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Резюме. Обязательным условием применения нового лекарственного препарата в клинической практике является его госу-
дарственная регистрация. Сбор необходимого для регистрации объема клинических данных в ряде случаев может продол-
жаться много лет, что особенно критично для заболеваний, имеющих злокачественное течение и не имеющих альтернатив-
ной терапии. Дефицит лечения создает условия для появления социального запроса на скорейшее внедрение в клиническую 
практику эффективной терапии. Возникновение таких запросов привело к формированию в регуляторной практике под-
ходов, направленных на ускорение регистрации препаратов как за счет сокращения сроков, так и за счет выполнения пост
регистрационных условий. Цель работы  — анализ регуляторных подходов к процедуре ускоренной регистрации лекар-
ственных препаратов на основании неполных клинических данных и возможных перспектив ее применения в Российской 
Федерации. В работе описаны возможные пути регистрации на основе неполных клинических данных, имеющиеся в прак-
тике мировых регуляторных органов, а также подходов, сформированных в Евразийском экономическом союзе (ЕАЭС) 
и в рамках национальной процедуры регистрации. Показано, что подходы регуляторных органов США, Европейского сою-
за, а также Японии, имея ряд различий, имеют общую цель — ускорение регистрации препаратов с обозначенной неудовлет-
воренной медицинской потребностью. Отмечено, что в рамках ЕАЭС предусмотрена процедура регистрации на условиях, 
однако предложенные критерии не позволяют применить этот подход для условий, соответствующих неудовлетворенным 
медицинским потребностям в реальной клинической практике. Создание подобной процедуры в рамках национальной си-
стемы позволит избрать компромиссный вариант между запросами здравоохранения и необходимыми рамками принятия 
обоснованного решения регуляторными органами. Ускорение выведения на отечественный рынок новых препаратов для 
применения в тех областях, где существуют неудовлетворенные медицинские потребности, станет положительным векто-
ром развития отечественного законодательства в сфере регулирования обращения лекарственных средств.
Ключевые слова: государственная регистрация лекарственных средств; ускоренная регистрация; регистрация на усло-
виях; неудовлетворенная медицинская потребность; пострегистрационные меры
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Abstract. No new drug can be used in clinical practice without marketing authorisation. Acquisition of the necessary amount of 
clinical data may take several years, which is especially critical for pernicious diseases for which no alternative therapy is available. 
Lack of treatment options creates conditions in which early introduction of efficacious therapy into clinical practice is becoming 
crucial. This need resulted in the development of new regulatory approaches aimed at accelerated approval of drugs both by reduc-
ing the time frame and by fulfilling post-authorisation requirements. The aim of the study was to review regulatory approaches to 
the accelerated authorisation procedure based on incomplete clinical data, and analyse their potential use in the Russian Federa-
tion. The paper presents an overview of authorisation pathways based on incomplete clinical data, which are used by different 
regulatory authorities, as well as regulatory approaches used in the Eurasian Economic Union (EAEU) and as part of the Russian 
national authorisation procedure. It was demonstrated that the approaches used by the US, European, and Japanese regulatory au-
thorities, despite some differences, share a common objective of accelerated approval of drugs that fill an unmet medical need. The 
EAEU also has a conditional approval procedure, but the proposed criteria do not make it possible to use this approach in a real 
clinical situation of an unmet medical need. A similar national procedure would make it possible to reach a compromise between 
the needs of the healthcare system and the sound basis for informed decisions of the regulatory authority. Accelerated introduction 
of novel drugs that address unmet medical needs would set the national regulation in the area of drug circulation on the right track. 
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Применение нового лекарственного препара-
та (ЛП) в клинической практике начинается после 
его регистрации, основанной на положительной 
оценке его эффективности и безопасности. Проце-
дура регистрации ЛП достаточно формализована 
и отрегулирована нормативно-правовыми актами 
как в рамках национального законодательства и за-
конодательства Евразийского экономического со-
юза (ЕАЭС), так и согласно требованиям ведущих 
зарубежных регуляторных органов (Food and Drug 
Administration, FDA; European Medicines Agency, 
EMA1). В соответствии со стандартной процеду-
рой объем представляемых клинических данных 
должен быть достаточным для проведения оцен-
ки эффективности и безопасности лекарствен-
ного средства (ЛС), заявленного на регистрацию. 
В ряде случаев длительность сбора достаточных до-
казательств (получение результатов необходимых 
клинических исследований) составляет несколько 
лет, а заболевание, для которого планируется ис-
пользовать препарат, имеет злокачественное тече-
ние и отсутствует альтернативная терапия, значимо 
влияющая на его течение. 

При определенном дефиците данных клиниче-
ских исследований появляется неопределенность 
для признания благоприятным отношения ожидае-
мой пользы к возможным рискам применения пре-
парата. При отрицательном решении регуляторного 
органа в связи с нехваткой клинических данных мо-
жет быть упущена возможность облегчения течения 
заболевания у пациента, не имеющего никакой аль-
тернативы лечения. Однако при разрешении при-
менения препарата на основании неполных данных 
есть риск неэффективности препарата или даже его 
негативного влияния, не обнаруженного в непол-
ной программе клинических исследований. 

Существенный дефицит эффективной терапии 
для ряда состояний и заболеваний, имеющих небла-
гоприятное течение, создает условия для появления 
социального запроса на скорейшее внедрение в кли-
ническую практику новых методов лечения. При-
чем подобный запрос формируется как со стороны 
пациентов, так и со стороны врачебного сообще-
ства. Эти основные участники системы здравоох-
ранения солидарны в необходимости использовать 
все имеющиеся возможности и готовы принять 
на себя ответственность за определенные риски ле-
чения. Отсутствие регистрации препарата вызывает 
в этом случае критику правил и административной 
процедуры стандартной регистрации ЛП. Пациен-
ту и ответственным за него лицам необходима на-
дежда на облегчение состояния, а врачу необходима 
возможность назначения терапии, которая позво-
лит продолжить диалог с пациентом. Производите-

лю ЛП, в свою очередь, важно максимально быстро 
вывести препарат в обращение. Запрос на быструю 
регистрацию препарата от всех участников направ-
лен к регуляторной системе, призванной быть гаран-
том применения ЛП с благоприятным отношением 
пользы к возможным рискам. Кроме того, система 
здравоохранения будет нести финансовое бремя, 
связанное с закупками нового препарата для гаран-
тированного обеспечения пациентов, а неопреде-
ленность клинического эффекта создает неопреде-
ленность в обоснованности экономических затрат. 

Цель работы  — анализ регуляторных подходов 
к процедуре ускоренной регистрации лекарствен-
ных препаратов на основании неполных клиниче-
ских данных и возможных перспектив ее примене-
ния в Российской Федерации.

В практике FDA и EMA используется подход, 
основанный на возможности ускорения регистра-
ции препаратов в отдельных случаях, причем это 
реализуется как путем сокращения сроков, так 
и за счет выработки определенных условий, кото-
рые необходимо выполнять в пострегистрационный 
период. Основы этих процедур были заложены FDA 
около 30 лет назад [1]. 

Заявитель в США располагает четырьмя воз-
можными подходами для ускорения регистрации 
ЛП: «приоритетное рассмотрение» (Priority review), 
признание «прорывной терапии» (Breakthrough 
therapy), «ускоренное разрешение» (Accelerated ap-
proval) и «быстрый путь» (Fast track). Все эти под-
ходы имеют свои особенности и соответствующие 
процедуры, например статус препарата для прорыв-
ной терапии позволяет выбрать дальнейший путь 
для получения разрешения.

Приоритетное рассмотрение (Priority review). 
Этот подход существует в FDA с 1992  г., когда 
на основании Закона о сборах при подаче заявок 
на регистрацию рецептурных лекарственных пре-
паратов (Prescription Drug User Fee Act, PDUFA) 
было сформировано 2 потока рассмотрения до-
сье на регистрацию: стандартный, продолжитель-
ностью 10 месяцев, и приоритетный  — 6 месяцев 
[2]. Для приоритетного рассмотрения необходимо 
условие: одобрение ЛП должно привести к значи-
тельному повышению безопасности или эффек-
тивности лечения, диагностики или профилактики 
серьезных состояний.

В качестве аргументации возможности такого 
рассмотрения FDA принимает2:

-  доказательство высокой эффективности лече-
ния, профилактики или диагностики состояния;

-  устранение или существенное снижение не-
желательных реакций на препарат, ограничиваю-
щих лечение;

1	 FDA — Управление по контролю за качеством продуктов питания и лекарственных средств; EMA — Европейское агентство по лекар-
ственным средствам. 
2	 Priority Review. https://www.fda.gov/patients/fast-track-breakthrough-therapy-accelerated-approval-priority-review/priority-review
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-  документально подтвержденное повышение 
приверженности лечению пациентов, что приведет 
к улучшению исходов; 

-  доказательства безопасности и эффективно-
сти ЛП в новой субпопуляции пациентов. 

Важным в процедуре приоритетного рассмотре-
ния является отсутствие сокращения длительности 
клинических исследований препарата и требований 
к степени значимости доказательств его эффектив-
ности и безопасности. 

Ускоренное разрешение (Accelerated approval)3. 
Процедура разработана FDA в отношении препара-
тов для лечения серьезных заболеваний и для при-
менения в тех областях, где существуют неудов-
летворенные медицинские потребности. Важной 
особенностью является то, что цели в клинических 
исследованиях могут быть ограничены критерия-
ми, основанными на суррогатных конечных точках. 
Суррогатная конечная точка — это маркер клини-
ческой пользы (лабораторный показатель, рентге-
нографическое изображение, симптом или иной 
признак), который с большой вероятностью про-
гнозирует клиническую пользу препарата, но сам 
по себе не отражает клинически значимые эффек-
ты. Использование суррогатной конечной точки 
в качестве основного критерия в клинических ис-
следованиях может значительно сократить время 
до получения одобрения FDA. Важным условием 
в этом случае является то, что после регистрации 
препарата фармацевтические компании обязаны 
продолжить его клиническое изучение, прово-
дя исследования его клинической пользы, но уже 
с использованием основных, а не суррогатных ко-
нечных точек. Эти исследования IV фазы являют-
ся подтверждающими, и если они демонстрируют, 
что препарат на самом деле обладает клинической 
пользой, то FDA выдает стандартное одобрение 
для препарата, в противном случае FDA использует 
регулирующие процедуры, позволяющие быстро 
вывести препарат с рынка.

Процедура ускоренного разрешения принята 
в США в 2012 г. [3] на основании Закона о безопас-
ности и инновациях (Food and Drug Administration 
Safety and Innovation Act, FDASIA), внесшего по-
правку в Закон о пищевых продуктах, лекарствен-
ных и косметических средствах (Federal Food, 
Drug, and Cosmetic Act, FD&C Act)4. Рассматривая 
особенности данной процедуры, следует еще раз 
подчеркнуть, что основным ускоряющим факто-
ром при этом является использование суррогатных 
или промежуточных клинических конечных точек. 
Например, вместо того чтобы ожидать результатов 

длительного клинического исследования с целью 
подтверждения того, что препарат увеличивает вы-
живаемость у больных раком, FDA может одобрить 
препарат на основании только данных по уменьше-
нию объема опухоли. Эксперты FDA считают это 
применимым лишь в отношении определенных раз-
новидностей опухолей, для которых объем является 
объективным признаком прогноза реальной клини-
ческой пользы. 

Прорывная терапия (Breakthrough therapy de­
signation, BTD). Согласно разделу 902 FDASIA 
в рамках процедуры ускоренного разрешения до-
полнительно предусмотрена возможность особо-
го обозначения статуса препарата  — «прорывная 
терапия», которая позволяет также существенно 
сокращать необходимый объем клинических дан-
ных для получения разрешения на регистрацию 
[3]. Препарат прорывной терапии  — это препа-
рат, предназначенный отдельно или в комбинации 
с одним или несколькими другими препаратами 
для лечения тяжелого или опасного для жизни за-
болевания или состояния, при этом предваритель-
ные клинические данные указывают на то, что пре-
парат может продемонстрировать существенное 
улучшение в отношении одной или нескольких 
клинически значимых конечных точек при сопо-
ставлении с существующими методами лечения. 
Значимая конечная точка в данном случае является 
характеристикой, которая позволяет оценить вли-
яние на необратимую инвалидизацию или смерт-
ность или на симптомы, которые представляют 
собой серьезные последствия заболевания. Кли-
нически значимая конечная точка также может 
относиться к выживаемости, необратимой инва-
лидизации или важным симптомам. В процедуре 
ускоренного разрешения оценка влияния препа-
рата на суррогатную конечную точку или проме-
жуточную клиническую конечную точку считается 
приемлемым критерием для прогнозирования его 
клинической пользы. При получении статуса про-
рывной терапии для ЛП считается достаточным 
установление его влияния на фармакодинамиче-
ские биомаркеры, которые не соответствуют кри-
териям приемлемой суррогатной конечной точки, 
но связаны с потенциалом клинически значимого 
эффекта в отношении заболевания и значительно-
го улучшения профиля безопасности по сравнению 
с доступной терапией, например меньшая систем-
ная экспозиция с доказательствами эквивалентной 
эффективности5.

Препарат, который получает статус прорывной 
терапии, имеет все преимущества для прохождения 

3	 Accelerated Approval. https://www.fda.gov/patients/fast-track-breakthrough-therapy-accelerated-approval-priority-review/accelerated-approval  
4	 Food and Drug Administration Safety and Innovation Act (FDASIA). https://www.fda.gov/regulatory-information/selected-amendments-fdc-act/
food-and-drug-administration-safety-and-innovation-act-fdasia
	 Federal Food, Drug, and Cosmetic Act (FD&C Act). https://www.fda.gov/regulatory-information/laws-enforced-fda/federal-food-drug-and-cos-
metic-act-fdc-act
5	 Breakthrough Therapy. https://www.fda.gov/patients/fast-track-breakthrough-therapy-accelerated-approval-priority-review/breakthrough-therapy

https://www.fda.gov/regulatory-information/selected-amendments-fdc-act/food-and-drug-administration-safety-and-innovation-act-fdasia
https://www.fda.gov/regulatory-information/selected-amendments-fdc-act/food-and-drug-administration-safety-and-innovation-act-fdasia
https://www.fda.gov/regulatory-information/laws-enforced-fda/federal-food-drug-and-cosmetic-act-fdc-act
https://www.fda.gov/regulatory-information/laws-enforced-fda/federal-food-drug-and-cosmetic-act-fdc-act
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процедуры быстрого пути (Fast track), т.е. это два на-
прямую связанных процесса6.

Быстрый путь (Fast track). Процедура предна-
значена для облегчения и ускорения клинических 
исследований ЛП для лечения серьезных заболе-
ваний или состояний (т.е. заболеваний, которые 
могут повлиять на выживание или повседневное 
функционирование), а также для удовлетворения 
неудовлетворенных медицинских потребностей. 
Термин «неудовлетворенные медицинские потреб-
ности» (unmet medical need) обозначает условия, 
в которых отсутствует доступная терапия, и вклю-
чает неотложную необходимость лечения опреде-
ленной популяции или долгосрочную потребность 
общества (например, лечение серьезных заболе-
ваний или предотвращение и контроль развития 
антибиотикорезистентности)7. Процедура быстрого 
пути может быть признана обоснованной при оцен-
ке доклинических или клинических данных и мо-
жет быть доступна еще до момента подтверждения 
клинических преимуществ. При получении препа-
ратом статуса прорывной терапии, помимо права 
на процедуру регистрации по быстрому пути, у раз-
работчиков ЛП возникает право на консультации 
в отношении программы исследования препарата 
и решения организационных вопросов. 

Получение статуса прорывной терапии может 
быть запрошено либо фармацевтической компани-
ей, либо спонсором исследований, либо FDA само-
стоятельно может предложить спонсору рассмо-
треть возможность подачи запроса, если: 

1)  после рассмотрения представленных данных 
и информации (включая предварительные клини-
ческие данные) FDA считает, что программа клини-
ческих исследований препарата может соответство-
вать критериям прорывной терапии; 

2)  оставшаяся программа исследований ЛП мо-
жет принести существенную клиническую пользу 
при реализации. 

Запрос на назначение статуса прорывной тера-
пии должен быть направлен в FDA не позднее, чем 
в конце завершения второй фазы клинических ис-
следований. 

В подобном разнообразии подходов к ускорен-
ной регистрации лекарственных средств очевидна 
высокая степень неопределенности и субъективиз-
ма, которая может быть решена только наличием 
четких определений терминов и возможности их 
интерпретации специалистами, адекватно оцени-
вающими клинические потребности. В этой свя-
зи важно, каким образом FDA определяет термин 

«серьезное заболевание/состояние» для процедуры 
ускоренного разрешения. В нормативно-правовых 
актах FDA указано, что это заболевание или состо-
яние, связанное с фактическим ограничением еже-
дневной деятельности. Краткосрочная и самоогра-
ничивающаяся симптоматика не относится к этому 
случаю, но данное состояние может персистиро-
вать или рецидивировать. Является ли заболева-
ние или состояние серьезным, необходимо решать 
на основании клинической оценки, основанной 
на таких факторах, как ежедневная деятельность 
и вероятность того, что без терапии заболевание бу-
дет прогрессировать из менее тяжелого состояния 
в более тяжелое8. 

Термин «доступная терапия» также определен 
в соответствующих актах FDA. Доступная тера-
пия  — это терапия, которая разрешена для при-
менения в США по тем же показаниям, что и рас-
сматриваемый препарат, и относится к актуальным 
стандартам лечения по соответствующим показани-
ям. При этом в качестве доступной терапии не рас-
сматривается препарат, одобренный по процедуре 
ускоренного разрешения для серьезных заболеваний 
на основании суррогатных конечных точек при от-
сутствии в пострегистрационный период результа-
тов подтверждающих исследований.

Термины «доступная терапия» и «неудовлетво-
ренные медицинские потребности» взаимосвязаны 
между собой, и при отсутствии доступной терапии 
для серьезного заболевания этот случай может быть 
отнесен к неудовлетворенной медицинской потреб-
ности. В нормативных документах FDA описана 
возможность признания существования неудовлет-
воренной медицинской потребности даже при на-
личии доступной терапии для определенного забо-
левания, и это может быть связано со следующими 
причинами9: 

-  препарат влияет на тяжелые исходы, инфор-
мация по влиянию на которые доступной терапии 
неизвестна (например, доступная терапия оказы-
вает симптоматический эффект на заболевание, 
но нет данных о влиянии этой терапии на прогрес-
сирующую нетрудоспособность или прогрессирова-
ние заболевания);

-  препарат обладает более выраженным влия-
нием на серьезные исходы заболевания по сравне-
нию с доступной терапией (в сочетании с основной 
терапией или в качестве монотерапии);

-  препарат влияет на серьезные исходы у паци-
ентов, которые не переносят доступную терапию 
или резистентны к ней;

6	 Fast Track. https://www.fda.gov/patients/fast-track-breakthrough-therapy-accelerated-approval-priority-review/fast-track   
7	 Guidance for Industry Expedited Programs for Serious Conditions — Drugs and Biologics. U.S. Department of Health and Human Services Food 
and Drug Administration Center for Drug Evaluation and Research (CDER) Center for Biologics Evaluation and Research (CBER). May 2014
8	 Food and drug administration, Final Rule, New Drug, Antibiotic, and Biologic Drug Product Regulations. 21 CFR Part 312
	 https://www.accessdata.fda.gov/scripts/cdrh/cfdocs/cfcfr/CFRSearch.cfm?CFRPart=312&showFR=1&subpartNode=21:5.0.1.1.3.9 
9	 Guidance for Industry Expedited Programs for Serious Conditions — Drugs and Biologics. U.S. Department of Health and Human Services Food 
and Drug Administration Center for Drug Evaluation and Research (CDER) Center for Biologics Evaluation and Research (CBER). May 2014
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-  препарат может использоваться в комбинации 
с другой клинически значимой терапией, которую 
нельзя комбинировать с доступной терапией;

-  препарат обладает эффективностью, сопо-
ставимой с эффективностью доступной терапии, 
при этом предотвращает развитие выраженной ток-
сичности, которая возникает при использовании 
доступной терапии; предотвращает развитие уме-
ренной токсичности, которая часто вызывает пре-
кращение лечения, или уменьшает вероятность не-
желательных лекарственных взаимодействий; 

-  препарат обладает безопасностью и эффек-
тивностью, сравнимыми с таковыми у препаратов 
доступной терапии, но имеет документально под-
твержденное преимущество в приверженности 
пациента лечению, что, как ожидается, приведет 
к улучшению клинически важных исходов; 

-  препарат направлен на удовлетворение возни-
кающих или ожидаемых потребностей обществен-
ного здравоохранения, например таких, как нехват-
ка ЛС.

Особенности процедур ускоренного разрешения 
препаратов, принятых в FDA, указаны в таблице 1. 

В Европейском союзе существуют три основ-
ных пути ускорения разрешения медицинского 
применения ЛП. Помимо них, существует схема 
ускорения разрешения медицинского применения 
приоритетных лекарственных препаратов (Priority 
medicines scheme, PRIME), включающая активную 
помощь регуляторных органов в регистрационных 
процедурах.

Первый путь представляет собой сокращение 
сроков рассмотрения и носит название «ускоренной 
оценки»10, по сути напоминая приоритетное рас-
смотрение (Priority review) FDA. 

Ускоренная оценка (Accelerated assessment). Про-
цедура может быть предусмотрена для ЛП, пред-
ставляющего большой интерес с точки зрения 
общественного здравоохранения и, в частности, 
с точки зрения терапевтических инноваций. Период 
оценки регуляторными органами сокращается с 210 
до 150 дней [4].

Регистрация на условиях (Conditional market­
ing authorization). Второй путь ускоренной реги-
страции ЛП, когда польза для здоровья населения 
от доступности этого препарата перевешивает риск, 
связан с необходимостью получения дополнитель-
ных данных для доказательства его эффективности. 
При этом принимается временное разрешение, ос-
нованное на неполных клинических данных. Разра-
ботчик препарата после его регистрации обязуется 
в заранее согласованные сроки предоставить боль-

ше данных, что должно подтвердить или аннулиро-
вать это условное разрешение. 

Регистрация в исключительных случаях (Authori­
sation under exceptional circumstances). Третий путь ре-
гистрации — реализуется при минимальном наборе 
клинических данных при редких (орфанных) забо-
леваниях, и, очевидно, препарат никогда не сможет 
иметь достаточных оснований для получения посто-
янного разрешения для обращения на рынке11.

Регистрация на условиях FDA отличается от ре-
гистрации в исключительных случаях EMA. В слу-
чае регистрации на условиях решение принимают 
до получения полного объема клинических данных, 
при этом после получения полного объема данных 
решение о регистрации становится постоянным. 
При регистрации в исключительных случаях пред-
ставить полное досье, как правило, в обозримой пер-
спективе не представляется возможным (табл. 2). 

Схема PRIME. Эта процедура введена EMA 
в 2016 г., может включать ЛП на самых ранних эта-
пах клинических исследований. Основными усло-
виями включения препаратов в эту схему являются 
высокая важность препарата с точки зрения обще-
ственного здравоохранения и польза для пациен-
тов с неудовлетворенными медицинскими потреб-
ностями, продемонстрированная на основании 
ранних клинических данных. Эта схема не являет-
ся отдельной процедурой регистрации препарата, 
а представляет собой скорее программу поддержки 
с предоставлением возможности научных консуль-
таций с EMA. Уменьшение сроков регистрации 
достигается в этом случае за счет обеспечения по-
мощи разработчикам инновационных продуктов, 
чтобы окончательный пакет данных был пригоден 
для ускоренной оценки12.

Важно упомянуть, что в Японии также существу-
ют процедуры ускорения регистрации в виде при-
оритетного рассмотрения (Priority review), системы 
ранней регистрации на особых условиях (Conditional 
early approval systems) и стратегия Sakigake («перво-
проходец» — яп.), сходная с европейским подходом 
PRIME. Стратегия Sakigake разработана с целью 
ускорения клинических исследований препарата, 
имеющего высокую социальную значимость, и одо-
брения его применения на определенных условиях 
для лечения тяжелых заболеваний13. Приоритетное 
рассмотрение занимает от шести до восьми меся-
цев и основано на анализе доклинических и ранних 
клинических данных.

Несмотря на существующие различия в подходах 
FDA, EMA и регуляторных органов Японии, их цель 
одинакова  — ускорение регистрации препаратов 

10	Accelerated Assessment. http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/regulation/general/general_content_000955.jsp&mid=WC0b 
01ac05809f843a 
11	Conditional Marketing Authorisation and Authorisation Under Exceptional Circumstances. http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl= 
pages/regulation/general/general_content_000925.jsp&mid=WC0b01ac05809f843b
12	PRIME Priority Medicines. EMA website. https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/research-development/prime-priority-medicines 
13	Strategy of SAKIGAKE. MHLW website. http://www.mhlw.go.jp/english/policy/health-medical/pharmaceuticals/140729-01.html 

http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/regulation/general/general_content_000955.jsp&mid=WC0b01ac05809f843a
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/regulation/general/general_content_000955.jsp&mid=WC0b01ac05809f843a
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/regulation/general/general_content_000925.jsp&mid=WC0b01ac05809f843b
http://www.ema.europa.eu/ema/index.jsp?curl=pages/regulation/general/general_content_000925.jsp&mid=WC0b01ac05809f843b
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Таблица 2. Сопоставление процедуры регистрации на условиях и регистрации в исключительных случаях, проводимых 
ЕМА (по R. Banzi и соавт. [5], с изменениями)

Table 2. Comparison of EMA procedures for conditional marketing authorisation and marketing authorisation under exceptional 
circumstances (adapted from R. Banzi et al. [5])

Регистрация на условиях 
Conditional marketing authorisation

Регистрация в исключительных случаях
Marketing authorisation under exceptional circumstances

Регистрация с целью удовлетворения клинических потребно-
стей до получения исчерпывающих данных. Исчерпывающие 
данные появляются после регистрации в согласованные сроки
Authorisation aimed at addressing clinical needs when compre-
hensive data are not available yet. Comprehensive data will be 
obtained after drug authorisation, within the agreed time frame.

Полные данные по эффективности и безопасности не могут 
быть получены, но регистрация обоснована в связи с исключи-
тельными обстоятельствами
Complete data on efficacy and safety cannot be obtained, but 
authorisation is supported by exceptional circumstances.

Лекарственные препараты без исчерпывающих данных при-
надлежат хотя бы к одной из следующих категорий:
-  применяются для лечения тяжелых инвалидизирующих или 
опасных для жизни заболеваний;
-  используются в чрезвычайных ситуациях;
-  орфанные лекарственные средства
и выполнение всех следующих критериев:
-  положительная оценка отношения польза-риск;
-  заявитель сможет в дальнейшем предоставить исчерпываю-
щие данные;
-  выполнение неудовлетворенных клинических потребностей;
-  преимущества немедленной доступности 
перевешивает риски, для оценки которых требуются дополни-
тельные данные.
Medicines for which comprehensive data are not available yet fall 
under one of the following categories:
-  medicines that are aimed at treating seriously debilitating or 
life-threatening diseases;
-  medicines intended for use in emergency situations;
-  orphan medicines;
and all the following requirements are met:
-  the benefit-risk balance of the product is positive;
-  it is likely that the applicant will be able to provide comprehen-
sive data;
-  unmet medical needs will be fulfilled;
-  the benefit to public health of the medicinal product’s immedi-
ate availability on the market outweighs the risks due to need for 
further data

Неполные данные по эффективности и безопасности в связи 
со следующими причинами:
-  показания встречаются в популяции так редко,  
что заявитель не может ожидать предоставления всесторонних 
доказательств
или
-  на основе современных научных знаний не может быть 
предоставлена исчерпывающая информация
или
-  сбор информации противоречит общепринятым принципам 
медицинской этики
The applicant is unable to provide comprehensive data  
on the efficacy and safety of use, because:
-  the indications for which the product in question is intended 
are encountered so rarely that the applicant cannot reasonably be 
expected to provide comprehensive evidence, 
or
-  in the present state of scientific knowledge, comprehensive 
information cannot be provided,
or
-  it would be contrary to generally accepted principles of medical 
ethics to collect such information

Разрешение, действующее в течение одного года, будет об-
новляться ежегодно на основе подтверждения положительной 
оценки отношения польза-риск
Conditional marketing authorisations are valid for one year and 
can be renewed annually following confirmation of the positive 
benefit-risk balance

Первоначальная регистрация, действительная в течение 5 лет 
(возобновляемая), но статус выполнения конкретных обяза-
тельств и влияние полученных данных на отношение польза-
риск необходимо переоценивать ежегодно
Initial authorisation is valid for 5 years and is renewable, but 
the fulfillment of specific obligations and the effect of the newly 
obtained data on the benefit-risk balance have to be updated 
in an annual reassessment procedure 

с обозначенной неудовлетворенной медицинской 
потребностью (unmet medical need).

Концепция неудовлетворенной медицинской 
потребности в целом сформирована, но по-разному 
трактуется различными сторонами, несмотря 
на сходство определений. Разработчики ЛП, регуля-
торные органы, пациенты по-разному расставляют 
приоритеты в представлении о продукте для реали-
зации неудовлетворенных медицинских потребно-
стей. То есть единое определение не гарантирует 
единое понимание запроса, и на международном 
уровне делаются попытки ввести критериальную 
оценку для четкости отнесения продукта к классу 

удовлетворяющего неудовлетворенные медицин-
ские потребности15. 

Обсуждения, проводящиеся на международном 
уровне, подтверждают, что существует высокая сте-
пень разнообразия в понимании этой концепции16. 
Группы критериев, которые следует признать важ-
ными для оценки продукта, могут составить три ос-
новные категории:

-  доступность (и адекватность) лечения;
-  доступность (и адекватность) лечения, тя-

жесть или бремя заболевания;
-  доступность (и адекватность) лечения, тяжесть 

или бремя заболевания, а также численность больных.

15	Blumenrath S, Heikkinen I, DIA. Newsletter: CLINICAL LEADER. What's In A Name? Understanding Unmet Medical Need May Help 
Align Prioritization Strategies. https://www.clinicalleader.com/doc/what-s-in-a-name-understanding-unmet-medical-need-may-help-align-
prioritization-strategies-0001 
16	Там же.

https://www.ema.europa.eu/en/glossary/medicinal-product
https://www.clinicalleader.com/doc/what-s-in-a-name-understanding-unmet-medical-need-may-help-align-prioritization-strategies-0001
https://www.clinicalleader.com/doc/what-s-in-a-name-understanding-unmet-medical-need-may-help-align-prioritization-strategies-0001
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17	Там же.
18	Правила регистрации и экспертизы лекарственных средств для медицинского применения. Утверждены Решением Совета Евразий-
ской экономической комиссии от 3 ноября 2016 г. № 78.
19	Часть 8 статьи 13 Федерального закона № 61-ФЗ. 
20	Правила регистрации и экспертизы лекарственных средств для медицинского применения. Утверждены Решением Совета Евразий-
ской экономической комиссии от 3 ноября 2016 г. № 78. Приложение 1.
21	https://regulation.gov.ru/projects/List/AdvancedSearch#departments=11&npa=91654 

Для участников системы здравоохранения зна-
чимость каждого из перечисленных элементов 
существенно различается. Так, бремя лечения, ко-
торое влияет на приверженность и соблюдение ре-
жимов терапии, представителями регуляторных 
органов оценивается более высоко, чем представи-
телями пациентов, в то время как всеми сторонами 
признается важность элемента доступности лече-
ния. Самые большие различия между заинтересо-
ванными сторонами, особенно между производите-
лями ЛС и регуляторными органами, заключаются 
не в самих элементах оценки, а в том, как они ин-
терпретируются17. Определения FDA и EMA, вклю-
чающие такие характеристики, как «значительная 
польза» или «адекватное лечение», не предлагают 
никаких указаний относительно того, как их следу-
ет измерять. В этом случае необходима оценка сово-
купности критериев, но до настоящего момента она 
остается неопределенной. 

Очевидно, что неудовлетворенные медицинские 
потребности в новых препаратах существуют и в Рос-
сийской Федерации. Этому способствуют возраста-
ющие диагностические возможности и определен-
ные терапевтические ограничения для оперативных 
вмешательств без сопутствующего фармакологиче-
ского фона. В соответствии с утвержденными Пра-
вилами регистрации и экспертизы лекарственных 
средств в ЕАЭС предусмотрена процедура регистра-
ции ЛП на условиях (регистрация на условиях)18. 

Процедура регистрации на условиях, опре-
деленная Евразийской экономической комисси-
ей, объединяет характеристики как регистрации 
в исключительных случаях (authorisation under 
exceptional circumstances), так и условной регистра-
ции, принятых в ЕМА. Существующие критерии 
для регистрации на условиях в ЕАЭС предполагают 
оценку препаратов для лечения редких заболеваний 
(с частотой встречаемости, недостаточной для орга-
низации клинических исследований) и препаратов, 
предназначенных для применения в особых случа-
ях, не встречающихся в стандартной клинической 
практике, что соответствует подходу ЕМА, назы-
ваемому «регистрация в исключительных случаях», 
и в ряде случаев соответствует требованиям Феде-
рального закона Российской Федерации от 12 апре-
ля 2010 г. № 61-ФЗ «Об обращении лекарственных 
средств» (Федеральный закон № 61-ФЗ)19.

Так, в Правилах регистрации и экспертизы ле-
карственных средств для медицинского примене-
ния, утвержденных Решением Совета Евразийской 
экономической комиссии от 3 ноября 2016 г. № 78, 

указаны критерии применения процедуры «реги-
страции на условиях»:

«-  показания к применению, по которым пред-
полагается применять лекарственный препарат, 
встречаются настолько редко, что заявитель обо-
снованно не может ожидать получения всесторон-
него подтверждения доказательств эффективности 
и безопасности лекарственного препарата;

-  при существующих научных методах исследо-
ваний не может быть представлена полная инфор-
мация об эффективности или безопасности лекар-
ственного препарата;

-  получение информации об эффективности 
или безопасности лекарственного препарата будет 
противоречить общепринятым принципам меди-
цинской этики»20.

Таким образом, нет критерия, позволяющего 
применить этот подход для условий, соответствую-
щих неудовлетворенным медицинским потребностям 
в реальной клинической практике. Для неотложного 
доступа к ЛП при реальной потребности здравоохра-
нения в целях обеспечения населения инновацион-
ными ЛП для терапии ранее неизлечимых, инвали-
дизирующих заболеваний критерии ЕАЭС не могут 
быть использованы в полной мере. Создание указан-
ной процедуры в рамках национальной системы, от-
личной по критериям выбора ЛП, может позволить 
выбрать компромиссный вариант, удовлетворяющий 
как запросы практического здравоохранения, так 
и соответствующий критериям для принятия обосно-
ванного решения регуляторными органами. 

В сентябре 2019 г. на общественное обсуждение 
был вынесен проект Федерального закона «О внесе-
нии изменений в Федеральный закон «Об обраще-
нии лекарственных средств» в части осуществления 
государственной регистрации лекарственных пре-
паратов для медицинского применения с установле-
нием пострегистрационных мер»21 (проект измене-
ний в Федеральный закон № 61-ФЗ). 

В проекте представлены в идентичной редакции 
критерии признания возможности осуществления 
регистрации ЛП, принятые для регистрации на ус-
ловиях для ЕАЭС:

1)  показания к применению, по которым пред-
полагается применять ЛП, встречаются настолько 
редко, что заявитель обоснованно не может ожидать 
получения всестороннего подтверждения доказа-
тельств эффективности и безопасности ЛП;

2)  при существующих научных методах иссле-
дований не может быть представлена полная ин-
формация об эффективности или безопасности ЛП;
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3)  получение информации об эффективности 
или безопасности ЛП будет противоречить обще-
принятым принципам медицинской этики.

Кроме того, в проект изменений в Федеральный 
закон № 61-ФЗ дополнительно включен новый, 
принципиально важный четвертый критерий: «по-
казанием к применению лекарственного препарата 
предполагается терапия для ранее неизлечимых за-
болеваний и (или) представлены его значимые те-
рапевтические преимущества по сравнению с суще-
ствующими методами лечения».

Данный критерий соответствует международ-
ной концепции неудовлетворенных медицинских 
потребностей, предполагая необходимость лече-
ния ранее неизлечимых заболеваний, при условии 
их оценки как тяжелых в отношении исходов. Учет 
частоты встречаемости этих заболеваний не вве-
ден, что можно объяснить отдельной процедурой 
для орфанных ЛП. В то же время ЛП для лечения 
орфанных заболеваний также могут быть заявлены 
для прохождения процедуры регистрации на усло-
виях. В одной из редакций этого пункта в проекте 
изменений в Федеральный закон № 61-ФЗ критерий 
сформулирован иначе: «показанием к применению 
лекарственного препарата предполагается терапия 
для ранее неизлечимых заболеваний и клинически 
продемонстрированы его значимые терапевтиче-
ские преимущества по сравнению с существующи-
ми методами лечения».

Замена союза «или» на «и» существенно изме-
няет смысл, т.е. условие положительной оценки от-
ношения ожидаемой пользы к возможным рискам 
применения должно быть выполнено обязательно, 
как это принято ЕМА для процедуры регистрации 
на условиях (табл. 2).

Учитывая особенности регуляторной системы 
Российской Федерации, принципиальной является 
необходимость дополнительного одобрения воз-
можности регистрации ЛП с установлением пост
регистрационных мер межведомственным советом 
(комиссией) с привлечением в состав комиссии 
клинических специалистов уполномоченного фе-
дерального органа исполнительной власти. Таким 
образом, предполагается подтверждение вырабо-
танного экспертным учреждением мнения о том, 
что ЛП может применяться для терапии неизлечи-
мых заболеваний и реализации неудовлетворенных 
медицинских потребностей или о невозможности 
получения достаточных клинических данных в ре-
альные сроки исследования препарата. 

Создание межведомственного совета обосно-
вано введением механизма участия специалистов 
узкого профиля, компетенция которых позволяет 
оценить терапевтические возможности ЛП в отно-
шении определенного состояния или заболевания. 

Своего рода это аналог подхода ЕМА, при котором 
важным в процедуре одобрения регистрации на ос-
новании неполных клинических данных является 
выработка решения Комитетом по лекарственным 
средствам для применения у человека (Committee 
for Medicinal Products for Human Use, CHMP) о кри-
териях и условиях, при которых может быть одобре-
но медицинское применение препарата. Решение 
принимают сформированные специализированные 
группы экспертов, представляющих собой сообще-
ство специалистов в определенных клинических 
областях. Насчитывается более 25 специализиро-
ванных групп, включающих не менее 10 высоко-
квалифицированных специалистов узкого профиля 
из разных стран Европейского союза. В россий-
ской экспертной системе участие клинических 
специалистов узкого профиля не предусмотрено, 
и по стандартным процедурам заключение выра-
батывается экспертом широкого профиля, аттесто-
ванным уполномоченным органом. 

В соответствии с обсуждаемым проектом изме-
нений22 в Федеральный закон № 61-ФЗ процедура 
регистрации с установлением пострегистрационных 
мер состоит из следующих этапов (рис. 1): 

1)  экспертиза документов, представленных 
для определения возможности осуществления го-
сударственной регистрации ЛП для медицинского 
применения с установлением пострегистрационных 
мер, продолжительность 60 дней. Одновременно 
с комплектом документов представляют:

-  программу клинических (пострегистраци-
онных) исследований  — исследований различных 
аспектов безопасности и эффективности ЛП;

-  информацию, необходимую для формирова-
ния раздела клинической документации, в объеме, 
установленном уполномоченным федеральным ор-
ганом исполнительной власти; 

2)  заключение по результатам проведенной экс-
пертизы и досье на ЛП в десятидневный срок на-
правляют для подготовки Решения о возможности 
осуществления государственной регистрации ЛП 
для медицинского применения с установлением по-
стрегистрационных мер. Решение должен принять 
межведомственный совет (комиссия); 

3)  заключение и задания на проведение экс-
пертизы качества ЛС и экспертизы отношения ожи-
даемой пользы к возможному риску применения 
ЛП для медицинского применения в порядке уско-
ренной процедуры экспертизы ЛС в соответствии 
со  статьей 26 Федерального закона Российской 
Федерации от 12 апреля 2010 г. № 61-ФЗ «Об об-
ращении лекарственных средств» в десятидневный 
срок после решения межведомственным советом 
(комиссией) отправляют в экспертное учреждение 
(срок проведения экспертизы — 80 дней).

22	Там же. 

file:///D:/Work/zhurnaly/Vedomosti/Vedomosti-3-2020/consultantplus://offline/ref=A1E8A01BCDCA590F74E5258B41D6C09B8B459C919E08BEE3B2278D94F4079EBCCE0A99C84839841C1EA7F456FAE6C067071ED9F728057D32n1d4K
http://www.consultant.ru/document/cons_doc_LAW_314858/5bf6a39f9ac2d01dd3d5078a97fd7d2de39b54c9/
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ЗАКЛЮЧЕНИЕ

Проведен анализ подходов регуляторных орга-
нов США, Европейского союза, Японии и ЕАЭС 
к процедуре ускоренной регистрации ЛС на осно-
вании неполных клинических данных в сравнении 
с аналогичной процедурой, проект которой рассма-
тривается к включению в российское законодатель-
ство. Какова будет правоприменительная практика 
и каковы будут последствия использования предла-
гаемой процедуры, станет понятно после получения 
первых результатов, которые будет возможно оце-
нить не в самые ближайшие годы. Поскольку часть 3 
статьи 26 Федерального закона № 61-ФЗ не претер-
певает каких-либо изменений и сохраняется в преж-
ней редакции, исключение из этого правила реа-
лизовано только для орфанных ЛП: «В отношении 
орфанных лекарственных препаратов могут быть 
представлены результаты доклинических исследо-
ваний лекарственных средств и клинических ис-
следований лекарственных препаратов для меди-
цинского применения, выполненных за пределами 
Российской Федерации в соответствии с правилами 
надлежащей лабораторной практики и правилами 
надлежащей клинической практики». Таким обра-
зом, сохраняется актуальная для зарубежных разра-
ботчиков ЛС проблема признания результатов кли-
нических исследований при условии обязательного 
участия российских клинических центров. Однако 
в любом случае появление процедуры, позволяю-
щей ускорить выведение на отечественный рынок 
новых ЛП для реализации неудовлетворенных ме-

дицинских потребностей, является положительным 
вектором развития законодательного регулирова-
ния обращения лекарственных средств в России. 
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Рис. 1. Планируемая процедура государственной регистрации с установлением пострегистрационных мер (ГРсУПМ)

Fig. 1. Proposed marketing authorisation (MA) procedure involving post-authorisation measures 
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