 

міжнародної гуманітарної допомоги. Недостатнє фармацевтичне 

забезпечення безпосередньо впливає на життєдіяльність хворих, залишаючи 

їх залежними від догляду і позбавляє шансу на повноцінну інтеграцію в 

суспільство. Наказом Міністерства охорони здоров’я (МОЗ) України МПС 

віднесено до переліку рідкісних (орфанних) захворювань, що призводять до 

скорочення тривалості життя хворих або їх інвалідизації та для яких існують 

визнані методи лікування [14]. 

Таким чином, забезпечення пацієнтів з МПС життєво необхідними 

ліками і впровадження ефективних програм підтримки є не лише медичною, 

а й соціальною проблемою, яка потребує комплексного підходу та державної 

уваги. Вирішення цієї проблеми дозволить підвищити якість життя пацієнтів, 

сприятиме зниженню соціального навантаження і забезпечить виконання 

конституційних зобов’язань України у сфері охорони здоров’я. 

З огляду на це, аналіз проблем фармацевтичного забезпечення хворих 

на МПС в Україні є актуальною. 

Мета дослідження – дослідити проблеми фармацевтичного 

забезпечення хворих на МПС в Україні. 

https://zakon.rada.gov.ua/laws/show/z1439-14#n14
https://zakon.rada.gov.ua/laws/show/z1439-14#n14
https://zakon.rada.gov.ua/laws/show/z1439-14#n14
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Завдання дослідження: провести аналіз спеціальних джерел, в яких 

висвітлюються питання етіології, патогенезу, симптомів та методів лікування 

МПС; розглянути організаційні аспекти та проблеми ефективного медичного 

та фармацевтичного забезпечення хворих на МПС в світі та в Україні; 

проаналізувати показники поширеності МПС в Україні та світі; здійснити 

аналіз структури державних закупівель щодо ЛЗ, які використовуються у 

лікуванні МПС; провести аналіз реєстрації препаратів, які використовуються 

у лікуванні МПС І, ІІ і VI типів на вітчизняному фармацевтичному ринку 

України; визначити річну потребу у ЛЗ, які застосовуються у проведенні ЗФТ 

у дорослих хворих та пацієнтів педіатричного  контингенту в Україні; 

здійснити аналіз переліку відшкодувань вартості ЛЗ, які застосовуються у 

лікуванні МПС у референтних європейських країнах з метою аналізу рівня 

соціально-економічної доступності препаратів; за результатами 

систематизації та узагальнення результатів проведених досліджень 

визначити основні напрямки вирішення проблеми підвищення рівня фізичної 

та соціально-економічної доступності ЛЗ, які використовуються у лікуванні 

хворих на МПС в Україні. 

Об’єкт дослідження – система фармацевтичного забезпечення 

пацієнтів з МПС в Україні й організаційно-економічні аспекти, що 

виникають у процесі надання таким хворим медичної та фармацевтичної 

допомоги в системі охорони здоров’я. 

Предмет дослідження: дані спеціальної літератури, показники 

поширеності МПС в різних країнах світу та в Україні, законодавча та 

нормативно-правова база, яка регулює питання надання медичної та 

фармацевтичної допомоги хворим на орфанні патології в Україні, дані 

реєстрації та державних закупівель ЛЗ, які використовуються у лікуванні 

хворих на МПС, дані сайтів МОЗ різних країн Європи, де представлені 

переліки ліків, які підлягають реімбурсації за рахунок держави. 

Методи дослідження: для досягнення поставленої мети були 

використані теоретичні та прикладні методи дослідження, а саме проводився 
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аналіз наукових джерел (узагальнення, систематизація, синтез, дедукція 

тощо) і експериментальні дослідження, що охоплювали розрахунок вартості 

препаратів для лікування МПС (I, II і VI типу) та аналіз переліку 

відшкодувань стосовно них у референтних європейських країнах. На 

початковому етапі нами було проведено аналіз наукової літератури, що 

дозволило визначити основні здобутки вітчизняних і закордонних науковців 

у розв’язанні проблеми фармацевтичного забезпечення хворих на МПС в 

Україні та світі. Застосовувались методи математичної обробки даних, 

епідеміологічних та організаційно-економічних та маркетингових 

досліджень, контент аналіз тощо. 

Практичне значення роботи. Результати, які представлені в роботі, 

можуть бути використані під час розробки програми державних закупівель 

орфанних препаратів в цілому в країні, а також за групою ЛЗ, які 

використовуються у лікуванні МПС зокрема. Аналіз динаміки державних 

закупівель у нашій роботі дозволяє формувати ефективні підходи до 

формування витратної політики в системі фармацевтичного забезпечення 

населення препаратами, що застосовуються у лікуванні МПС. 

Елементи наукових досліджень: вперше був проведений аналіз 

структури державних закупівель ЛЗ; було здійснено аналіз переліку ліків, які 

підлягають відшкодуванню для препаратів у референтних європейських 

країнах з метою оцінки рівня їх соціально-економічної доступності ЛЗ, 

представлених на фармацевтичному ринку України для лікування МПС І, ІІ 

та VI типів за міжнародними непатентованими назвами (МНН). 

Апробація результатів дослідження та публікації. Окремі розділи 

нашої роботи були використані під час підготовки тез доповідей на науково-

практичній Internet-конференції з міжнародною участю «Актуальні проблеми 

якості, менеджменту і економіки у фармації і охороні здоров’я» (Actual 

problems of quality, management, and economy in pharmacy and health care), що 

проводилась в НФаУ 17.01.2025 р. (додаток А, Б, В) [5], міжнародної 

науково-практичної конференції «Проблеми та досягнення сучасної 
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біотехнології» (Problems and achievements of modern biotechnology), 

28.03.2025 р. НФаУ. (додаток Г, Д) [6], міжнародної науково-практичної 

конференції молодих вчених та студентів «Актуальні питання створення 

нових лікарських засобів» 24-25 р. 2025 р. (додаток Е). 

За даними проведеної роботи підготовлена доповідь, яка була 

представлена на секційному засіданні СНД кафедри соціальної фармації 

НФаУ в рамках проведення міжнародної науково-практичної конференції 

молодих вчених та студентів «Актуальні питання створення нових 

лікарських засобів» 24-25. 04.2025 р. (додаток В). 

Структура та обсяг кваліфікаційної роботи. Робота представлена на 

49 сторінках та традиційно сформована із наступних розділів: переліку 

використаних скорочень, які зустрічаються за текстом роботи; вступу; 3-х 

розділів й загальних висновків, що відповідають за змістом та формою 

відповідають окресленим на початку роботи завданням дослідження. Робота 

проілюстрована 7 рисунками та 6 таблицями, а перелік використаних джерел 

складається із 55-х позицій. 
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РОЗДІЛ І 

МУКОПОЛІСАХАРИДОЗ ЯК АКТУАЛЬНА ПРОБЛЕМА ОХОРОНИ 

ЗДОРОВ’Я 

 

1.1. Характеристика мукополісахаридозу – етіологія та патогенез 

 

МПС – це група спадкових лізосомних порушень накопичення, 

спричинених дефіцитом специфічних ферментів, відповідальних за 

деградацію глікозаміногліканів (ГАГ) [55]. 

Для пацієнтів з МПС характерне накопичення неповністю 

деградованих ГАГ у множинних ділянках, що призводить до тяжких 

клінічних проявів та передчасної смерті. Продукти накопичення викликають 

каскад реакцій, що призводять до прогресуючого пошкодження клітин, 

тканин і систем органів [27]. Більшість пацієнтів з МПС мають нормальний 

вигляд при народженні, але прогресуюче нагромадження ГАГ в клітинах 

призводить до широкого спектру клінічних проявів. Недолік або відсутність 

функціонування ферментів впливають на ріст дитини і розвиток нервової 

системи від народження до дорослого віку, викликаючи важкі і незворотні 

неврологічні прояви. Клінічні прояви включають: лицьові диморфізми ,зубні 

аномалії, втрату слуху, офтальмологічні прояви, захворювання суглобів та 

кісток, кардіо-респіраторні проблеми, шлунково-кишкові розлади, 

неврологічні проблеми, когнітивні порушення [27]. 

Існують різни типи МПС, які нумеруються від I до IX. Зазначена 

класифікація застосовуються навіть у тому випадку, коли клінічні ознаки 

співпадають. Для кожного типу МПС характерним є широкий діапазон 

фенотипів, різною швидкістю прогресування та ступеню тяжкості розвитку 

патологічного процесу. Класифікація МПС наведена у табл. 1.1 нижче [27]. В 

різних тканинах і органах дефіцит цих ферментів призводить до накопичення 

частково деградованих ГАГ, що причиняє прогресуюче пошкодження тканин 

та розвиток широкого спектру клінічних проявів. [27, 44]. 
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Таблиця 1.1. 

Класифікація МПС за типами у відповідності до дефіциту 

ферментів 

 

Тип МПС Дефіцит ферменту 

МПС І Альфа-L-ідуронідаза 

МПС ІІ Ідуронат-2-сульфатаза 

МПС ІІІ А Гепаран N-сульфатаза 

МПС ІІІ Б N-ацетил-a-d-глюкозамінідаза 

МПС ІІІ С Ацетил-КоА: a-глюкозамінід N-

ацетилтрансфераза 

МПС ІІІ Д N-ацетилглюкозамін-6-сульфатаза 

МПС ІV А Галактозамін-6-сульфатази 

МПС ІV Б Бета-галактозидаза 

МПС VI Арилсульфатаза В 

МПС VII B-глюкуронідаза 

МПС IX Гіалуронідаза 

 

Основним патогенетичним механізмом при МПС є накопичення 

недеградованих ГАГ у лізосомах, що призводить до дисфункції клітин і 

тканин. [27, 28]. Накопичення ГАГ викликає збільшення клітин, розширення 

тканин і порушення нормальних клітинних функцій. Це може призвести до 

запалення, окисного стресу та вторинних патофізіологічних каскадів. [30, 33] 

За результатами систематизації даних спеціальної літератури, 

встановлено, що ГАГ також відіграють ключову роль у передачі сигналів 

клітинам і модулюють кілька біохімічних процесів, які є фундаментальними 

для клітинної біології, включаючи регуляцію клітинного росту та 

проліферації, сприяння клітинній адгезії, антикоагуляцію, відновлення ран, 

тощо [31]. 
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Враховуючи фундаментальну роль ГАГ у клітинній біології та в 

сигнальних шляхах, порушення їхньої деградації, спричинені мутаціями, 

призводять до тяжких наслідків. Такі дефекти мають дуже виснажливий 

характер із мультисистемним залученням та змінним зв’язком соматичних, 

неврологічних, гематологічних та офтальмологічних симптомів. 

Крім того, згідно з даними спеціальних джерел [31] щодо біології 

лізосом та їхньої центральної ролі у багатьох клітинних функціях, численні 

та різноманітні реакції зараз виступають важливими чинниками в патогенезі 

МПС. 

 

Рис. 1.1. Патогенетичний каскад МПС [30] 

 

Зокрема, ці функції включають зберігання вторинних субстратів, не 

пов’язаних з дефектним ферментом; аномальний склад мембран і аномальне 

злиття та внутрішньоклітинний обмін везикул; порушення аутофагії; 

мітохондріальна дисфункція та окислювальний стрес; порушення регуляції 

сигнальних шляхів і активація запалення; аномалії кальцієвого гомеостазу та 

сигналізації. Ці фактори або процеси впливають на тяжкість симптомів і 

клінічних проявів, хоча, оскільки ця область ще в значній мірі не вивчена, 

важко встановити чіткі кореляції між вторинними клітинними порушеннями 

та фенотипами захворювання [29]. 



13 

1.2. Аналіз  розвитку патогенетичного каскаду мукополісахаридозу 

 

Для глибшого розуміння механізмів розвитку МПС необхідно детально 

розглянути патогенетичний каскад, який включає вторинне накопичення 

субстратів, порушення внутрішньоклітинного обміну, аномальну аутофагію, 

мітохондріальну дисфункцію, окислювальний стрес та зміни сигнальних 

шляхів, що разом формують складну патофізіологічну картину цього 

захворювання. 

У процесі дослідження лізосомальних хвороб накопичення (ЛХН), 

включаючи МПС, було послідовно задокументовано явище вторинного 

зберігання субстратів, яке не пояснюється первинним лізосомальним 

дефектом. Типи вторинно накопичених сполук високо гетерогенні та 

включають глікосфінголіпіди, фосфоліпіди та холестерин [34, 49]. 

Вторинне зберігання було описано як у пацієнтів, уражених МПС, так і 

на моделях тварин різних видів. Механізми, що ведуть до вторинного 

зберігання, не зрозумілі. В принципі, вторинне зберігання може виникати 

внаслідок інгібування первинними субстратами інших лізосомальних 

ферментів, внаслідок модифікації лізосомального середовища, наприклад 

зміни рН, або внаслідок порушення транспортування везикул через 

ендосомальну/лізосомальну систему та аутофагічний шлях. 

Раніше вторинне накопичення зазвичай вважалося неспецифічним та 

незначущим патологічним проявом МПС, тоді як новіші дослідження 

підтверджують значну роль вторинного накопичення як основного 

детермінанта в патофізіології цих розладів [30]. 

Аномальний склад мембран і аберрантний внутрішньоклітинний обмін. 

Важливим наслідком вторинного зберігання є його ефект 

внутрішньоклітинного обміну везикулами. Зокрема, вважалося, що деякі 

субстрати, такі як холестерин та інші ліпіди, відіграють певну роль у зміні 

складу мембрани та блокуванні ендолізосомальної системи. Неправильний 
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обмін везикулами має кілька шкідливих наслідків і, як вважають, відіграє 

роль у розвитку нейропатології при МПС. 

Важливим і шкідливим ефектом накопичення в лізосомах і несправного 

обміну везикулами є порушення аутофаго-лізосомного шляху (АЛШ) і 

блокування або зменшення аутофагічного потоку. Аутофагія є еволюційно 

збереженим катаболічним процесом, який забезпечує лізосомну доставку 

внутрішньоклітинних компонентів, призначених для деградації та 

перетворення. Функціональний АЛШ є критичним для багатьох функцій і 

для виживання клітин. Таким чином, порушення цього процесу може мати 

катастрофічні наслідки. Було показано, що цей шлях впливає на кілька ЛХН, 

включаючи МПС. Порушення аутофагічного шляху було визнано важливим 

патогенетичним фактором для нейродегенерації при лізосомальних 

захворюваннях накопичення, включаючи МПС. Крім того, порушення шляху 

лізосоми/аутофагії впливає на формування позаклітинного матриксу та 

розвиток скелета та ріст у МПС [50]. 

Порушення мітохондріальної функції та гомеостазу, викликані 

порушенням аутофагії, були виявлені в кількох ЛХН, включаючи деякі МПС 

[47]. 

Підвищений окислювальний стрес і підвищена сприйнятливість клітин 

до опосередкованих мітохондріями апоптичних порушень є очевидними 

наслідками дефектів мітофагії та мітохондріальної дисфункції. Підвищення 

активних форм кисню (АФК) і накопичення пошкоджених мітохондрій 

спостерігалося в деяких МПС. 

Нефізіологічна активація сигнальних каскадів є важливим та 

інтригуючим аспектом патофізіології МПС, який останніми роками 

привертає все більший інтерес. Дійсно, передача сигналів може бути 

безпосередньо причетна до патофізіології деяких із найвидатніших і 

найбільш виснажливих клінічних проявів цих розладів, таких як біль, фізична 

непрацездатність, нейродегенерація, аномалії скелета та ураження серця. 

Нейродегенерація та ураження скелета є важливими прикладами клінічних 
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проявів МПС, які можуть бути пов’язані зі зміненою передачею сигналів 

[30]. На рис. 1.2. представлені результати аналізу численних патологічних 

каскадів реакцій та клінічних проявів МПС у нервовій і кістковій тканинах, 

що представлені у спеціальній літературі.  

 

Рис. 1.2. Приклади клінічних проявів МПС, викликаних первинним 

накопиченням і пов’язаних із вторинними клітинними порушеннями та 

зміненою передачею сигналів [30] 

 

У нейронах і головному мозку порушення аутофагії, мітохондріальна 

дисфункція, окислювальний стрес і вторинне накопичення спричиняють 

нейрозапалення, аномальний склад мембран, дисфункцію розчинних N-

етилмалеімід-чутливих рецепторів білка приєднання фактора (SNARE), 

порушення рециркуляції синаптичних везикул і зниження вивільнення 

нейромедіаторів, що в кінцевому підсумку призводить до нейродегенерації. 

У кістковій тканині вторинні події, такі як аномальна передача сигналів 

рапаміцинового комплексу 1 (mTORC1) у ссавців, порушення аутофагії, 

зміна гомеостазу колагену, аномальний склад позаклітинного матриксу та 

аномальна передача сигналів призводять до порушення росту кістки та 

кісткового дисморфізму. [35, 38]. 
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Дослідники публікують результати щодо серйозних нейрозапалень на 

тваринних моделях МПС, що може бути фактором, стимулюючим 

прогресування нейродегенерації. Вважається, що накопиченниї пов’язаних із 

ГАГ у мікроглії олігосахаридів, які вивільняються в результаті 

лізосомального екзоцитозу, індукують запалення в мозку шляхом активації 

рецепторів TLR клітин мікроглії та індукують вивільнення запальних 

цитокінів. Докази нейрозапалення в МПС були отримані як in vitro, так і in 

vivo. Показано, що мікроглія, активована ліпополісахаридом (LPS)-TLR4 in 

vitro, експресує та секретує запальні цитокіни та хемокіни, такі як фактор 

некрозу пухлини-α (TNFα), інтерлейкін-1β (IL-1β), інтерлейкін-6 (IL-6) і 

макрофагальний запальний хемохіновий ліганд-3 (CCL3) У дослідженнях in 

vivo спостерігалося збільшення активованих астроцитів і мікрогліальних 

клітин у головному мозку, корковій області та спинному мозку кількох 

мишачих моделей МПС, таких як МПС I, IIIA, IIIB та IIIC [39]. 

У головному мозку миші МПС IIIB на ранніх стадіях прогресування 

захворювання було описано масову регуляцію та активацію астроцитів і 

мікроглії, а також секрецію запальних цитокінів та інших білків, пов’язаних з 

імунітетом і функцією макрофагів [35]. Та сама мишача модель 

продемонструвала активацію шляху первинної відповіді 88 TLR4/мієлоїдної 

диференціації (MyD88) у мозку . У мозку мишачої моделі МПС VII аналіз 

профілю експресії генів виявив посилену регуляцію генів, пов’язаних з 

імунною системою та запаленням. Моделі дисрегуляції експресії генів 

виявилися специфічними для різних областей мозку, що свідчить про те, що 

певні області мозку можуть бути більш вразливими до активації запалення, 

ніж інші . 

Передача сигналів також відіграє важливу роль у патофізіології 

ураження кісток і скелета при МПС. У цьому випадку надлишок 

позаклітинних, а не внутрішньоклітинних ГАГ виявляється найбільш 

значним. Фактично, хондрогенез, перша фаза формування скелета, в 

основному контролюється клітинними взаємодіями між позаклітинним 
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матриксом (важливими компонентами якого є ГАГ) і факторами 

диференціації, іншими сигнальними молекулами та факторами транскрипції 

Останні дослідження вказують на роль аутофагії як шляху контролю якості 

колагену, іншого важливого компонента позаклітинного матриксу. Ці 

дослідження демонструють, що порушення аутофагії призводить до дефектів 

колагену, таким чином забезпечуючи механізм, причетний до скелетних 

порушень [50]. Багато уваги приділено сигнальному шляху факторів росту 

фібробластів (FGF). FGF є сімейством цитокінів, які модулюють клітинний 

ріст, міграцію, диференціацію та нейроектодермальний розвиток [45]. 

У дослідженні [38] продемонстровано, що аномально накопичені ГАГ і 

дефектна десульфатація протеогліканів впливають на взаємодію FGF2-

гепарансульфату та передачу сигналів FGF у мишачій моделі дефіциту 

множинної сульфатази. і в мультипотентних дорослих клітинах-

попередниках, отриманих від пацієнтів з МПС I. Було також показано, що 

екзогенні та ендогенні ГАГ модулюють сигнальну активність кісткового 

морфогенетичного протеїну-4 (BMP-4) у клітинах МПС I. Порушена 

передача сигналів FGF2 була виявлена в хондроцитах МПС I разом зі 

зміненим розподілом ГАГ, FGF2 і Shh в ростових пластинах мишей МПС I 

[38]. У двох різних тваринних моделях МПС II, D. rerio та M. musculus, було 

показано, що активність шляху FGF порушується на ранніх стадіях розвитку 

кісток. В обох моделях дерегуляція сигналу FGF передбачала повільний, але 

прогресуючий дефект у диференціації кісток [21]. Було показано, що 

аномально накопичені ГАГ і дефектна десульфатація протеогліканів 

змінюють взаємодії FGF2-гепарансульфату та сигнальний шлях FGF 

фібробластів також у мишачій моделі дефіциту множинної сульфатази. 

Характеристика клітинних процесів, які беруть участь у патофізіології 

лізосомних захворювань, має важливе значення для лікування МПС. Деякі з 

шляхів, які не регулюються при цих розладах, можуть бути фармакологічно 

або генетично змінені і можуть являти собою нові та багатообіцяючі 

терапевтичні цілі. 
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Підсумовуючи результати систематизації даних спеціальної літератури 

можна стверджувати, що патогенез розвитку цієї патології є складним і 

багатофакторним, що охоплює генетичні та біохімічні механізми. Важливу 

роль у розвитку патології відіграють порушення обміну речовин, запальні 

процеси і зміни на клітинному рівні. 

 

ВИСНОВКИ ДО ПЕРШОГО РОЗДІЛУ 

 

1. МПС є спадковими лізосомними захворюваннями, викликаними 

дефіцитом специфічних ферментів, необхідних для деградації ГАГ. Дефекти 

ферментів призводять до накопичення недеградованих ГАГ у клітинах. 

2. Основою патології є накопичення ГАГ у лізосомах, що викликає 

пошкодження клітин і тканин, дисфункцію органів та мультисистемні 

порушення. Вторинні клітинні порушення, такі як аномалії аутофагії, 

окислювальний стрес, мітохондріальна дисфункція та зміни сигнальних 

шляхів, відіграють важливу роль у тяжкості проявів. 

3. Доведено, що різні типи МПС відрізняються за дефектами ферментів та 

клінічними фенотипами, які мають різну швидкість прогресування і тяжкість. 

4. Систематизуючи результати проведених досліджень можна 

стверджувати, що розуміння патогенетичних механізмів, включаючи 

вторинні клітинні порушення, є ключовим для розробки нових 

терапевтичних підходів. 
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РОЗДІЛ II 

АНАЛІЗ ЕПІДЕМІОЛОГІЇ ТА ОРГАНІЗАЦІЙНИХ ПІДХОДІВ ЩОДО 

НАДАННЯ МЕДИЧНОЇ ТА ФАРМАЦЕВТИЧНОЇ ДОПОМОГИ 

ХВОРИМ НА МУКОПОЛІСАХАРИДОЗ 

 

2.1 Результати аналізу поширеності мукополісахаридозу в Україні та 

світі 

 

Епідеміологія МПС є складною та динамічною та визначається 

кількома ключовими факторами. Поширеність МПС значно відрізняється в 

різних країнах і етнічних групах, а домінуючі типи захворювання залежать 

від географічного регіону [23]. Поточне діагностування епідеміології МПС 

розширюється завдяки вдосконаленню діагностичних методів, які 

дозволяють виявляти нові випадки та мутації. Важливим фактором, що 

впливає на захворюваність, є запровадження скринінгу, що дозволяє 

запобігти народженню дитини з МПС у сім’ях з МПС в анамнезі [48, 51]. 

Ключовою перевагою програм скринінгу новонароджених є можливість 

раннього виявлення захворювання та своєчасного початку лікування, що 

може запобігти розвитку важких ускладнень та покращити якість життя 

пацієнтів. 

Епідеміологічні дослідження МПС мають велике значення для 

планування охорони здоров’я, оскільки вони можуть передбачити кількість 

пацієнтів, яким знадобиться специфічне лікування, наприклад дорога ЗФТ 

або ТГСК. 

Соціальне значення епідеміологічних досліджень важко переоцінити. 

Вони слугують основою для створення та розвитку організацій, що 

представляють інтереси пацієнтів, а також для розробки програм 

психологічної підтримки та реабілітації. Окрім цього, результати таких 

досліджень використовуються для підвищення рівня обізнаності медичних 

працівників і створення освітніх програм для родин пацієнтів. 
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Економічне значення епідеміологічних досліджень полягає в 

можливості більш точного розрахунку витрат на діагностику та лікування, 

обґрунтування необхідності державних програм підтримки пацієнтів, а також 

оптимізації розподілу фінансових ресурсів. Це особливо актуально з огляду 

на високу вартість сучасних методів лікування МПС. 

Аналіз показав, що представлені у спеціальній літературі показав, що 

найвища частота МПС була в Саудівській Аравії через практику 

кровноспоріднених шлюбів, так званий ефект «засновника». Дані 

епідеміології МПС у 27 країнах світу узагальнені у таблиці 2.1. нижче [23]. 

Висока частота МПС зафіксована у Португалії (4,8 на 100 тис. 

новонароджених), Бразилія (1,57 відповідно), Нідерланди (4,5), Естонія (4,05) 

та Австралія (4,46). Генетичні фактори та характеристики здоров’я мають 

великий вплив на статистику в цих регіонах. Найнижчі показники МПС у 

Південній Кореї (1,35) і Швейцарії (1,56). МПС II типу переважає в країнах 

Азії (Японія, Тайвань, Корея). МПС III типу поширений в країнах Європи 

(Німеччина, Нідерланди, Польща). 

В Україні інформація про епідеміологію МПС є обмеженою, що 

ускладнює планування лікувально-діагностичних заходів та ефективне 

розподілення ресурсів. Діагностика МПС вимагає проведення 

спеціалізованих досліджень, які є високовартісними. Згідно з літературними 

даними, в Україні налічується приблизно 41 пацієнт з МПС, більшість з яких 

– діти. 

Підсумовуючи результати проведених досліджень можна 

стверджувати, що аналіз епідеміології МПС є одним із важливих напрямків 

проведення перспективних досліджень по різним країнам світу. Перш-за все , 

це необхідно для розробки ефективних напрямків раннього виявлення та 

контролю за розповсюдженням цього орфанного захворювання. В Україні 

необхідно поширювати інформації про МПС не лише серед лікарів первинної 

ланки, а також серед цільових групах населення, які мають в родинному 

анамнезі ці патології. 
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Таблиця 2.1. 

Аналіз показників захворюваність на МПС у 27 країнах світу 

Країна Період 

дослідження 

(1958-2016) 

Кількість 

випадків 

МПС 

% МПС I % МПС II % МПС III % МПС IV % МПС VI 
% МПС 

VII 

1 2 3 4 5 6 7 8 9 

Китай 2006-2012 роки 190 16.3 47.4 3.7 27.4 4.2 1 

Малайзія 2014-2016 роки 15 6.7 26.7 20 6.7 40 - 

Пакистан 2013–2015 роки 90 83.3 1.11 5.56 6.67 3.33 - 

Туреччина 2009–2011 роки 339 6 11 22 22 15 1 

Туніс 1970–2005 роки 96 25 8 32 21 13 - 

Японія 1982–2009 роки 467 15 55 16 10 1.7 1.3 

Саудівська 

Аравія 

1983–2008 роки 28 21 - 11 21 46 - 

Південна 

Корея 

1994–2013 роки 147 15.3 54.6 18.4 9.5 1.4 - 

Тайвань 1984–2004 роки 130 6 52 20 16 7 - 

Ізраїль 1974–1979 роки 21 19.05 38.1 23.81 9.52 9.52 - 

Індія 2002–2012 роки 85 25 11 12 26 21 6 
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Продовження табл. 2.1 

1 2 3 4 5 6 7 8 9 

Австралія 1980–1996 роки 188 26 17 35 13 10 1,1 

Чехія 1975–2008 роки 119 17 18 20 13 2 1 

Данія 1975–2004 роки 33 30 15 24 27 3 - 

Естонія 1985–2006 роки 15 - 53 40 - 3 - 

Німеччина 1980–1995 роки 474 20 18 44 11.4 7 - 

Норвегія 1979–2004 роки 45 60 4 9 24 2 - 

Польща 1970–2010 роки 392 12 25 48 8 1 - 

Португалія 1982–2001 роки 353 13 34 23 10 16 - 

Швеція 1975–2004 роки 52 38 15 38 4 4 - 

Швейцарія 1975–2008 роки 41 12 29 24 24 7 2 

Нідерланди 1970–1996 роки 331 25 15.5 47 8 2 2 

США 1995–2005 роки - 28.3 24.2 31.7 7.5 4.2 4.2 

Мексика 2012–2017 роки 198 19.17 23.25 29.85 42.68 9.04 36.96 

Бразилія 1982–2019 роки 1652 1907 29.84 16.16 12.41 21.25 1.27 
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2.2 Аналіз сучасних підходів у лікуванні мукополісахаридозу 

 

На сьогоднішній день існують різні підходи до лікування МПС, а саме 

замісна ферментна терапія (ЗФТ), трансплантація гемопоетичних 

стовбурових клітин (ТГСК) та генна терапія (ГТ). ЗФТ є терапією першої 

лінії для МПС. Принцип цього підходу полягає в заміні відсутнього 

ферменту шляхом його періодичного внутрішньовенного введення. 

Виробництво ферментів здійснюється за допомогою технології 

рекомбінантної дезоксирибонуклеїнової кислоти (ДНК). Конструкт клонової 

ДНК (кДНК) для гена (наприклад, Альфа-L-ідуронідаза) вводиться в 

акцептора (фібробласти людини або лінії тваринних клітин). 

У подальшому клітини акцептора культивують для отримання кількох 

копій включеного фрагмента ДНК. Потім рекомбінантний фермент 

очищається від акцептора, утворюючи запас відсутнього ферменту, який 

може бути екзогенне наданий пацієнтам. В даний час ЗФТ схвалені для 

використання в більшості МПС, включаючи МПС I, МПС II, МПС IVA, МПС 

VI і МПС VII [24]. 

Застосування ЗФТ демонструє позитивні результати у пацієнтів з МПС: 

спостерігається поліпшення як клінічних, так і біохімічних показників, що 

суттєво підвищує рівень їхнього життя. Оскільки ці ферменти, як правило, 

менш ефективні для проникнення в тканини кісток, хрящів та очей, що 

частково пояснює обмежене клінічне покращення скелетних симптомів, що 

спостерігається у пацієнтів з МПС, навіть після тривалого проведення ЗФТ. 

Крім того, ЗФТ не проникає через гематоенцефалічний бар’єр, що робить 

його неефективним засобом для лікування захворювань ЦНС тобто 

нейронопатичних.  

Окрім зниженої ефективності при деяких проявах, ЗФТ має й інші 

недоліки, які знижують його клінічну корисність. По-перше, це пожиттєва 

терапія, яка вимагає щотижневих (або двотижневих) внутрішньовенних 

інфузій, введення яких часто займає десь 3–5 год.  

https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/enzyme-replacement-therapy
https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/hematopoietic-stem-cell-transplantation
https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/hematopoietic-stem-cell-transplantation
https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/recombinant-dna
https://www.sciencedirect.com/topics/medicine-and-dentistry/recombinant-dna
https://www.sciencedirect.com/topics/pharmacology-toxicology-and-pharmaceutical-science/dna-fragment
https://www.sciencedirect.com/topics/pharmacology-toxicology-and-pharmaceutical-science/recombinant-enzyme
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Таблиця 2.2. 

Аналіз сучасного асортименту ЛЗ, що використовується у 

патогенетичному лікуванні МПС  

Тип МПС 

МПС І 

ТН (МНН) Форма випуску та режим дозування Фірма 

Альдуразим 

(Ларонідаза) 

Концентрат розчину для інфузій, 0,58 

мг/кг один раз на тиждень. Доставляється 

за 3–4 год. 

Biomarin/ 

Sanofi 

Genzyme 

МПС ІІ 

Елапраза 

(Рекомбінантна 

ідурсульфаза) 

Концентрат розчину для інфузій, 0,5 

мг/кг один раз на тиждень.Доставляється 

протягом 3 год., може бути скорочено до 

1 год. при відсутності реакцій. 

Takeda 

Ізкарго 

(Рекомбінантна 

ідуронат-2-

сульфатаза) 

Концентрат розчину для інфузій, 2,0 

мг/кг, один раз на 2 тижні 

JCR Pharma 

Хантераза IV 

(Рекомбінантна 

ідурсульфата-бета) 

Концентрат розчину для інфузій, 0,5 

мг/кг, один раз на тиждень 

CANbridge 

Хантераза ICV 

(Рекомбінантна 

ідурсульфата-бета) 

Концентрат розчину для інфузій, 0,5 

мг/кг кожні 4 тижні 

GC Pharma 

МПС IVA 

Вімізим 

(Рекомбінантна 

елосульфа-

альфа) 

Концентрат розчину для інфузій, 2 мг/кг, 

один раз на тиждень (4 години). 

Доставляється протягом 4 год. 

BioMarin 
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Продовження табл.2.2 

МПС VI 

Наглазим 

(Галсульфаза) 

Концентрат розчину для інфузій, 1 мг/кг, 

один раз на тиждень. 

Доставляється протягом 4 год. 

BioMarin 

МПС VII 

МепсеVII 

(Вестронідаза 

альфа) 

Концентрат розчину для інфузій, 4 мг/кг, 1 

раз на 2 тижні. Доставляється протягом 4 год 

Ultragenyx 

 

Більшість пацієнтів добре переносять інфузії, таке лікування, 

безумовно, створює навантаження на пацієнтів та їхні сім’ї. Інфузії, як 

правило, необхідно розпочинати в умовах стаціонару для моніторингу 

побічних явищ. У разі, коли буде підтверджена їх безпечність та 

ефективність, пацієнтів можна перевести на домашні інфузії. Крім того, ЗФТ 

може спричинити імунні реакції у деяких пацієнтів, які часто лікуються за 

допомогою премедикації та/або змін у протоколі інфузії. Однак у рідкісних 

пацієнтів розвиваються нейтралізуючі або блокуючі захоплення клітин 

антитіла до введеного ферменту, знижуючи його ефективність з часом [46]. 

ТГСК виявилася життєздатним варіантом лікування для обраної групи 

пацієнтів, включаючи пацієнтів з МПС типів I, II, IVA, VI та VII. Одна з 

основних відмінностей між ЗФТ і ТГСК полягає в тому, що в ЗФТ вводиться 

тільки дефіцитний фермент, який циркулює в кровотоці з коротким періодом 

напіврозпаду і не може проникнути через гематоенцефалічний бар’єр (ГЕБ). 

На відміну від цього, при ТГСК у кровотоці циркулюють донорські 

стовбурові клітини, які можуть проникати через ГЕБ і диференціюватися 

(наприклад, макрофаги, мікроглія). Клітини мікроглії виділяють дефіцитний 

фермент в різні відділи мозку. Було показано, що ТГСК покращує порушення 

функції ЦНС у пацієнтів з МПС I, II та VII. До переваг ТГСК можна віднести 
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те, що це, як правило, одноразова процедура, яка забезпечує реципієнту 

безперервне джерело ферменту, а також швидкий кліренс ГАГ. 

Станом на 2018 рік понад 1000 пацієнтів з МПС пройшли ТГСК для 

лікування захворювання. Незважаючи на те, що найбільш поширеним 

лікуванням для пацієнтів з ослабленими формами МПС залишаються 

щотижневі 4-6-годинні інфузії ЗФТ, ТГСК в цілому є більш ефективним за 

часом; крім того, ТГСК може бути кращим варіантом лікування для 

покращення симптомів захворювання, оскільки він призводить до кращої 

корекції метаболізму [53]. 

ЗФТ та ТГСК є недосконалими методами лікування МПС. Вони обидва 

забезпечують екзогенний фермент для постраждалих пацієнтів, але жоден з 

них не є повністю ефективним. Крім того, кожен з них пов’язаний з 

унікальними проблемами та захворюваннями. ГТ є перспективним підходом 

до лікування МПС, оскільки вона може забезпечити спосіб остаточного 

заміщення дефіцитних ферментів. ГТ – це процедура, під час якої генетичний 

матеріал (геномна ДНК, кодуюча ДНК або рибонуклеїнова кислота) 

вводиться в клітини людини для того, щоб: виправити основну молекулярну 

помилку або екзогенно експресувати дефіцитний фермент. Після цього 

власні клітини пацієнта починають виробляти бажаний фермент, обходячи 

свій основний метаболічний дефект. 

Незважаючи на те, що ферментативна залишається основою сучасної 

терапії МПС, існує кілька нових шляхів для лікування захворювання, які 

можуть використовуватися в поєднанні з перехресною корекцією (наприклад, 

протизапальні препарати) або взагалі як альтернативний підхід (зменшення 

субстрату). Нарешті, враховуючи вікові відмінності в ефективності, про які 

повідомлялося для лікування, описаного вище, також вивчаються 

терапевтичні підходи для плода. Кожен з них коротко розглянутий нижче. 

Традиційно клінічні прояви МПС були пов’язані безпосередньо з 

накопиченням ГАГ в тканинах. Однак постійно визнається, що накопичення 

ГАГ також призводить до імунної дисфункції та запалення. Пацієнти з МПС 
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мають підвищений рівень прозапальних цитокінів, припускає, що тривалі 

симптоми можуть бути пов’язані з місцевим і системним запаленням. 

Адалімумаб, інгібітор TNF-α, вивчається як терапевтичний засіб для 

лікування МПС у рандомізованому подвійному сліпому плацебо-

контрольованому дослідженні. 

Терапія відновлення субстрату діє шляхом інгібування синтезу сполук, 

які не можуть бути розщеплені у пацієнтів із ферментативними дефектами 

(наприклад, ГАГ у МПС). Проведено клінічні дослідження для геністеїну, 

ізофлавону, який знижує синтез кількох ГАГ. Відкрите пілотне дослідження, 

що оцінювало ефективність геністеїну, було завершено на 10 пацієнтів із 

МПС IIIA або МПС IIIB. Пацієнти отримували лікування протягом 12 місяців 

багатим на геністеїн екстрактом ізофлавонів сої без будь-яких побічних 

ефектів і покращення рівня ГАГ у сечі та когнітивних функцій. Однак 

подальші рандомізовані та контрольовані дослідження не повторили цих 

результатів. Тому залишається потенційний терапевтичний підхід, але наразі 

не відомо про існування ефективних ліків. 

Для досягнення ефективності використання нових методів лікування 

критично важливо впроваджувати їх на ранніх стадіях перебігу 

захворювання, перш ніж виникне серйозне пошкодження. Наприклад, було 

постійно показано, що ТГСК є більш ефективним у дітей молодшого віку. 

Оскільки ембріони (плоди) з МПС мають підвищений ризик перинатальної 

захворюваності та смертності, призначення ферментної терапії 

внутрішньоутробно має потенціал для покращення результатів. Дослідники з 

Каліфорнійського університету в Сан-Франциско оцінюють безпеку та 

доцільність внутрішньоутробної ЗФТ для МПС у поточній фазі I дослідження 

(NCT04532047). Внутрішньоутробна ЗФТ може призвести до більш стійкої 

імунотолерантності, що призводить до більш ефективного тривалого 

лікування. Це також може призвести до покращення результатів нервового 

розвитку через його введення в критичні періоди розвитку [26, 46].  
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ВИСНОВКИ ДО ДРУГОГО РОЗДІЛУ 

 

1. Встановлено, що поширеність МПС суттєво варіюється між країнами, 

що зумовлено генетичними, етнічними та соціальними факторами. Найвищі 

показники поширеності МПС зафіксовані в Саудівській Аравії, Португалії, 

Нідерландах та Австралії, а найнижчі – у Південній Кореї та Швейцарії. 

2. Доведено, що на даний час в Україні відсутні епідеміологічні дані з 

МПС, що ускладнює планування процесу надання необхідної медичної та 

фармацевтичної допомоги цим хворим. За даними благодійних фондів, які 

опікується хворими на орфанні патології на сьогодні в Україні нараховується 

приблизно 41 пацієнт з МПС, більшість з яких – діти. 

3. За результатами систематизації даних спеціальної літератури можна 

зробити висновок, що Сучасні методи терапії  МПС покращують якість 

життя хворих, але не дають можливості досягти бажаного терапевтичного 

ефекту  в лікуванні неврологічних порушень. 

4. Встановлено, що на даний час досліджуються альтернативні стратегії, 

включаючи терапію зменшення субстрату, протизапальну терапію та 

внутрішньоутробне лікування МПС, які спрямовані на уповільнення 

прогресування захворювання або поліпшення симптомів. 
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РОЗДІЛ III 

ДОСЛІДЖЕННЯ ПРОБЛЕМ ФАРМАЦЕВТИЧНОГО ЗАБЕЗПЕЧЕННЯ 

ХВОРИХ НА МУКОПОЛІСАХАРИДОЗ В УКРАЇНІ ТА СВІТІ 

 

3.1. Аналіз організації надання медичної та фармацевтичної допомоги 

хворим на мукополісахаридоз у світі й Україні 

 

У економічно розвинених країнах надання медичної та фармацевтичної 

допомоги хворим на МПС базується на комплексному підході: ранній 

діагностиці, ЗФТ, ТГСК, мультидисциплінарному підході та паліативній 

допомозі. Завдяки підвищенню обізнаності та діагностики рідкісних 

захворювань було виявлено понад 7000, що дало рівень поширеності 3,5–

5,9% і вразило близько 260–440 мільйонів осіб у всьому світі, більшість з 

яких – діти [22, 41]. 

Незалежно від чисельності населення, враженого ОЗ, інвестиції в 

розробку методів лікування рідкісних захворювань зросли за останні кілька 

років, як з точки зору кількості нових препаратів-кандидатів, так і в 

сумарному розрахунку в доларах США. Завдяки сприятливій державній 

політиці, включаючи прискорену клінічну розробку, стимули для розробки 

педіатричних ліків, розширену ексклюзивність і нижчі витрати на 

комерціалізацію, фармацевтичні компанії приділяють підвищену увагу 

рідкісним захворюванням. 

Потреба в ефективній медичній допомозі та відповідному 

фармацевтичному забезпеченні залишається надзвичайно високою, оскільки 

приблизно 95% рідкісних захворювань не мають лікування, схваленого Food 

and Drug Administration (FDA). Крім потужних фармацевтичних компаній, 

інші біотехнологічні компанії часто беруть участь у початковій розробці 

молекул ліків, які згодом можуть бути реалізовані на фармацевтичному 

ринку. Зі зростанням кількості фармацевтичних компаній, які беруть участь у 

створенні методів лікування, і впровадженням технологій клітинної та генної 
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терапії, ринок препаратів для лікування рідкісних захворювань швидко 

набирає фінансових обертів, стаючи ще більш конкурентоспроможним, 

створює сприятливі можливості для фармацевтичних компаній у розробці 

клінічних та комерційних рішень. Прикладами відомих фармацевтичних 

компаній із потужним портфелем рідкісних захворювань є Novartis, Roche, 

Celgene, BMS, Shire, Merck, J&J, Pfizer, Biogen, Sanofi, AstraZeneca та Takeda. 

В останні кілька років спостерігається збільшення кількості схвалень 

орфанних препаратів FDA. У 2022 році FDA схвалило 20 орфанних 

препаратів із Center for Drug Evaluation and Research (CDER) із 37 нових 

препаратів, що становить 54%. З цих 20 прискорене схвалення отримали 9 

орфанних препаратів (45%) [43]. Аналогічно, у 2021 році FDA схвалило 26 

орфанних препаратів із 50 нових препаратів CDER (52%) [42]. 

Серед інших важливих тенденцій у сфері лікування рідкісних 

захворювань – впровадження як фінансових, так і нефінансових стимулів з 

боку держав щодо підвищення доступності ЛЗ  для хворих. До фінансових 

стимулів відносять податкові пільги і гранти, які спрямовуються на 

дослідження та розробки, що надають фармацевтичним компаніям стимули 

для розробки педіатричних ліків, оскільки приблизно половина рідкісних 

захворювань діагностується, коли пацієнтом є дитина. Нефінансові стимули 

включають в себе скорочення часу на клінічний розгляд препаратів-

кандидатів і прискорення виходу на ринок. 

Також у практиці закордонних держав увійшли в практику подовжені 

періоди ексклюзивності. Період ексклюзивності фармацевтичного препарату  

це визначений часовий проміжок, протягом якого виробник оригінального ЛЗ 

має виключне право на його реалізацію без конкуренції з генеричними 

препаратами (біоеквіваленти оригінального препарату). Цей період може 

бути встановлений як патентним правом, так і регуляторними органами. В 

ЄС ексклюзивність ринку орфанних препаратів становить до десяти років, 

тоді як у США ексклюзивність ринку становить сім років (порівняно з 

п’ятьма роками для неорфанних препаратів) [36]. 
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Позитивною тенденцією є збільшення інвестицій у створення та 

розширення портфелю орфанних препаратів: все більше великих 

фармацевтичних компаній інвестують у дослідження і розробки, особливо в 

онкології, неврології та гематології [40]. 

З метою підвищення доступності на ринку, уряди у співпраці з 

фармацевтичними компаніями впроваджують програми субсидіювання, 

зовнішнього ціноутворення та схеми оплати на основі  клінічного результату. 

Не останнє місце в політиці охорони здоров’я щодо ОЗ посідає підхід, 

орієнтований на пацієнта протягом усього життєвого циклу ЛЗ – залучення 

хворих і правозахисних груп для забезпечення незадоволених потреб 

населення та фінансового внеску враховуються на всіх етапах розробки 

лікарських засобів. Інтеграція голосів різних зацікавлених осіб системи 

медичного забезпечення (пацієнтів та опікунів, правозахисних груп, які 

фінансують сторони відносинн) має вирішальне значення для всеохоплюючої 

ефективної системи охорони здоров’я. 

Наступною позитивною тенденцією є зниження навантаження на 

пацієнтів у клінічних дослідженнях, а саме децентралізовані клінічні 

дослідження (медична допомога вдома, прямі поставки пацієнтам) особливо 

корисні для родин пацієнтів з рідкісними захворюваннями, які географічно 

відокремлені від спеціалізованої допомоги та місць клінічних випробувань. 

І, нарешті, останньою складовою організації надання медичної та 

фармацевтичної допомоги хворим на орфанні захворювання в цілому і МПС 

зокрема, є впровадження або розширення новітніх технологій. Багато 

фармацевтичних компаній зосереджують свої зусилля на розробці 

інноваційних методів лікування, таких як клітинна та генна терапія. Оскільки 

інвестиції, необхідні для фінансування цієї роботи, великі, фармацевтичні 

компанії можуть допомогти окупити ці інвестиції за рахунок подальшого 

розширення розроблених методів лікування до нерідкісних показань. 
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Усі вище перелічені цілі та шляхи їх досягнення для довгострокового 

сталого зростання системи забезпечення орфанними препаратами схематично 

зображені на рис. 3.1. 

 

Рис. 3.1. Цілі та шляхи їх досягнення для довгострокового сталого зростання 

системи забезпечення орфанними препаратами (власна розробка) 

 

Характеризуючи слабкі сторони і недоліки організації надання 

медичної та фармацевтичної допомоги хворим на орфанні захворювання, 

необхідно відмітити, що пацієнти з МПС часто стикаються зі значними 

затримками в діагностиці. Наприклад, у Китаї середня затримка діагностики 

становить приблизно 9,42 місяця, коли пацієнти відвідують кілька лікарень і 

стикаються з кількома неправильними діагнозами, перш ніж отримати 

правильний діагноз [37, 54]. 

Наступним викликом до системи охорони здоров’я є обмежені 

можливості лікування орфанних захворювань в цілому і МПС зокрема: 

історично склалося так, що варіанти лікування МПС були обмеженими. 

Однак більш поширеними стали замісна ЗФТ і ТГСК [52]. У Китаї схвалення 
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елосульфази альфа (Вімізим) ознаменувало значну віху в доступності методів 

лікування МПС [37]. 

Важливим недоліком лікування ОЗ також є високі витрати: економічне 

навантаження на пацієнтів з МПС та їхні сім’ї є дуже значним. У Китаї прямі 

медичні витрати в період діагностики можуть становити левову частину 

загальних витрат [37, 53]. 

Суттєвим недоліком лікування ОЗ в цілому і МПС зокрема є 

невідповідність розміру страхування і фінансової підтримки та необхідних 

витрат: у деяких регіонах Франції майже всі пацієнти охоплені медичним 

страхуванням, але фінансове навантаження залишається високим через 

хронічний характер захворювання та необхідність постійного лікування [32]. 

Важливим аспектом лікування ОЗ в цілому і МПС зокрема, є 

всеохоплюючий вплив на повсякденне життя: МПС значно впливає на якість 

життя пацієнтів та їхніх сімей. У Франції багатьом сім’ям доводиться 

перелаштовувати свій робочий графік або повністю припинити роботу, щоб 

доглядати за хворою дитиною[32]. Оцінка якості життя з використанням 

таких інструментів, як PedsQL і SF-36, вказує на те, що пацієнти з МПС 

мають значно нижчі показники порівняно із загальною популяцією [32, 37]. 

Мережі співпраці та міжнародне співробітництво мають вирішальне 

значення для просування медичної допомоги при МПС. Asia Pacific MPS 

Network (APMN) є прикладом таких зусиль: вона сприяє обміну даними та 

клінічним випробуванням у таких країнах, як Японія, Тайвань, Малайзія та 

Південна Корея [25]. 

У різних країнах, включаючи Австралію, Японію та Бразилію, були 

розроблені клінічні настанови-рекомендації щодо лікування МПС з метою 

стандартизації лікування та покращення результатів. Ці рекомендації 

враховують такі фактори, як терапевтична ефективність, побічні ефекти та 

економічність [52]. 

Існуюча в Україні концепція розвитку системи охорони здоров’я 

пацієнтів з рідкісними захворюваннями на 2021-2026 роки, затверджена 



34 

розпорядженням Кабінету Міністрів України від 28 квітня 2021 року № 377, 

має на меті зниження рівня смертності, покращення якості життя пацієнтів, 

забезпечуючи справедливий і рівний доступ до якісної медичної допомоги, та 

ефективними і безпечними лікарськими засобами, спеціальним лікувальним 

харчуванням, медичним обладнанням, а також психологічну допомогу 

пацієнтам [15]. Також наказами МОЗ України були затверджені 

Уніфікований клінічний протокол первинної, вторинної (спеціалізованої) та 

третинної (високоспеціалізованої) медичної допомоги «Мукополісахаридоз І 

типу», Уніфікований клінічний протокол первинної, вторинної 

(спеціалізованої) та третинної (високоспеціалізованої) медичної допомоги 

«Мукополісахаридоз ІІ типу», Уніфікований клінічний протокол первинної, 

вторинної (спеціалізованої) та третинної (високоспеціалізованої) медичної 

допомоги «Мукополісахаридоз VI типу», від 23 лютого 2015 року [9]. 

Серед сучасних розробок у сфері ранньої діагностики ОЗ особливе 

місце займає медична інформаційна система «МедЕйр». Вона була заснована 

у 2010 році та постійно вдосконалюється. Ця система слугує основним 

інструментом автоматизації бізнес-процесів у лікувально-профілактичних 

закладах різного профілю та рівня. «МедЕйр» впроваджена на первинному, 

вторинному та третинному рівнях надання медичної допомоги. Наразі 

система працює на 11000 робочих місцях, об’єднуючи понад 35000 

користувачів. Система інтегрована з центральним компонентом (ЦК) eHealth 

МОЗ України і має розроблені алгоритми дій лікувальних закладів щодо 

неонатального скринінгу у наступних закладах: 

 пологовий стаціонар; 

 Дитячий лікувально-діагностичний центр, відділення 

неонатологічного профілю або Центр первинної медичної 

(медико-санітарної) допомоги; 

 Регіональний центр Неонатального скринінгу; 

 Регіональний Медико-генетичний центр 

 Експертний Центр. 
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На рис. 3.2 нижче зображено загальну схему взаємодії пацієнта, лікаря і 

закладу охорони здоров’я для проведення неонатального скринінгу [12], а на 

рис.3.3 зміст гуманітарної програми, що функціонує в Україні. 

 

Рис. 3.2. Схема взаємодії пацієнта, лікаря і закладу охорони здоров’я для 

проведення неонатального скринінгу [12] 

 

Проте варто відзначити, що серед переліку програм скринінгу 

новонароджених, МПС відсутній [13]. Це зумовлено кількома факторами 
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зокрема, відносно низькою поширеністю захворювання, складністю його 

ранньої діагностики та високою вартістю відповідних тестів. 

 

Рис. 3.3. Гуманітарна допомога за програмою Sanofi Genzyme [1] 

 

Оскільки МПС є рідкісним генетичним порушенням, його включення 

до стандартних скринінгових програм вимагає ретельного економічного 

обґрунтування та розробки ефективних методів тестування. Водночас 

впровадження неонатального скринінгу на МПС могло б значно покращити 

прогноз для пацієнтів, оскільки раннє виявлення дозволяє своєчасно 

розпочати лікування. 
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Таким чином, для включення МПС до програм скринінгу необхідно 

подальше дослідження чутливості та специфічності відповідних тестів, а 

також оцінка їхньої вартості та користі для суспільства. Важливим кроком у 

цьому напрямку є розвиток більш доступних і швидких методів діагностики, 

що дозволять зменшити витрати та підвищити ефективність раннього 

виявлення МПС. 

У 2002 році в Україні розпочала свою діяльність гуманітарна програма 

Санофі Джензайм та протягом тривалого часу залишалася єдиним способом 

для пацієнтів із рідкісними захворюваннями отримати життєво необхідне 

лікування. У світовій практиці ця програма слугує тимчасовим заходом для 

забезпечення пацієнтів важливими ліками з моменту встановлення діагнозу 

до старту лікування за рахунок державних програм. 

За час реалізації програми в Україні її загальний обсяг фінансування по 

всіх напрямках досяг 1,5 млрд грн. На сьогодні 20 українських пацієнтів 

отримують лікування в рамках цієї ініціативи, у тому числі хворі на МПС. 

Окрім безпосередньої гуманітарної допомоги, компанія також підтримує 

діагностику орфанних захворювань і сприяє підвищенню кваліфікації лікарів. 

Саме завдяки цій програмі багато медиків отримали свій перший досвід 

лікування пацієнтів із рідкісними хворобами [1]. Згідно даних офіційного 

сайту цієї організації, в Україні одна хвора дитина на МПС отримує 

лікування за гуманітарною програмою Санофі Джензайм [4]. 

 

3.2. Дослідження реєстрації препаратів, які застосовуються у лікуванні 

мукополісахаридозу та їх державних закупівель в Україні 

 

На основі аналізу державного Реєстру ЛЗ було встановлено, для 

лікування МПС І, ІІ, VI типів Україні зареєстровано три препарати за МНН: 

ларонідаза [4], ідурсульфаза [3] і галсульфаза [2]. Так, препарат ларонідаза 

зареєстровано компанією Санофі у 2018 році на необмежений термін. 

Ідурсульфазу зареєстровано компанією Такеда Фармасьютікалз Інтернешнл 



38 

АГ, на термін з 20.08.2019 до 01.04.2026. Галсульфазу зареєстровано 

компанією БіоМарин Інтернешнл Лімітед у 2023 на необмежений термін. 

У подальшому нами був проведений аналіз державних закупівель 

вищезазначених препаратів, які здійснювалися на платформі Prozorro за 

2022-2023 роки (рис.3.4). 

 

Рис. 3.4. Аналіз державних закупівель препаратів для лікування МПС, що 

проводились в Україні протягом 2022-2023 років на платформі Prozorro 

 

У 2022 році на платформі Prozorro за препаратами, які 

використовуються для лікування МПС I типу було представлено три тендери 

з яких один був завершений. Державне підприємство «Медичні закупівлі 

України» закупило препарати від фірми Санофі-Авентіс на загальну суму 

106021703,70 грн. У рамках цієї закупівлі було придбано всього 7335 

одиниць препаратів [16].  

За препаратами, які використовуються у лікуванні МПС II типу було 

представлено три тендери, один з яких був завершений. У 2023 році 

Державне підприємство «Медичні закупівлі України» закупило препарати 

для лікування МПС II типу у Такеда Фармасьютікалс Інтернешнл АГ (Takeda 

Pharmaceuticals International AG) на суму 274 080 404,00 грн, а натуральний 

113 839 581,48 
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показник склав 3809 одиниці [17]. Для лікування МПС VI типу було 

представлено 4 тендери, один з яких був завершений. У 2022 році Державне 

підприємство «Медичні закупівлі України» закупило препарати для 

лікування МПС VI типу у Біомарин Фармасьютікл Інк. (BioMarin 

Pharmaceutical Inc.) на суму 11383981,48 грн, а обсяг постачання склав 3148 

одиниць [18]. 

Таким чином, загальна сума закупівель дорівнювала 493941689,18 грн з 

яких 23,05% (113839581,48 грн) припадало на препарати галсульфази, 55,49% 

(274 080 404,00 грн) на препарати ідурсульфази, а на препарати ларонідази – 

21,46% (106021703,70 грн), як представлено на рис. 3.4. 

У 2022–2023 роках закупівлі ЛЗ, що використовуються у лікуванні 

МПС I, II та VI типів та здійснювалися на платформі Prozorro склали майже 

494,0 млн грн. Найбільша частка коштів була витрачена на препарати 

ідурсульфази (55,49 %), що пояснюється вищою кількістю хворих, які 

потребують лікування з використанням цього ЛЗ. Закупівлі препаратів 

галсульфази та ларонідази становили 23,05% та 21,46% відповідно. 

Завершені тендери забезпечили постачання 14292 одиниць ЛЗ, що свідчить 

про значний обсяг державного фінансування для підтримки пацієнтів із цим 

рідкісними захворюваннями. 

 

3.3. Аналіз вартості застосуванні ліків у терапії мукополісахаридозу в 

Україні та дослідження соціально-економічної доступності препаратів у 

країнах Європи 

 

На фармацевтичному ринку України для лікування дорослих пацієнтів 

із МПС І типу використовується препарат ларонідаза (Альдуразим 

виробництва «Genzyme»). Стандартна терапевтична доза становить 0,58 мг/кг 

маси тіла, а рекомендована схема застосування – 1 мг/кг маси тіла один раз 

на тиждень. За даними проведеного моніторингу встановлено, що вартість 

одного флакона препарату складає 14454,22 грн. (табл.3.1.) 
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Таблиця 3.1 

Аналіз витрат, які пов’язані з фармакотерапією МПС І, ІІ і VI типів у 

дорослих 

 

Параметр аналізу Типи МПС 

I тип II тип VI тип 

МНН ЛЗ, торгова 

назва і виробник 

Ларонідаза 

(Альдуразим 

«Genzyme») 

Ідурсульфаза 

(Елапраза, «Shire 

HGT») 

Галсульфаза 

(Наглазим, 

«BioMarin 

Pharmaceuticals») 

Форма випуску Фл., по 500 

од/5 мл (100 

од/мл) 

Фл., 2 мг/мл Фл., 1 мг/мл 

Вартість 1 фл. 14454,22 71956,00 36162,51 

Стандартна 

терапевтична доза 

0,58 мг/кг; 0,50 мг/кг; 1 мг/кг; 

Схема 

застосування 

1мг/кг маси 

один раз на 

тиждень 

1мг/кг маси один 

раз на тиждень 

1мг/кг маси один 

раз на тиждень 

Кратність 

застосування на 

рік 

52 52 52 

Кількість хворих 

дорослих 

1 - - 

Витрати на одне 

введення, грн 

14454,22 - - 

Витрати на 1 рік, 

грн 

751619,44 - - 
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Враховуючи той факт, що в Україні зафіксовано всього одного 

дорослого пацієнта з МПС І типу, загальні витрати на лікування цієї особи 

протягом року становлять 751619,44 грн. Для лікування дорослих пацієнтів із 

МПС ІІ і VI типів ЛЗ, як відомо, не використовуються. Для розрахунку 

потреби у ЛЗ ми зробили припущення, що середня вага дорослого хворого 

буде дорівнювати 70 кілограмів. 

Ситуація з лікуванням дітей значно відрізняється, оскільки кількість 

хворих є більшою. Для лікування МПС І типу у дітей також застосовується 

препарат Ларонідаза (Альдуразим, «Genzyme»). У 15 дітей, що потребують 

лікування, витрати на одне введення препарату становлять 216813,3 грн, а 

загальна сума витрат на річний курс лікування – 11274291,6 грн. Як видно з 

табл. 3.2, для лікування МПС ІІ типу використовується препарат 

Ідурсульфаза (Елапраза, «Shire HGT»), стандартна доза якого складає 0,50 

мг/кг. В Україні зареєстровано 23 дітей із цим захворюванням, і загальна 

сума витрат на річне лікування всіх пацієнтів сягає 86059376 грн. 

При лікуванні дітей із МПС VI типу застосовується препарат 

Галсульфаза (Наглазим, «BioMarin Pharmaceuticals») з дозуванням 1 мг/кг. В 

Україні зареєстровано 2 дітей з таким діагнозом, а річні витрати на їх 

лікування становлять 3757157,04 грн. У розрахунках потреби у ЛЗ ми 

зробили припущення, що середні вага хворої дитини буде дорівнювати 28 

кілограмів. 

У подальшому, ми порівняли витрати, які необхідні для проведення 

фармакотерапії хворим на МПС у відповідності до типу патології. Аналіз 

витрат на лікування МПС в Україні свідчить про значні фінансові витрати, 

які обумовлені необхідність проведення ЗФТ, особливо серед дітей. Так, 

нами встановлено, що найбільша сума витрати спостерігаються у разі на 

лікування дітей із МПС ІІ типу, що пов’язано з високою вартістю препарату 

Ідурсульфаза (рис. 3.5).  

Наступним етапом проведення наших досліджень став аналіз переліку 

ЛЗ, які використовуються у лікуванні МПС та вартість яких підлягає 
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відшкодуванню в Україні та в країнах Європи. проведених досліджень 

представлені у табл.3.3. 

Таблиця 3.2. 

Аналіз витрат, які пов’язані з фармакотерапією МПС І, ІІ і VI типів у 

дітей 

Параметр аналізу Типи МПС 

I тип II тип VI тип 

МНН ЛЗ, торгова 

назва і виробник 

Ларонідаза 

(Альдуразим 

«Genzyme» ) 

Ідурсульфаза 

(Елапраза, «Shire 

HGT») 

Галсульфаза 

(Наглазим, 

«BioMarin 

Pharmaceuticals») 

Форма випуску Фл., по 500 

од/5 мл (100 

од/мл) 

Фл., 2 мг/мл Фл., 1 мг/мл 

Вартість 1 фл. 14454,22 71956,00 36162,51 

Стандартна 

терапевтична 

доза 

0,58 мг/кг; 0,50 мг/кг; 1 мг/кг; 

Схема 

застосування 

1мг/кг маси 

один раз на 

тиждень 

1мг/кг маси один 

раз на тиждень 

1мг/кг маси один 

раз на тиждень 

Кратність 

застосування на 

рік 

52 52 52 

Кількість хворих 

дітей 

15 23 2 

Витрати на одне 

введення, грн 

216813,3 1654988 72253,02 

Витрати на 1 рік, 

грн 

11274291,6 86059376 3757157,04 

 

Здійснювався аналіз даних матеріалів болгарської Національної ради з 

питань цін та реімбурсації лікарських засобів [10], дані Міністерства охорони 

здоров’я Греції [7], онлайн-ресурси Міністерства охорони здоров’я Польщі 
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[8], інтерактивного переліку ЛЗ Національного будинку медичного 

страхування Румунії [11], переліку національного кодексу препаратів 

Словенського агентства з ЛЗ  та виробів медичного призначення [19], а також 

і архіву списків ЛЗ Хорватського інституту медичного страхування [20]. 

Результати проведених досліджень представлені у табл. 3.3.  

 

Рис. 3.5. Результати порівняння вартості застосування фармакотерапії МПС у 

хворих в Україні (середньорічні значення, грн) 

 

Як бачимо за даними табл. 3.3 на препарати, які використовуються у 

лікуванні МПС І, ІІ та ІV типів у різних країнах коливання цін досить 

широкий. Так, за препаратом ларонідаза вони знаходяться у діапазоні 

значень від 348,07 дол. США (Україна) до 755,64 дол. США (Болгарія). 

Ідурсульфаза демонструє ще ширший діапазон значень від 1374,52 дол. США 

(Хорватія) до 2741,85 дол. США (Словенія). У випадку з галсульфазою 

діапазон значень від 697,18 дол. США (Хорватія) до 1409,23 дол. США 

(Болгарія). 

Середнє значення ціни по групі референтних країн по препарату 

ларонідаза дорівнює 519,75 дол. США, препарату ідурсульфаза – 2160,78 дол. 

США, а галсульфаза – 1073,90 дол. США.  
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Таблиця 3.3 

Аналіз переліку відшкодувань у референтних європейських країнах 

препаратів, що використовуються у лікуванні МПС  

 

Країни 

порівняння 

Національна 

валюта 

Ціна оптово-

відпускна (за 1 

флакон) 

Ціна у доларах  за 

курсом НБУ 

станом на 

14.03.25 (за 1 

флакон) 

Ларонідаза (лікування МПС І типу) 

Україна гривні 14454,22 348,07 

Болгарія болгарські леви 1363,78 755,64 

Греція євро 487,99 528,81 

Польща злоті 2304,73 594,92 

Румунія румунські леї 2593,87 564,71 

Хорватія хорватські куни 4844,33 326,32 

Ідурсульфаза (лікування МПС ІІ типу) 

Україна гривні 71 956,00 1732,75 

Греція євро 2 079,64 2253,60 

Польща злоті 10 464,31 2701.16 

Словенія євро 2 530,20 2741,85 

Хорватія хорватські куни 20 405,51 1374,52 

Галсульфаза (лікування МПС VI типу) 

Україна гривні 36 162,51 870,82 

Словенія євро 1 216, 61  1318,38 

Хорватія  хорватські куни 10 350, 06  697,18 

Болгарія болгарські леви  2543,38  1409,23 

 

Таким чином, отримані дані чітко демонструють високий рівень 

фінансового навантаження, що супроводжує забезпечення пацієнтів з 
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рідкісними захворюваннями необхідними медикаментами й підкреслюють 

потребу у впровадженні ефективних державних механізмів відшкодування та 

регулювання цін на орфанні препарати. Якщо порівнювати оптово-відпускні 

ціни по групі референтних країн, то можна констатувати факт наявності 

найнижчих їх значень у Хорватії, та Україні. 

Систематизуючи результати проведених досліджень можна 

стверджувати, що питання підвищення фізичної та соціально-економічної 

доступності ЛЗ, які використовуються у лікуванні МПС є складним та 

потребує системного вирішення, перш за все, завдяки впровадженню 

ефективних механізмів компенсації їх вартості та введення ефективних 

перемовин з виробниками ЛЗ з метою організації регулярних поставок 

препаратів на вітчизняний фармацевтичний ринок. 

 

ВИСНОВКИ ДО ТРЕТЬОГО РОЗДІЛУ 

 

1. За результатами проведених досліджень можна стверджувати, що у 

глобальному масштабі спостерігається тенденція до зростання інвестицій у 

розробку орфанних препаратів, що сприяє підвищенню доступності 

лікування цих хворих у національних системах охорони здоров’я. Програми 

підтримки фармацевтичних компаній, які займаються виробництвом 

препаратів, що використовуються у лікування орфанних патологій 

включають податкові пільги, гранти, подовження ексклюзивності препаратів 

і пришвидшення їх виходу на фармацевтичний ринок. 

2. Доведено, що в економічно розвинутих країнах лікування базується на 

комплексному підході, включаючи ранню діагностику, застосування 

сучасних методів терапії та мультидисциплінарний супровід пацієнтів 

протягом всього їх життя. 

3. В Україні залишається актуальною проблема недостатньої інтеграції 

інноваційних методів діагностики та лікування МПС, а також браку 
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фінансування для забезпечення спеціалізованої допомоги хворим на орфанні 

патології. 

4. Для лікування МПС I, II та VI типів в Україні зареєстровані три 

найменування ЛЗ: Ларонідаза (Genzyme, Фл., по 500 од/5 мл (100 од/мл)) , 

Ідурсульфаза (Shire HGT, Фл., 2 мг/мл ) та Галсульфаза (BioMarin 

Pharmaceuticals, Фл., 1 мг/мл).  

5. Встановлено, що препарат ларонідаза було зареєстровано у 2018 році з 

безстроковим терміном дії. Ідурсульфаза має обмежену реєстрацію, що діє з 

2019 року до 2026 року. Галсульфаза отримала реєстрацію у 2023 році також 

без обмеження строку її дії. 

6. За результатами аналізу систему державних закупівель ЛЗ, які 

здійснювалися на інформаційній платформі Prozorro встановлено, що у 2022-

2-24 рр. в Україні було придбано для хворих на МПС препаратів на суму 494 

млн. грн. Найбільша питома вага (%)припала на препарати ідурсульфази 

(55,49 %), що пояснюється більшою кількістю пацієнтів та високою вартістю 

їх лікування в країні. 

7. За даними розрахунку потреби вітчизняних хворих у ЗФТ хворих на 

МПС встановлено, що витрати на лікування одного дорослого пацієнта з 

МПС І типу протягом року дорівнювали 751619,44 грн. Враховуючи більшу 

кількість хворих дітей на МПС вартість їх лікування є значно більшою та 

сягає значення: при МПС I типу – 11274291,6 грн., при МПС II типу – 

86059376 грн., при МПС VI – 3757157,04 грн. 

8. За даними проведеного порівняльного аналізу оптово-відпускних цін 

на препарати, які використовуються у ЗФТ МПС в Україні та європейських 

країнах встановлено наступне. В таких країнах, як Україна, Болгарія, 

Словенія, Хорваті, Польща, Румунія, Греція спостерігаються суттєві 

відмінності у оптово-відпускних цінах на зазначені препарати. Так, діапазон 

коливань цінових даних для ларонідази (МПС I типу) складав – від 348,07 до 

755,64 дол. США, ідурсульфази (МПС II типу) – від 1374,52 до 2741,85 дол. 
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США, галсульфази (МПС VI типу)– від 697,18 до 1409,23 дол. США. Середні 

значення відповідно становлять: 519,75; 2160,78 та 1073,90 дол. США. 

9. Підсумовуючи результати проведених досліджень можна 

стверджувати, що питання підвищення фізичної (реєстрація та можливість 

ввезення на національний фармацевтичний ринок ЛЗ) та соціально-

економічна доступність препаратів необхідно розглядати комплексно, з 

урахування впливу всіх факторів, а також з залученням громадськості. 
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ЗАГАЛЬНІ ВИСНОВКИ 

 

1. У результаті аналізу спеціалізованих літературних джерел 

систематизовано сучасні наукові підходи до розуміння етіології, патогенезу, 

клінічних проявів та методів лікування МПС. 

2. Вивчено організаційні аспекти надання медичної та фармацевтичної 

допомоги хворим на МПС у світі та Україні. Встановлено, що у економічно 

розвинених країнах застосовується комплексний підхід, що включає ранню 

діагностику, мультидисциплінарний супровід та інноваційні методи терапії, 

тоді як в Україні існують проблеми з фінансуванням, доступністю 

діагностики та інтеграцією сучасних технологій. 

3. Проаналізовано показники поширеності МПС в Україні та світі. 

Виявлено, що поширеність МПС варіюється залежно від регіону, так найвищі 

показники зафіксовано в Саудівській Аравії, Португалії, Нідерландах та 

Австралії, а найнижчі – у Південній Кореї та Швейцарії. Встановлено, що в 

2024 р. в Україні нараховується приблизно 41 пацієнт із МПС, переважно 

діти, однак обмеженість епідеміологічних даних ускладнює планування 

лікувальних заходів. Крім цього, встановлено, що в Україні поки відсутні 

єдина статистична база обліку хворих на МПС. 

4. Здійснено аналіз структури державних закупівель щодо ЛЗ для 

лікування МПС; провести аналіз переліку відшкодувань для кожного з 

препаратів у референтних європейських країнах з метою пошуку цін на рівні 

виробника. 

5. Проведений аналіз державної реєстрації ЛЗ, які застосовуються у 

лікуванні МПС та визначена річна потреба в них для дорослих хворих та 

пацієнтів педіатричного  контингенту  на рік. Розраховані показники потреби 

на проведення ЗФТ дорослого пацієнта з МПС І типу становили 751619,44 

грн. та дітей із МПС І, ІІ та VI типів 11,27 млн грн, 86,06 млн грн і 3,76 млн 

грн відповідно.  
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6. Проаналізовано переліки відшкодування вартості ЛЗ для лікування 

МПС в референтних європейських країнах, що дозволило оцінити рівень 

соціально-економічної доступності терапії для пацієнтів за кордоном. 

Встановлена наявність значних коливань показників оптово-відпускних цін 

на вказані препарати у референтних країнах. При цьому, найнижчі значення 

цін на препарати ларонідази ідурсульфази галсульфази спостерігаються в 

Україні та Хорватії. 

7. За результатами систематизації та узагальнення результатів проведених 

досліджень визначити основні напрямки вирішення проблеми підвищення 

рівня фізичної та соціально-економічної доступності ЛЗ, які 

використовуються у лікуванні хворих на МПС в Україні 
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