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Дослідження стану та проблем фармацевтичного 
забезпечення орфанних пацієнтів лікарськими засобами 
за договорами керованого доступу

Мета – комплексне дослідження стану і проблем забезпечення орфанних пацієнтів інноваційними лікарськи-
ми засобами (ЛЗ), що закуповуються на умовах договорів керованого доступу (ДКД).

Матеріали та методи. Проведено аналіз, узагальнення і систематизацію нормативно-правових актів, наукових 
публікацій, аналітично-звітних даних, інформації офіційних сайтів уповноважених органів (Міністерства охоро-
ни здоров’я України, центральної закупівельної організації ДП «Медичні закупівлі України», ДП «Державний екс-
пертний центр МОЗ України») та електронної системи закупівель (ЕСЗ) «Prozorro» стосовно закупівлі орфанних 
ЛЗ на умовах ДКД.

Результати та їхнє обговорення. Аналіз світового досвіду показав, що для розширення доступу до інно-
ваційних високовартісних ЛЗ як на державному рівні, так і для окремого пацієнта застосовуються ДКД (фінан-
сові або орієнтовані на клінічні результати). За результатами проведених досліджень установлено, що станом 
на вересень 2025 р. в Україні на умовах ДКД закуповується 23 найменування ЛЗ (17 МНН), з них 13 МНН – 
для лікування рідкісних захворювань (мукополісахаридоз, хвороба Фабрі, хвороба Гоше, гемофілія А, первинні 
(вроджені) імунодефіцити, спінальна м’язова атрофія (СМА)). Усі ці ЛЗ попередньо пройшли державну оцінку 
медичних технологій (ОМТ), а саме порівняльну оцінку ефективності, безпечності і впливу на бюджет, та визна-
ні оптимальним варіантом для забезпечення терапії рідкісних (орфанних) захворювань (Р(О)З). Аналіз даних 
ЕСЗ «Prozorro» свідчить, що деякі ЛЗ до укладання ДКД закуповувалися децентралізовано. Наразі у зв’язку зі 
змінами до законодавства створюється прозорий багаторівневий механізм ДКД з можливістю залучення різних 
джерел фінансування, що дозволить підвищити ефективність, адресність фармацевтичної допомоги та її до-
ступність.

Висновки. Доведено, що ДКД (які також називають угодами про розподіл ризиків) є перспективним напря-
мом удосконалення системи фармацевтичного забезпечення орфанних пацієнтів, які потребують безперервно-
го високовартісного лікування. Гнучкість умов ДКД дозволяє розширювати доступ пацієнтів до ЛЗ, раціонально 
витрачати обмежені фінансові ресурси та здійснювати збір реальних даних про клінічну ефективність ЛЗ. Визначені 
ключові проблеми закупівлі ЛЗ за ДКД: недостатня прозорість умов укладання угод, відсутність реєстру пацієн-
тів, обмежена аналітична база для оцінки клінічних результатів.

Ключові слова: лікарські засоби; рідкісні (орфанні) захворювання; договори керованого доступу; 
публічні закупівлі; оцінка медичних технологій.
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The study of the state and problems of pharmaceutical provision of orphan patients 
with medicines under managed entry agreements
Aim. To conduct a comprehensive study of the state and problems of providing orphan patients with innovative 

medicines purchased under managed entry agreements (MEA).
Materials and methods. The analysis, generalization, and systematization of regulatory and legal acts, scientific 

publications, analytical and reporting data, information from the official websites of authorized bodies (the Ministry of 
Health of Ukraine, the central procurement organization SE “Medical Procurement of Ukraine,” State Expert Center of 
the Ministry of Health of Ukraine) and the “Prozorro” electronic procurement system regarding the purchase of orphan 
drugs under the terms of MEA were carried out.

Results. The analysis of global experience has shown that MEAs (financial or clinical outcome-based) are used 
to expand access to innovative high-cost medicines both at the state level and for individual patients. According to 
the results of the studies conducted it has been found that as of September 2025, 23 names of drugs (17 INNs) are 
purchased in Ukraine under the conditions of MEA; among them, 13 INNs are for the treatment of rare diseases (mu-
copolysaccharidosis, Fabry disease, Gaucher disease, hemophilia A, primary (congenital) immunodeficiencies, spinal 
muscular atrophy (SMA)). All these medicines have previously undergone a state health technology assessment 
(HTA), including a comparative evaluation of their effectiveness, safety, and impact on the budget, and have been rec-
ognized as the optimal option for providing therapy for rare diseases. The analysis of “Prozorro” data shows that some 
medicines were purchased in a decentralized manner prior to the signing of the MEA. Currently, due to changes in the 
legislation, a transparent multi-level MEA mechanism is being created with the possibility of attracting various sources 
of funding, which will increase the effectiveness, targeting, and availability of pharmaceutical care.
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Conclusions. It has been proven that MEAs (also known as risk-sharing agreements) are a promising direction 
for improving the system of pharmaceutical provision for orphan patients who require continuous, high-cost treatment. 
The flexibility of the terms of MEAs makes it possible to expand the patients’ access to medicines, use rationally the 
limited financial resources, and collect real data on the clinical effectiveness of medicines. Key problems in the pro-
curement of medicines under MEAs, such as insufficient transparency of the terms of agreements, lack of a patient 
registry, and a limited analytical base for evaluating clinical outcomes, have been identified.

Keywords: medicines; rare (orphan) diseases; managed entry agreements; public procurement; health 
technology assessment.

Вступ. Рідкісні (орфанні) захворювання (Р(О)З)  
є однією з найгостріших медико-соціальних проблем  
сучасності, оскільки вони характеризуються високи- 
ми незадоволеними медичними потребами через від- 
сутність або надзвичайно високу вартість медичних 
технологій (МТ) для їхньої діагностики, лікування 
та догляду. За оцінками міжнародних експертів, по-
над 300 млн людей у світі живуть із Р(О)З, яких на-
разі ідентифіковано близько 7 тисяч. Високий соці-
ально-економічний тягар Р(О)З вимагає системного 
підходу до організації фармацевтичної та медичної 
допомоги пацієнтам.

У травні 2025 року під час 78-ї сесії Всесвітньої 
асамблеї охорони здоров’я (WHA78) було ухвалено  
резолюцію «Рідкісні захворювання: глобальний пріо- 
ритет охорони здоров’я заради рівності та інклюзії».  
Документ визначає Р(О)З як один із ключових на- 
прямів глобальної політики у сфері охорони здоро- 
в’я (ОЗ) і закликає уряди країн інтегрувати політи- 
ку щодо Р(О)З у національні стратегічні плани, роз-
ширити скринінг новонароджених і забезпечити своє- 
часну діагностику, гарантувати доступ до МТ у ме- 
жах систем медичного страхування. Резолюція також  
зобов’язує Всесвітню організацію охорони здоров’я 
(ВООЗ) розробити комплексний 10-річний глобаль-
ний план дій щодо Р(О)З із чітко вимірюваною ме-
тою, спрямованою на досягнення рівності, інклюзії 
та справедливого доступу до медичної допомоги. 
ВООЗ наголошує на важливості інвестування у циф- 
рові інструменти, створення реєстрів пацієнтів і ре- 
ферентних центрів передового досвіду, а також під- 
креслює необхідність міжнародної співпраці та актив- 
ної участі пацієнтських організацій у розробленні  
й реалізації національної політики у сфері Р(О)З [1, 2].

Фармацевтичне забезпечення осіб із Р(О)З має 
такі характерні риси: незначна кількість пацієнтів, 
висока вартість терапії, що перевищує середні бю-
джетні можливості державних програм, обмежені 
дані клінічних досліджень, необхідність довічного  
лікування та моніторингу ефективності. В умовах та- 
ких обмежень саме ДКД стають ефективним меха-
нізмом раціонального розподілу фінансових ресур-
сів і забезпечення адресного доступу до лікування. 

Аналіз літературних джерел показав, що публі-
кації українських науковців зосереджені насампе-
ред на нормативно-правових аспектах укладання та 
реалізації ДКД, а також на проблемі удосконалення 
фармацевтичного забезпечення окремих категорій 
пацієнтів. Комплексного дослідження нормативно- 
правового регулювання, стану, умов та перспектив 
розвитку цього механізму в Україні не було.

Мета роботи полягала у комплексному досліджен- 
ні стану і проблем забезпечення орфанних пацієн-
тів інноваційними ЛЗ, що закуповуються на умовах 
ДКД. 

Матеріали та методи. Проведено аналіз, узагаль-
нення і систематизацію нормативно-правових актів,  
наукових публікацій, аналітично-звітних даних, інфор- 
мації офіційних сайтів уповноважених органів (Міні- 
стерства охорони здоров’я України, центральної заку- 
півельної організації ДП «Медичні закупівлі України»,  
ДП «Державний експертний центр МОЗ України») 
та електронної системи закупівель (ЕСЗ) «Prozorro» 
стосовно закупівлі орфанних ЛЗ на умовах ДКД.

Результати та їхнє обговорення. Забезпечення  
доступу пацієнтів, які страждають на Р(О)З, до не- 
обхідних МТ для діагностики, лікування і реабіліта-
ції є однією зі складових Плану заходів щодо реалі-
зації Концепції розвитку системи надання медичної 
допомоги пацієнтам, які страждають на Р(О)З, на 
2021–2026 роки [3]. Метою концепції є зменшення 
смертності, підвищення якості життя орфанних па-
цієнтів шляхом забезпечення справедливого й рів- 
ного доступу до належної медичної допомоги, зо-
крема до якісних, ефективних і безпечних ЛЗ. 

Договори керованого доступу (ДКД, англ. Mana- 
ged Entry Agreements, MEA) – це інноваційний меха-
нізм взаємодії держави з виробниками ЛЗ, спрямо- 
ваний на мінімізацію фінансових ризиків під час за- 
безпечення пацієнтів високовартісними ЛЗ. Такі уго- 
ди передбачають узгоджені умови постачання, фінан- 
сування та моніторингу результативності лікування  
з метою забезпечення ефективного використання дер- 
жавних коштів. Головна мета ДКД – забезпечити до- 
ступ пацієнтів до інноваційних МТ у разі, коли дока-
зової бази або даних про економічну доцільність не-
достатньо для стандартного вписування ЛЗ до дер- 
жавних програм [4].

Аналіз міжнародного досвіду свідчить, що най-
частіше застосовуються фінансові угоди та догово-
ри, орієнтовані на результат (табл. 1). Фінансові до-
говори спрямовані насамперед на зменшення витрат 
держави на закупівлю ЛЗ і не враховують його клі-
нічної ефективності / результативності. Особливіс-
тю ДКД, заснованих на результатах, є оплата лише 
за доведену ефективність лікування або конкретний,  
заздалегідь обумовлений клінічний результат [5-7]. 
Потенційна третя категорія зосереджена на створенні  
додаткових переваг для пацієнтів: центри доступу, 
освіти, моніторингу та збору даних реального сві-
ту (real world data, rwd), а також навчання та освіти 
опікунів [8].
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В оновленій версії Глосарію фармацевтичних тер-
мінів PPRI (2025) виділяють такі різновиди ДКД:
•	 доступ з розробленням доказів (access with evi- 

dence development – AED);
•	 умовне покриття (conditional coverage);
•	 умовне продовження лікування (conditional treat- 

ment continuation – CTC);
•	 покриття з розробленням доказів (coverage with 

evidence development – CED);
•	 тільки в дослідженнях (only in research – OIR);
•	 гарантії результатів (outcome guarantees);
•	 схема доступу для пацієнтів (patient access sche- 

me – PAS);
•	 патерн або процес догляду (pattern or process 

care);
•	 угода, що базується на результатах (performance 

based agreement);
•	 схеми відшкодування, що базуються на клініч- 

них результатах (performance based health out- 
come reimbursement schemes);

•	 відшкодування, повʼязане з результатами (perfor- 
mance-linked reimbursement);

•	 угоди про ціну та обсяг (price volume agreements –  
PVA);

•	 схеми розподілу ризиків (risk sharing schemes) [11].
Відповідно до базових умов та рівня застосування 

(індивідуальний, популяційний) ДКД можна умов-
но поділити на чотири класи (рис. 1).

Нами проведено аналіз особливостей викорис-
тання ДКД для високовартісних інноваційних ЛЗ 
для лікування орфанних захворювань (табл. 2).

Аналіз міжнародного досвіду впровадження до- 
говірних механізмів оплати високовартісних іннова- 
ційних ЛЗ свідчить про активне застосування моде- 
лей, заснованих на принципах оплати за результат  
(outcome-based agreements). Щодо препаратів Zol- 
gensma® (для лікування СМА) та Zynteglo® (для лі-
кування трансфузійно-залежної β-таласемії) країни 
ЄС, зокрема Німеччина та Швеція, впроваджують 
гнучкі фінансові підходи, що поєднують механізми 
відстрочених або розподілених платежів із гаран-
тіями відшкодування у разі відсутності клінічного 
ефекту. Такі моделі дозволяють державам зменшити 
фінансові ризики для впровадження генної терапії, 

Таблиця 1
Характеристики основних видів ДКД [4, 6, 9, 10]

Вид угоди Різновид Суть механізму
Фінансові договори 
(financial based)

Дисконтні / рабатні знижки / 
компенсація 

Повна оплата за прайс-листом із подальшим 
поверненням узгоджених знижок / компенсацій

Угода «ціна – обсяг» (PVA – Price-Volume 
Agreement) 

У разі перевищення встановленого порогу витрат 
передбачена знижка на всі додаткові дози

Лімітування «ціна / доза / час» Постачальник відшкодовує витрати на завер-
шення лікування у разі перевищення визначеної 
вартості й тривалості курсу, кількості доз

Договори на основі  
результатів 
(outcome based або 
performance-based)

Оплата за результат
(Payment-by-result – PbR) 

Виробник відшкодовує вартість ЛЗ у разі відсут-
ності клінічного результату 

Покриття з розробленням доказів 
(coverage with evidence development – 
CED) 

ЛЗ відшкодовуються за умови збору реальних 
даних (rwd)

Умовне продовження лікування 
(conditional treatment continuation – 
CTC)

Платник продовжує покривати витрати лише для 
окремих пацієнтів, які отримують користь від 
лікування

Комбіновані 
(гібридні) ДКД

Містять елементи фінансових ДКД і заснованих на результаті, обов’язково містять умови 
моніторингу договору

Обмеження використання /
вартості для пацієнта.
Безкоштовний / зі знижкою
початок лікування

Відшкодування, пов’язане
з результатами діяльності

Угода про ціну / обсяг.
Ліміт продажів

Покриття з розробленням
доказів
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Рис. 1. Договори керованого доступу [12]
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забезпечують зв’язок між ефективністю лікування  
і ціною, а також сприяють підвищенню прозорості 
та справедливості у процесі ціноутворення на іннова-
ційні ЛЗ. Досвід США демонструє аналогічну тен-
денцію до довгострокових розстрочених виплат (до 
5 років), що робить вартісно-інтенсивні методи лі-
кування більш доступними для системи ОЗ без од-
ночасного перевантаження бюджету. Загалом аналіз 
підтверджує, що моделі оплати за результат є ефек-
тивним інструментом балансування між інтересами 
пацієнтів, держави та виробників, а їхня адаптація 
до національної системи ОЗ України може сприяти 
більш раціональному використанню ресурсів і за-
безпеченню доступу до інноваційних терапій.

Одним із показових прикладів практичної реа- 
лізації ДКД у Польщі є забезпечення лікування па-
цієнтів зі СМА. У ході переговорів із виробниками  
ЛЗ МОЗ Польщі було застосовано «cup model», 
тобто встановлено фіксований обсяг фінансування, 
який держава може витратити на лікування Р(О)З.  
Виробник, зі свого боку, забезпечує лікування всіх 
пацієнтів із відповідним діагнозом у межах узгодже-
ної суми. Отже, ДКД передбачає розподіл ризиків: 
держава не перевищує запланований бюджет і забез-
печує прогнозованість витрат; компанія бере на себе 
ризик зростання кількості пацієнтів або вартості лі-
кування; пацієнти отримують гарантований доступ 
до інноваційного ЛЗ незалежно від демографічних 
чи часових факторів. Тобто ДКД можуть узгоджу-
вати інтереси держави, бізнесу та пацієнтів, підви-
щуючи ефективність використання коштів бюджету 
і рівень соціальної справедливості у сфері ОЗ [14].

Запровадження механізму ДКД в Україні врегу-
льовано декількома нормативно-правовими актами. 
Перелік ЛЗ, що закуповуються за ДКД, затверджу-
ється Кабінетом Міністрів України. Рішення про до- 
цільність укладення ДКД ухвалюється на підставі  
висновку уповноваженого органу з державної ОМТ, 
що підтверджує ефективність, безпечність та еконо-
мічну доцільність ЛЗ. Наразі таку оцінку відповідно  
до вимог постанови КМУ від 23.12.2020 р. № 1300 
проводить Департамент з ОМТ Державного підпри-
ємства «Державний експертний центр МОЗ Украї-
ни», підготовлені проєкти висновків розглядаються 
консультативно-дорадчим органом – Експертним ко- 
мітетом з ОМТ. Варто зауважити, що в процесі про-
ведення оцінки чітко визначаються конкретні по-
казання до застосування МТ і відповідні когорти  

пацієнтів (особливо це стосується перепрофільова-
них препаратів).

Порядок проведення переговорів щодо укладан-
ня ДКД і типова форма угоди чітко регламентовані 
постановою КМУ від 27.01.2021 р. № 61. Згідно з цим  
документом процедура закупівлі за ДКД проводить-
ся з дотриманням принципів прозорості, недискри-
мінації, забезпечення конфіденційності та захисту 
інформації [15]. Замовником, який здійснює закупів- 
лю ЛЗ на підставі й на умовах ДКД, виступає МОЗ 
України та особа, уповноважена на здійснення заку-
півель у сфері ОЗ на підставі відповідного рішення 
або доручення МОЗ. У 2023 р. у зв’язку зі змінами  
у законодавстві «МЗУ» набуло повноважень щодо са- 
мостійного формування переговорної групи, що сприяє  
більш оперативному проведенню перемовин з вироб- 
ником, результати яких спрямовуються на розгляд ро- 
бочої групи при МОЗ України. Зі свого боку, МОЗ 
ухвалює остаточне рішення щодо підписання дого-
вору.

З метою розширення доступу пацієнтів до ЛЗ, 
зокрема за рахунок закупівель за ДКД, було ухвале- 
но Закон України від 04.06.2025 р. № 4472-IX, згідно 
з яким були внесені зміни до чинних нормативно-
правових актів. Так, у новій редакції статті 79¹ «До- 
говори керованого доступу» Основ законодавства 
України про ОЗ суттєво оновлено підходи до право- 
вого регулювання укладення ДКД. Зміни спрямова- 
ні на підвищення прозорості та ефективності закупі-
вель і становлення ефективної моделі фінансування 
інноваційних ЛЗ в Україні. По-перше, вони форму-
ють механізм багаторівневої участі у фінансуванні за- 
купівель, що дозволяє залучати не лише державні,  
а й місцеві ресурси, а також кошти державних і ко-
мунальних медичних закладів. По-друге, процедура 
ухвалення рішень на основі державної ОМТ забез-
печує науково обґрунтоване та економічно доцільне 
використання бюджетних коштів. По-третє, добро-
вільний характер участі інших замовників у фінан-
суванні сприяє гнучкості та адаптивності механіз- 
му до потреб регіонів. Сукупність цих нововведень 
створює передумови для більш прозорого, прогно-
зованого та справедливого розподілу ресурсів у сис-
темі фармацевтичного забезпечення населення [16].

Отже, відповідно до чинного законодавства про-
цедура ДКД містить такі основні етапи (рис. 2). 

Варто зауважити, що, згідно із законодавством, 
першочергово проводяться переговори з власниками  

Таблиця 2
Приклади ДКД на основі результатів для високовартісних ЛЗ [13]

МТ Показання Країна Тип угоди, особливості реалізації
Zolgensma® СМА Німеччина Оплата за результат (2 показники) з гарантією повер-

нення грошей
США Оплата за результатами, розподіл платежів на 5 років

Zynteglo® Трансфузійно-залежна 
β-таласемія

Німеччина Оплата за результат (відсутність переливання еритро-
цитів), розподіл платежів на 4 роки

Швеція Оплата за результат, розподіл 5 платежів на 4 роки
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реєстраційних посвідчень ЛЗ (їхніми представника-
ми), які демонструють готовність знизити ціну для 
досягнення показника ефективності витрат відповід- 
но до рекомендацій ВООЗ на рівні 1–3 ВВП на душу 
населення або менше [15].

За результатами переговорів для кожного замов-
ника і кожного окремого ЛЗ укладається окремий 
ДКД у письмовій формі відповідно до вимог Цивіль- 
ного та Господарського Кодексів України з урахуван- 
ням положень постанови КМУ № 61. Сторони ДКД 
можуть визначити окремі положення ДКД інформа- 
цією з обмеженим доступом, крім інформації, як МОЗ  
розміщує на своєму офіційному веб-сайті та інфор- 
мації, доступ до якої не може бути обмежено відпо- 
відно до законодавства. Посадові особи, які беруть 
участь у переговорах, укладають або виконують ДКД,  
несуть відповідальність за дотримання конфіденцій- 
ності інформації. Також особлива увага приділяється 
уникненню конфлікту інтересів усіма учасниками.

Аналіз показав, що станом на вересень 2025 р. до  
переліку ЛЗ, що закуповуються за ДКД (згідно з поста-
новою КМУ від 9.12.2022 р. № 1373), входить 23 най- 
менування ЛЗ (17 МНН), з них 13 МНН – для ліку-
вання Р(О)З, а з урахуванням дозування – 18 найме-
нувань ЛЗ (табл. 3). 

Окрім того, за інформацією ДП «МЗУ», наразі 
проводяться переговори стосовно закупівлі за ДКД 
нусінерсену (Спінраза) і рисдипламу (Еврисді) з ме- 
тою розширення їхнього застосування пацієнтами зі 
СМА ІІ і ІІІ типів [17].

Варто зауважити, що на оригінальні (інновацій-
ні) ЛЗ, що підлягають закупівлі за ДКД, не поширю-
ється дія закону «Про публічні закупівлі». Також за-
конодавство не вимагає вносити закупівлю за ДКД 
до річного плану закупівель замовника. Водночас за- 
лишається обов’язковою вимога щодо оприлюднен- 
ня інформації в ЕСЗ «Prozorro». Відповідно до ви-
мог закону протягом 3 робочих днів з моменту укла-
дення ДКД має бути оприлюднено звіт про договір, 
де зазначається інформація про заявника (постачаль-
ника), МНН (за наявності) і торговельну назву, фор-
му випуску і дозування ЛЗ, а також строк дії ДКД. 

Аналіз даних ЕСЗ «Prozorro» свідчить, що в сис- 
темі відсутня повна інформація про закупівлі орфан- 
них ЛЗ. Так, за МНН «Агалсидаза бета» опублікова- 
но інформацію лише про 3 завершені договори, у яких  
замовником виступає ДП «МЗУ» (закупівлі UA-2021- 
11-05-003683-b-b1, UA-2021-09-09-012812-c-c1, UA- 
2021-09-09-012871-c-c1). Ці закупівлі проводилися за 
переговорною процедурою у 2021–2022 рр. до укла- 
дання ДКД. Велаглюцераза альфа 400 ОД закупову- 
валася централізованою закупівельною організацією  
(ЦЗО) за 2 договорами (UA-2021-11-05-001186-b-b1,  
UA-2021-07-02-002838-c-c1), а також на регіональ- 
ному рівні – департаментом охорони здоров’я (ДОЗ).  
При цьому була застосована як переговорна процеду- 
ра, так і відкриті торги з публікацією англійською 
мовою. Також були закуплені ЦЗО за переговор-
ною процедурою Галсульфаза (UA-2021-11-05-
002669-b), Елосульфаза (UA-2021-11-05-002234-b),  

Надання уповноваженим органом висновку за результатами
проведеної державної ОМТ із відповідною рекомендацією

Підготовка робочою групою пропозицій щодо застосування
процедури ДКД і надання їх МОЗ

Збір необхідної інформації та надання МОЗ доручення
переговорній групі

Звернення переговорної групи до заявника
щодо проведення переговорів

Отримання згоди (відсутність відповіді протягом 30 днів
розцінюється як відмова)

Проведення переговорів та укладення ДКД
у разі досягнення згоди

Внесення ЛЗ, щодо якого планується укладення ДКД,
до переліку, затвердженого постановою КМУ

Рис. 2. Етапи укладання договорів керованого доступу
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Ідурсульфаза (UA-2021-11-04-007744-b-b1), Лароні- 
даза (UA-2021-09-09-012786-c), Інгібітор С1-естерази  
(UA-2021-11-04-008402-b-b1). Іміглюцераза і таліглю- 
цераза альфа також були закуплені у 2020–2021 рр. 
як централізовано (по 2 процедури закупівель), так 
і на місцевому рівні – ДОЗ (м. Київ) [18]. 

Варто зауважити, що за окремими позиціями в си- 
стемі «Prozorro» міститься інформація про закупів-
лі ЛЗ, починаючи з 2016 р. Так, наприклад, пошук 
дозволив виявити інформацію про 15 процедур за-
купівлі ЛЗ «Антиінгібіторний коагулянтний комп-
лекс», з них лише 3 договори організовані ЦЗО про- 
тягом 2020–2021 рр. Іншими замовниками були ко-
мунальні заклади ОЗ «Західноукраїнський спеціалі-
зований дитячий медичний центр» (м. Львів), Облас- 
ний клінічний перинатальний центр (м. Суми), Хар-
ківська міська клінічна дитяча лікарня № 16, 1-а місь- 
ка клінічна лікарня (м. Полтава), ДОЗ м. Києва та 
Хмельницького. За даними ЕСЗ, тофацитиніб заку-
повувався за кошти місцевого бюджету замовником 
Львівською обласною клінічною лікарнею. Еміци-
зумаб, згідно з інформацією, що міститься в ЕСЗ 
«Prozorro», протягом 2020–2023 рр. закуповувався 

за 21 договором, з них 5 договорів централізованих 
закупівель замовника ДП «МЗУ», 16 – ДОЗ вико-
навчого органу Київської міської ради (КМДА) [18]. 

Установлено, що протягом 2021–2025 рр. на заку-
півлю ЛЗ за МНН Рисдиплам було укладено 17 дого- 
ворів закупівлі за кошти місцевих бюджетів. Держав- 
ними замовниками були як заклади ОЗ «Багатопро-
фільна клінічна лікарня інтенсивних методів ліку-
вання та швидкої медичної допомоги», «Клінічний 
центр дитячої медицини», «Західноукраїнський спе- 
ціалізований дитячий медичний центр» (Львів), так 
і установи ОЗ (департаменти ОЗ міських адміністра- 
цій Києва, Івано-Франківська) [18]. 

Нусінерсен для лікування пацієнтів із СМА у 
2021–2022 рр. був закуплений за бюджетні кошти за  
програмою «Здоров’я киян» (зокрема за рахунок гума-
нітарної допомоги). Цей ЛЗ отримували усього 9 паці- 
єнтів дитячого віку, що становить 24 % від загальної  
кількості пацієнтів із СМА у м. Київ. Установлено, що  
Департаментом ОЗ за напрямом «Лікарські засоби для  
хворих на СМА» у 2021 р. було закуплено 21 флакон  
нусінерсену, у 2022 р. – 16, в 2023 р. – 15. Ціна нусінер- 
сену, за даними ЕСЗ, становить 2 628 292,76 грн [19, 20]. 

Таблиця 3
Перелік ЛЗ, які закуповуються за ДКД (за даними ДП «МЗУ») станом на вересень 2025 р. [17]

МНН Торгова назва, 
виробник

Фармакотерапевтична 
група

Показання, на яке видано  
висновок ОМТ

Агалсидаза бета 
A16A B04

ФАБРАЗИМ 
Genzyme, Iрландiя

Інші засоби, що вплива-
ють на систему травлен-
ня і метаболічні процеси

Хвороба Фабрі, вік від 8 років 

Велаглюцераза альфа 
A16AB10

ВПРІВ
Shire, Ірландія 

Хвороба Гоше I типу

Галсульфаза 
A16AB08

НАГЛАЗИМ 
BioMarin Intern., 
Ірландія

Мукополісахаридоз VI типу (МПС VI; 
недостатність N-ацетилгалактозамін-
4-сульфатази; синдром Марото-Ламі)

Елосульфаза A16AB12 ВІМІЗИМ 
BioMarin, Ірландія

МПС IVA типу (синдром Моркіо А, 
МПС IVA) 

Ідурсульфаза 
A16AB09

ЕЛАПРАЗА 
Takeda, Ірландія

Синдром Хантера (МПС ІІ типу (МПС II))

Іміглюцераза 
A16AB02

ЦЕРЕЗИМ® 
Genzyme, Iрландія 

Хвороба Гоше (тип 1 або 3)

Ларонідаза А16АВ05 АЛЬДУРАЗИМ 
Genzyme, Ірландія

МПС І типу, α-L-ідуронідазова 
недостатність

Таліглюцераза альфа 
A16AB11

ЕЛЕЛІСО
Pharmacia & Upjohn, США

Хвороба Гоше 1-го типу

Еміцизумаб B02BX06
(30, 60, 105, 150 мг для 
дорослих і дітей)

ГЕМЛІБРА 
Roche, Швейцарія

Засоби, що впливають на 
систему крові та гемо-
поез. Антигеморагічні 
засоби

Профілактика кровотеч у хворих на 
гемофілію А (вроджений дефіцит  
VIII фактора згортання крові) з утво-
ренням інгібіторів до фактора VIII

Антиінгібіторний 
коагулянтний 
комплекс В02ВD03

ФЕЙБА 
Takeda, Австрія

Гемофілія А та інгібіторами до 
Фактора VIII

Інгібітор С1-естерази 
B06AC01

СІНРАЙЗ 
Takeda, Австрія

Інші гематологічні 
засоби

Первинні (вроджені) імунодефіцити

Тофацитинібу цитрат 
L04AA29

КСЕЛЬЯНЗ 
Pfizer, Німеччина

Селективні імуносупре-
санти

Активний поліартикулярний ювеніль-
ний ідіопатичний артрит (ЮІА)  
у дорослих і дітей з масою тіла > 40 кг
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Відповідно до висновку уповноваженого органу 
з ОМТ від 28.04.2023 р. рекомендовано розглянути 
можливість проведення переговорів щодо ДКД для 
ЛЗ Нусінерсен для лікування пацієнтів зі СМА ІІ типу.  
З метою досягнення економічної доцільності засто-
сування нусінерсену на рівні рекомендованого по-
рогу готовності платити для України рекомендова-
ним є зниження ціни на 98,4 та 97,1 % (відповідно 
до аналізу «витрати – користь»), до рівня 30 972,75 
та 54  313,93  грн відповідно до порогу на рівні  
3–5 ВВП на душу населення за шкалою реко-
мендованих граничних значень ICER в Україні 
(395 832,00–659 720,00 грн) [19].

За результатами проведених досліджень установ- 
лено, що ДКД є перспективним напрямом удоскона-
лення системи фармацевтичного забезпечення па- 
цієнтів, що страждають на Р(О)З і потребують по-
стійного високовартісного лікування. Завдяки ДКД 
держава отримує змогу розширювати доступ паці-
єнтів до МТ, а фінансування здійснюється лише за 
умови підтвердження ефективності терапії. Водночас 
реалізація механізму ДКД стикається з низкою про-
блем: недостатня прозорість умов укладання угод;  
відсутність реєстру пацієнтів; обмежена аналітична  
база для оцінки клінічних результатів; брак фахівців  
у сфері ОМТ і фармакоекономічного аналізу. Для під- 
вищення ефективності ДКД необхідним є створен-
ня національної бази даних клінічних результатів, 
розширення реєстрів орфанних хворих і посилення 
інституційної спроможності Національного агент-
ства з ОМТ.

Перспективними напрямами розвитку практики 
ДКД в Україні є:

1. Розширення переліку нозологій, охоплених ме- 
ханізмом ДКД (відповідно до структури захворюва-
ності та пріоритетів у сфері ОЗ).

2. Гармонізація українського законодавства з єв-
ропейськими підходами до укладання та реалізації 
ДКД.

3. Запровадження системи моніторингу резуль-
татів лікування через національні реєстри пацієнтів 
та централізоване збирання даних.

4. Активна взаємодія з громадськими організа-
ціями пацієнтів, залучення їх до формування полі-
тики забезпечення високовартісними МТ.

З метою підвищення ефективності ДКД на ви-
соковартісні інноваційні МТ в Україні необхідно 
удосконалення нормативно-правової бази (запрова-
дження законодавчо визначених механізмів оплати 

за результат, створення чітких правил купівлі на ви-
плат, гарантій повернення коштів у разі відсутності 
клінічного ефекту, визначення релевантних показни- 
ків / критеріїв та процедур / алгоритму моніторингу 
ефективності МТ), підвищення прозорості та ана- 
літичного супроводу, підвищення професійної ком-
петентності учасників процесу (проведення навча- 
льних програм для державних замовників і медич-
них установ щодо особливостей укладання та вико- 
нання контрактів за результатами, розроблення ме-
тодичних рекомендацій щодо оцінки ефективності  
МТ у реальних умовах лікування). У цьому контексті 
доречними є адаптація позитивного міжнародного 
досвіду щодо купівлі на виплат і оплати за резуль-
тат, а також запровадження пілотних проєктів для 
окремих високовартісних МТ з оцінкою економіч-
ної доцільності та клінічного ефекту.

Висновки та перспективи подальших дослі-
джень

1. Проведено комплексне дослідження стану, про- 
блем і перспектив розвитку ДКД як ефективного ін-
струменту сучасної фармацевтичної політики, який 
гарантує доступність інноваційних високовартісних  
МТ для орфанних пацієнтів і водночас сприяє раціо- 
нальному використанню обмежених ресурсів, а також 
підвищенню соціальної справедливості в системі ОЗ.

2. Установлено, що реалізація механізму ДКД в Ук- 
раїні стикається з низкою проблем: недостатня про- 
зорість умов укладання угод, відсутність єдиного ре- 
єстру пацієнтів, що ускладнює моніторинг лікуван-
ня, обмежена аналітична база для оцінки клінічних 
результатів і економічної ефективності, брак фахів-
ців у сфері ОМТ і фармакоекономічного аналізу. 
Тобто для підвищення ефективності ДКД необхід-
ним є створення національної бази даних клінічних 
результатів, розширення реєстрів орфанних хворих 
і посилення інституційної спроможності Національ-
ного агентства з ОМТ.

3. Подальший розвиток практики ДКД в Україні 
передбачає: розширення переліку нозологій, охопле- 
них цим механізмом (онкологічні, імунологічні, нев- 
рологічні захворювання); гармонізацію українського 
законодавства з європейськими підходами до ДКД;  
запровадження системи моніторингу результатів лі-
кування через реєстри пацієнтів; активну взаємодію 
з громадськими організаціями пацієнтів для реалі-
зації пацієнт-орієнтованого підходу. Тому доцільно 
проводити дослідження у цьому напрямі.

Конфлікт інтересів: відсутній.
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