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Тема дисертації:
1. Науково-практичні підходи до удосконалення фармацевтичної допомоги пацієнтам з орфанними
захворюваннями за умов оцінки медичних технологій

2. Scientific and practical approaches to improving pharmaceutical care for patients with orphan diseases in the
framework of health technology assessment

Реферат:
1. Дисертаційна робота присвячена обґрунтуванню наукових підходів до удосконалення надання
фармацевтичної допомоги пацієнтам із рідкісними захворюваннями (РЗ) за умов оцінки медичних
технологій (ОМТ) на прикладі бульозного епідермолізу (БЕ). Досліджено причини, клінічні прояви різних
видів БЕ, епідеміологічні показники. Ґрунтовний аналіз клінічних протоколів і настанов свідчить, що єдиним
доступним методом лікування БЕ є цільова коригуюча терапія – захист уражених ділянок шкіри та лікування
міхурів і ран, зменшення болю й свербіння, профілактика ускладнень (плоскоклітинного раку шкіри).
Здійснено аналіз вітчизняного ринку ЛЗ, рекомендованих клінічним протоколом для лікування БЕ
(ранозагоювальних, антибактеріальних, антигістамінних засобів, топічних глюкокортикостероїдів тощо).
Встановлено, що тільки 9 МНН ЛЗ включені до Національного переліку та, відповідно, можуть
закуповуватися за бюджетні кошти. Встановлено, що медичні вироби (перев’язувальні матеріали) для



пацієнтів з БЕ закуповуються централізовано за державними програмами, потреба у ЛЗ та спеціальному
медичному харчуванні покривається за кошти місцевих бюджетів. Проведено сканування горизонту для
виявлення ЛЗ, що знаходяться на етапі клінічних випробувань, а також аналіз світового ринку орфанних ЛЗ
за показанням «БЕ». Здійснено оцінку ефективності, безпеки та доступності інноваційних ЛЗ (Filsuvez,
Vyjuvek). Здійснено аналіз стану і проблем фармацевтичного забезпечення пацієнтів із БЕ. Проведено
комплексне опитування пацієнтів та лікарів дозволило визначити основні проблеми, пов’язані із
захворюванням, оцінити соціально-економічний тягар БЕ та його вплив на якість життя пацієнтів. Визначено
основні проблеми та обґрунтовано напрями удосконалення фармацевтичної допомоги пацієнтам із РЗ

2. The dissertation is devoted to the substantiation of scientific approaches to improving the provision of
pharmaceutical care to patients with rare diseases (RD) under the conditions of health technology assessment
(HTA) using the example of epidermolysis bullosa (EB). The causes, clinical manifestations of different types of EB,
and epidemiological indicators were studied. A thorough analysis of clinical protocols and guidelines shows that
the only available method of treating EB is targeted corrective therapy - protection of affected skin areas and
treatment of blisters and wounds, reduction of pain and itching, prevention of complications (squamous cell skin
cancer). An analysis of the domestic market of medicines recommended by the clinical protocol for the treatment
of EB (wound healing, antibacterial, antihistamines, topical glucocorticosteroids, etc.) was carried out. It was
established that only 9 INN are included in the National List and, accordingly, can be purchased for budget funds.
It was established that medical products (dressing materials) for patients with EB are purchased centrally under
state programs, the need for preparations and special medical nutrition is covered by local budgets. A horizon scan
was conducted to identify medicines that are at the stage of clinical trials, as well as an analysis of the global
market for orphan drugs for the indication “EB”. An assessment of the effectiveness, safety and accessibility of
innovative medicines (Filsuvez, Vyjuvek) was carried out. An analysis of the state and problems of pharmaceutical
care for patients with EB was carried out. A comprehensive survey of patients and physician was conducted, which
allowed us to identify the main problems associated with the disease, assess the socio-economic burden of EB and
its impact on the quality of life of patients. The main problems were identified and areas for improving
pharmaceutical care for patients with RD were substantiated
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