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АКТУАЛЬНОСТЬ. Быстрый рост ассортимента лекарственных средств глобаль-
ного фармацевтического рынка предопределяет актуальность периодического 
обзора спектра инновационных лекарственных средств и продуктов, находя-
щихся на различных стадиях разработки.
ЦЕЛЬ. Определение основных тенденций глобальных разработок инновацион-
ных лекарственных средств.
ОБСУЖДЕНИЕ. Представлены данные, характеризующие ценность и терапев-
тический эффект инновационных лекарственных препаратов, отражены совре-
менные подходы к регистрации и проблемы роста стоимости инновационных 
лекарственных препаратов. Описательный обзор проведен с использованием 
методов информационного поиска, контент-анализа и сканирования гори-
зонтов. Дано описание глобального фармацевтического пайплайна как в целом, 
так и по отдельным направлениям по состоянию на II полугодие 2023 г. Выяв-
лено, что в разработке находятся более 21 тыс. фармацевтических продуктов, 
из которых на поздних стадиях разработки (от клинических исследований 
III фазы до регистрации) находится около 23%, среди показаний к применению 
преобладает направление «Онкология и онкогематология». Отдельно рассмот-
рены инновации в области лекарственных препаратов для лечения болезни 
Альцгеймера, а также генной, клеточной и РНК-терапии.
ВЫВОДЫ. Значительный объем инновационных лекарственных препаратов, нахо-
дящихся на различных этапах разработки, с высокой вероятностью может изме-
нить существующие подходы к терапии, профилактике и диагностике заболеваний, 
что с учетом возрастающей стоимости инновационных лекарственных препаратов 
подчеркивает важность внедрения в отечественную систему здравоохранения 
прогнозирования, например с использованием метода сканирования горизонтов.
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SCIENTIFIC RELEVANCE. The rapid expansion of the range of medicines in the global 
pharmaceutical market determines the importance of periodically reviewing 
the range of innovative medicines and products at various stages of development.
AIM. This study aimed to determine the main trends in the development of innova-
tive medicines.
DISCUSSION. This review presents information on the therapeutic effects and value 
of innovative medicinal products, outlines current approaches to their authorisa-
tion, and addresses the increase in their costs. The authors used information search, 
content analysis, and horizon scanning methods to prepare this narrative review. 
The review describes the global pharmaceutical pipeline for the second half of 2023, 
both generally and by specific aspects. The authors determined that over 21,000 
pharmaceutical products were in development at the time, with approximately 23% 
of those in the later stages of development (from phase III clinical trials to the regis-
tration stage). The predominant indications for use were cancers. The authors sepa-
rately reviewed innovations in the treatment of Alzheimer’s disease, as well as gene, 
cell, and RNA therapies.
CONCLUSIONS. A significant number of innovative pipeline medicines have a high 
likelihood of changing the landscape of current approaches to disease treatment, 
prevention, and diagnosis. With the rising costs of innovative medicinal products, 
the potential for change underscores the importance of introducing predictive tools, 
such as horizon scanning, into the national healthcare system.
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Введение
Здравоохранение как область человеческой дея-
тельности характеризуется нарастающим инно-
вационным потенциалом, изменяющим не толь-
ко ландшафт клинической практики, течение 
и исходы заболевания, но и образ жизни и среду 
обитания человека. Разработка и ввод иннова-
ционных технологий в практику здравоохране-
ния получили «космическое» ускорение в конце 
XX столетия: вход в эру стратифицированной 
медицины, ознаменовавшуюся генотипировани-
ем злокачественных новообразований и реги-
страцией таргетных лекарственных препаратов; 
цифровизация здравоохранения, обеспечившая 

доступность работы с большими данными 
и использование данных реальной клинической 
практики вместе с возможностями искусствен-
ного интеллекта; создание медицинских изде-
лий высокой точности; секвенирование генома 
человека, предопределившее развитие геном-
ных и генетических технологий, фармакогено-
мики и в итоге внедрение в практику высоко-
точной и персонализированной медицины — это 
далеко не все технологические прорывы, кото-
рые произошли за эти десятилетия.

Под стать технологиям здравоохранения разви-
ваются и пересматриваются организационные 
механизмы лекарственного обеспечения на всех 
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его этапах: от разработки, доклинических (ДКИ) 
и клинических (КИ) исследований до регистра-
ции и обеспечения доступности лекарственных 
препаратов. В этой связи становится очевидной 
важность ориентирования в быстро расширяю-
щемся поле инноваций технологий здравоохра-
нения.

В российском национальном законодательстве 
и законодательстве Евразийского экономическо-
го союза в настоящее время отсутствует опреде-
ление термина «инновационный лекарственный 
препарат». Европейское агентство по лекар-
ственным средствам (European Medicines Agency, 
EMA) определяет инновационный лекарствен-
ный препарат (ЛП) как ЛП, который содержит 
действующее вещество или комбинацию дей-
ствующих веществ, которое(ая) ранее не было(а) 
зарегистрировано(а)1. Управление по контролю 
за качеством продуктов питания и лекарствен-
ных средств (Food and Drug Administration, FDA) 
под инновационным ЛП понимает новые воз-
можности терапии и улучшения в здравоохра-
нении для населения2.

Цель работы — определение основных тенден-
ций глобальных разработок инновационных 
лекарственных средств. Задачи исследова-
ния  — анализ факторов, определяющих инно-
вационный потенциал, ценность и стоимость 
инноваций, описание основных инновационных 
лекарственных средств, находящихся на разных 
стадиях разработки, изучение глобального фар-
мацевтического пайплайна3.

Материалы и методы
Описательный обзор проведен с использовани-
ем методов информационного поиска, контент-
анализа и сканирования горизонтов. Поиск 
проводили посредством универсальных поис-
ковых систем (Google, Yandex) в сети Интернет, 
на интернет-порталах профильных ассоциаций 
и компаний-производителей, а также в специа-
лизированных отечественных и международных 
базах данных: eLIBRARY.RU, Pubmed®, Cochrane.

Метод сканирования горизонтов, использован-
ный для проведения анализа, является особен-
но востребованным с ростом числа, сложности 
и стоимости разрабатываемых инновационных 
ЛП. В полном своем применении этот инструмент 
прогнозирования подразумевает заблаговре-
менный (за несколько лет до планируемой даты 

регистрации) регулярный сбор и анализ доступ-
ной информации об инновационных ЛП, глав-
ным образом, об эффективности, безопасности, 
планируемой численности пациентов, которым 
показан данный препарат, особенностях его 
применения и стоимости, с целью подготовки 
системы здравоохранения к оптимальному ис-
пользованию инновационного ЛП к моменту его 
регистрации и прогнозирования долгосрочных 
последствий его применения [1]. Как правило, 
сканирование горизонтов проводится ассоцииро-
ванными со структурами системы здравоохране-
ния агентствами, промежуточные закрытые дан-
ные им представляют компании-производители; 
при этом возможна обратная связь. Результатом 
сканирования горизонтов является регулярно 
обновляемый отчет, в котором детально описы-
ваются и оцениваются представленные данные, 
формулируется социально-экономическое бремя 
рассматриваемой нозологии, разрабатываемая 
терапия сопоставляется с существующими мето-
дами лечения, определяются оптимальные точки 
приложения инновации.

Практическая значимость применения метода 
сканирования горизонтов в сфере прогнозиро-
вания глобального рынка и потребностей здра-
воохранения состоит в следующем. Система 
здравоохранения имеет возможность наилуч-
шим образом внедрить в практику инноваци-
онный ЛП, располагая к моменту регистрации 
информацией о численности пациентов, объеме 
необходимого финансирования, ожидаемом 
эффекте терапии и понимании клинических 
специалистов, как этот препарат надлежащим 
образом применять. Компания-производитель 
может снизить риски при планировании ком-
мерческой деятельности благодаря обратной 
связи от агентства и пониманию отношения ре-
гуляторных органов к продукту. Для пациентов 
этот инструмент, оптимизируя поздние этапы 
разработки ЛП, обеспечивает скорейший доступ 
к инновационному ЛП.

В нашем исследовании использован инструмент 
сканирования горизонтов для общего описания 
глобального пайплайна и нескольких отдель-
ных направлений, а также ряда значимых ин-
новационных ЛП, зарегистрированных в 2023 г., 
но без детализации объема и значения доказа-
тельной базы и последствий их внедрения.

1	 https://www.ema.europa.eu/en/glossary/innovative-medicine#:~:text=A%20medicine%20that%20contains%20an,has%20
not%20been%20authorised%20before

2	 New drugs at FDA: CDER’s new molecular entities and new therapeutic biological products. https://www.fda.gov/drugs/
development-approval-process-drugs/new-drugs-fda-cders-new-molecular-entities-and-new-therapeutic-biological-products

3	 Пайплайн — совокупность разрабатываемых лекарственных средств.

https://www.ema.europa.eu/en/glossary/innovative-medicine#:~:text=A%20medicine%20that%20contains%20an,has%20not%20been%20authorised%20before
https://www.ema.europa.eu/en/glossary/innovative-medicine#:~:text=A%20medicine%20that%20contains%20an,has%20not%20been%20authorised%20before
https://www.fda.gov/drugs/development-approval-process-drugs/new-drugs-fda-cders-new-molecular-entities-and-new-therapeutic-biological-products
https://www.fda.gov/drugs/development-approval-process-drugs/new-drugs-fda-cders-new-molecular-entities-and-new-therapeutic-biological-products
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Ценность и цена инноваций
Ценность инновационных ЛП может рассматри-
ваться со многих точек зрения. Один из наибо-
лее очевидных путей представления ценности 
инновационных ЛП — оценка их вклада в сниже-
ние смертности и увеличение продолжительно-
сти жизни. В этой связи невозможно не отметить 
одну из самых значимых и успешных фармацев-
тических инноваций в истории — создание пре-
паратов на основе пенициллина, открывшего 
новую эру в медицине. Благодаря применению 
пенициллина и последовавших за ним антибак-
териальных ЛП в развитых странах качественно 
изменилась структура смертности: инфекцион-
ные заболевания, до того момента исторически 
занимавшие лидирующие позиции в качестве 
причины смертности, уступили место неинфек-
ционным болезням и, в частности, сердечно-со-
судистым заболеваниям4 [2].

J.D. Buxbaum  и соавт. [3], оценившие вклад 
различных факторов в рост ожидаемой про-
должительности жизни в США, показали, 
что с 1990 по 2015 г. продолжительность жиз-
ни увеличилась на 3,3 года, вклад инновацион-
ных ЛП в это достижение в целом составляет 
35%, а в таких подгруппах, как ВИЧ-инфекция, 
онкология и кардиология,  — 76, 60 и 52% со-
ответственно. Исследование профессора 
Колумбийского университета F.R.  Lichtenberg, 
который на протяжении десятилетий изуча-
ет демографические и социально-экономи-
ческие эффекты инновационных ЛП, прове-
денное на основе данных по 26 развитым 
странам, показывает, что инновационные ЛП 
обеспечили 73% роста продолжительности 
жизни, наблюдаемого между 2006–2016 гг. [4]. 
В рамках другого анализа [5] было установ-
лено, что в популяции пациентов с редкими 
заболеваниями в период 1999–2007 гг. преж-
девременная смертность в группе до 65 лет 
снижалась в среднем ежегодно на 3,3%, тогда 
как в случае отсутствия инновационных ор-
фанных ЛП она могла бы увеличиться на 0,9%.

Статистически значимый вклад в снижение 
смертности от онкологических заболеваний 
инновационных ЛП был определен в работе 
J. MacEwan и соавт. [6]: за период 2000–2016 гг. 
смертность от онкологических заболеваний 
в США снизилась на 24%, а проведенный анализ 
показал, что благодаря использованию иннова-
ционных ЛП в 2016 г. удалось избежать около 

5 тыс. смертей от колоректального рака, 34 тыс. 
смертей от рака легкого, более 11 тыс. смертей 
от рака молочной железы. Рассматривая вклад 
отдельных онкологических ЛП в увеличение вы-
живаемости пациентов со злокачественными 
новообразованиями, можно выделить начало 
применения в 2000-х гг. ЛП класса ингибиторов 
тирозинкиназ (первым представителем которо-
го был иматиниб): в сравнении с предшеству-
ющим периодом традиционной химиотерапии 
общая выживаемость пациентов с хроническим 
миелоидным лейкозом увеличилась с 6 до 22 лет, 
а пациентов с гастростромальными интерстици-
альными опухолями — с 1–1,5 до 5 лет5. Ярким 
примером достижений использования инно-
вационных ЛП в онкологии является лечение 
немелкоклеточного рака легкого, при котором 
продолжительность терапии, а значит и жиз-
ни пациентов, в 2011 г. не превышала и года, 
а в 2021 г. достигла почти трех лет6.

В 2020 г. Нобелевская премия по физиоло-
гии и медицине была присуждена Х. Альтеру, 
М.  Хотону и Ч. Райсу за исследование вируса 
гепатита С, результаты которого были положе-
ны в основу разработки ЛП прямого противо-
вирусного действия [7]. Использование таких 
препаратов, внедренных в 2010-х, позволило 
к настоящему времени довести эффективность 
лечения, выражаемую в количестве пациен-
тов, достигших устойчивого вирусного ответа 
(необнаружения вируса в крови через 24  не-
дели после проведенной противовирусной 
терапии), практически до 100%, тогда как пер-
вые схемы лечения гепатита С на основе интер-
ферона, применяемые с середины 1990-х, были 
эффективны не более чем у 6–30% пациентов 
(рис. 1) [8].

Антиретровирусная терапия позволила к 2022 г. 
снизить смертность от ВИЧ-инфекции на 69% 
с 2004 г. (более чем 2 млн смертей в год)7.

Еще одним ярким примером эффективности 
применения инновационных ЛП являются ред-
кие заболевания, и, в частности, спинальная 
мышечная атрофия (СМА) — жизнеугрожающее 
врожденное заболевание, характеризующееся 
поражением и гибелью двигательных нейронов, 
что проявляется нарастающей мышечной слабо-
стью и при тяжелых формах приводит к гибели 
из-за дыхательной недостаточности в течение 
первых лет жизни. Первым орфанным ЛП, раз-
работанным для лечения СМА и одобренным 

4	 Gottrfied J. History repeating? Avoiding a return to the pre-antibiotic age. https://dash.harvard.edu/handle/1/8889467 
5	 Jansen С, Amesz B. Vintura. Innovation for sustainable cancer care. Vintura; 2023. 
6	 Global Oncology Trends 2022: Outlook to 2026. IQVIA Institute for Human Data Science; 2022. 
7	 Global HIV & AIDS statistics — Fact sheet. UNAIDS. https://www.unaids.org/en/resources/fact-sheet
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к применению в 2016 г.8, был генотерапевти-
ческий препарат нусинерсен, представляющий 
собой антисмысловой олигонуклеотид, воздей-
ствующий на ген выживаемости мотонейро-
нов-2, и, таким образом, относящийся к генной 
терапии. Данные реальной клинической прак-
тики показывают, что нусинерсен статистически 
значимо увеличил выживаемость у пациентов 
[9, 10]. Вслед за нусинерсеном был зарегистри-
рован еще ряд орфанных ЛП, в том числе один 
из первых ЛП, корректирующих генные нару-
шения, — онасемногена абепарвовек9, который 
теоретически имеет возможность излечивать 
заболевания благодаря замещению дефектных 
генов их правильными последовательностями. 
Однако заявлять о реальной эффективности 
этого инновационного ЛП, равно как и любых 
других инноваций, можно будет только с течени-
ем времени, когда накопится достаточный опыт 
его применения.

Понимание ценности инновационных ЛП на-
ходит свое отражение и в особом подходе 
к их регистрации регуляторными органами: 

во многих странах для прорывных иннова-
ций, открывающих новую возможность в лече-
нии пациентов и решающих проблему их неу-
довлетворенной потребности в эффективной 
терапии, предусматриваются особые процеду-
ры регистрации. Так, FDA разработало 4 опции 
для подобных случаев10:
•	 Приоритетный обзор (Priority review) пред-

полагает ускоренный (до 6 мес., тогда 
как в случае стандартной процедуры 10 мес.) 
предварительный анализ предоставляемой 
агентству информации о ЛП.

•	 Ускоренная регистрация (Accelerated appro
val) заключается в возможности получения 
(временной) регистрации ЛП на основании 
промежуточных данных по эффективно-
сти или оценки эффективности на основе 
суррогатных точек. Получение ускоренной 
регистрации ЛП не снимает с производителя 
обязанности по предоставлению FDA пол-
ноценного досье на ЛП с учетом результатов 
регистрационных КИ. В случае если финаль-
ные данные по эффективности не отвечают 

8	 Spinraza (nusinersen) Centerwatch. https://www.centerwatch.com/directories/1067-fda-approved-drugs/listing/4207-spinraza-
nusinersen

9	 Zolgensma (onasemnogene abeparvovec-xioi). Centerwatch. https://www.centerwatch.com/directories/1067-fda-approved-
drugs/listing/4522-zolgensma-onasemnogene-abeparvovec-xioi

10	Fast track, breakthrough therapy, accelerated approval, priority review. FDA. https://www.fda.gov/patients/learn-about-drug-
and-device-approvals/fast-track-breakthrough-therapy-accelerated-approval-priority-review

	 Emergency use authorization. FDA. https://www.fda.gov/emergency-preparedness-and-response/mcm-legal-regulatory-and-
policy-framework/emergency-use-authorization
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Рис. 1. Эволюция противовирусной фармакотерапии в лечении гепатита С (по данным [8]). Нижние и верхние границы прямо-
угольников отражают диапазон эффективности терапии

Fig. 1. Evolution of hepatitis C antiviral therapy (according to [8]). The upper and lower sides of the boxes show treatment efficacy ranges

https://www.centerwatch.com/directories/1067-fda-approved-drugs/listing/4207-spinraza-nusinersen
https://www.centerwatch.com/directories/1067-fda-approved-drugs/listing/4207-spinraza-nusinersen
https://www.fda.gov/patients/learn-about-drug-and-device-approvals/fast-track-breakthrough-therapy-accelerated-approval-priority-review
https://www.fda.gov/patients/learn-about-drug-and-device-approvals/fast-track-breakthrough-therapy-accelerated-approval-priority-review
https://www.fda.gov/emergency-preparedness-and-response/mcm-legal-regulatory-and-policy-framework/emergency-use-authorization
https://www.fda.gov/emergency-preparedness-and-response/mcm-legal-regulatory-and-policy-framework/emergency-use-authorization
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предъявляемым требованиям, регистрация, 
полученная по данной процедуре, отзывается. 
Последнее не является чем-то исключитель-
ным: за время действия ускоренной регистра-
ции у нескольких десятков ЛП, прошедших 
по данной процедуре, регистрация была ото-
звана11 [11]. Чаще всего отзывается регистра-
ция ЛП по отдельным показаниям. Среднее 
время отзыва регистрации в случае установ-
ленной недостаточной эффективности ЛП, 
получившего разрешение на временное об-
ращение на рынке по процедуре ускоренной 
регистрации, составляет около 4 лет12.

•	 Ускоренный путь (Fast track) и показание 
Прорывной терапии (Breakthrough therapy) 
введены для ЛП, которые имеют потенци-
ал для решения проблемы неудовлетво-
ренной медицинской потребности для па-
циентов, относятся к жизнеспасающим ЛП 
или обладают значительным преимуществом 
над существующей терапией в плане эф-
фективности и безопасности лечения тяже-
лых заболеваний, открывая возможность 
ЛП пройти по вышеуказанным процедурам 
приоритетного обзора и ускоренной реги-
страции. При этом для получения показания 
прорывной терапии производитель должен 
предоставить FDA предварительные ре-
зультаты по эффективности и безопасности, 
доказывающие превосходство подаваемого 
на регистрацию ЛП над существующими аль-
тернативами, тогда как процедура ускорен-
ного пути такого требования не содержит.

Все перечисленные опции являются рутинными 
процедурами и применяются к ЛП, соответству-
ющим определенным критериям. Для экстрен-
ных случаев предлагается отдельная процеду-
ра (например, как в случае с коронавирусной 
инфекцией): разрешение для экстренного ис-
пользования (Emergency use authorisation) ЛП 
без регистрации или не по зарегистрированно-
му показанию.

В рамках обсуждения ценности инноваций 
нельзя не отметить тенденцию к ее более ши-
рокому и глубокому пониманию на постреги-
страционном этапе, что становится особен-
но важно как для прорывных инновационных 
ЛП, характеризующихся неопределенностью 
в доказательной базе, так и для инноваций, 

направленных на лечение пациентов на тяжелых 
стадиях заболеваний в качестве поздних линий 
терапии, сама природа которых подразумевает 
снижающийся градиент добавленной эффек-
тивности  [12]13. Примером такого мультикрите-
риального подхода к определению ценности ин-
новационных ЛП является учет фактора тяжести 
заболевания как фактора, предопределяющего 
инновационный потенциал ЛП при принятии 
решений о возмещении его стоимости систе-
мой здравоохранения [13]. В онкологии терапия 
спасения может добавлять лишь недели жизни, 
тогда как для ЛП первой линии терапии данный 
показатель исчисляется месяцами и даже года-
ми. Вместе с тем для пациентов в тяжелом со-
стоянии это может быть очень важно, что обос-
новывает необходимость расширения понятия 
ценности таких инноваций. Так, при принятии 
решений о возмещении системой здравоохра-
нения для пациентов затрат на инновационные 
ЛП предлагается учитывать такие критерии, как: 
«ценность надежды» (вероятность того, что ЛП 
окажется эффективным для конкретного паци-
ента) или «ценность доступной терапии», кото-
рая отражает факт возможности для пациента, 
получающего существующую инновационную 
терапию, дожить до разработки более эффек-
тивных ЛП [12]. При этом необходимо зако-
нодательное установление четких критериев 
«терапии спасения» или «терапии последнего 
шанса», которые в настоящее время в нацио-
нальном законодательстве России и ЕАЭС от-
сутствуют.

В равной степени важен комплексный подход 
к определению ценности инновационных ЛП, 
предназначенных для лечения хронических за-
болеваний. В терапии хронических заболеваний 
критическое значение для достижения целей 
лечения приобретает приверженность пациен-
тов приему назначенных ЛП. Так, установлено, 
что высокая приверженность пациентов лече-
нию сопровождается снижением затрат систе-
мы здравоохранения, например, на 29% для ги-
перхолистеринемии, 27% для сахарного диабета, 
9% для хронической сердечной недостаточно-
сти, 7% для артериальной гипертензии [13–18]. 
Сложно переоценить комплаентность назна-
ченной терапии и при лечении ВИЧ-инфекции, 
когда нарушение распорядка приема ЛП может 
привести к необходимости смены терапии [19].

 11	Withdrawn | Cancer Accelerated Approvals. FDA. https://www.fda.gov/drugs/resources-information-approved-drugs/withdrawn-
cancer-accelerated-approvals

12	Stark K. It takes the FDA 46 months to withdraw a failed drug with accelerated approval. https://ldi.upenn.edu/our-work/
research-updates/it-takes-the-fda-46-months-to-withdraw-a-failed-drug-with-accelerated-approval/

13	Cong Z. Value of pharmaceutical innovation. The access effects, diffusion process and health effects of new drugs. 2009.  
https://www.rand.org/pubs/rgs_dissertations/RGSD242.html

https://www.fda.gov/drugs/resources-information-approved-drugs/withdrawn-cancer-accelerated-approvals
https://www.fda.gov/drugs/resources-information-approved-drugs/withdrawn-cancer-accelerated-approvals
https://ldi.upenn.edu/our-work/research-updates/it-takes-the-fda-46-months-to-withdraw-a-failed-drug-with-accelerated-approval/
https://ldi.upenn.edu/our-work/research-updates/it-takes-the-fda-46-months-to-withdraw-a-failed-drug-with-accelerated-approval/
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Инновационные ЛП характеризуются не только 
ценностью, но и разносторонним экономиче-
ским эффектом [20], который, с одной сторо-
ны, проявляется позитивно, так как разработка 
и выпуск новых ЛП отражают продуктивность 
и обеспечивают дальнейшее развитие фарма-
цевтической отрасли экономики и экономики 
в целом. При этом инновации увеличивают про-
должительность и качество жизни и, снижая 
бремя заболеваний, опосредованно повышают 
производительность труда. С другой стороны, 
растущая стоимость разработки самих иннова-
ционных ЛП и в итоге их цена становятся риском 
доступности инноваций для пациентов.

Ретроспективный обзор зарегистрированных 
предельных отпускных цен на инновационные 
ЛП разных лет наглядно демонстрирует тренд 
роста их стоимости, кардинально поменяв 
наше понимание дорогостоящей терапии. ЛП 
на основе моноклональных антител и ингибито-
ров тирозинкиназ, фактически открывшие эру 
стратифицированной медицины и таргетной 
терапии в онкологии — бевацизумаб, трастузу-
маб и иматиниб, характеризовались в начале 
2010-х ценой упаковки в пределах 100 тыс. руб., 
а курсовой стоимостью в пределах 2 млн руб. 
[21–23]. Последовавший за этим интенсивный 
выход орфанных ЛП заставил по-новому по-
смотреть на возможную стоимость инноваци-
онных ЛП. Так, годовая стоимость экулизума-
ба достигала почти 26 млн руб. [24], а сегодня 
за счет средств фонда «Круг добра» для нужд 
пациентов со спинальной мышечной атрофией 
закупается ЛП генной терапии онасемногена 
абепарвовек, стоимость курса лечения кото-
рого достигает 95 млн руб. в расчете на одно-
го пациента14. Самым же дорогим ЛП в мире 
по состоянию на июнь 2023  г. являлся орфан-
ный препарат генной терапии, предназначен-
ный для лечения гемофилии В, этранакоген 
дезапарвовек, стоимость лечения которым до-
стигала 3,5 млн долларов США в расчете на од-
ного пациента15.

Нельзя не подчеркнуть тот факт, что два по-
следних ультрадорогих ЛП относятся к генно-
терапевтическим препаратам, курс лечения 

которыми состоит из одной инъекции. С учетом 
малой численности пациентов с указанными 
редкими заболеваниями компании-производи-
тели устанавливают чрезмерно высокие цены 
на свои продукты, чтобы возместить затра-
ченные при их разработке средства. Средняя 
стоимость разработки нового ЛП с учетом эко-
номических потерь, затраченных на изучение 
препаратов-кандидатов, отклоненных в процес-
се создания, в 2022 г. оценивалась в 2,3 млрд 
долларов США16 (тогда как 20 лет назад эта 
сумма составляла не более 1 млрд долларов 
США  [25]), а в крайних случаях  — до 4,5 млрд 
долларов США [26], при этом срок разработки 
нового ЛП может превышать 10 лет. Вероятность 
успеха при разработке ЛП не превышает 5%: 
так, из 146 препаратов-кандидатов для лече-
ния болезни Альцгеймера, разрабатываемых 
в период с 1998 по 2017 г., регистрацию полу-
чили только 4 ЛП17. Считается, что до половины 
всех затрат на создание нового ЛП приходится 
на проведение КИ и больше 1/5 — на процедуру 
регистрации, при этом вероятность достигнуть 
возврата инвестиций составляет около 30%18. 
Расходы на разработку лекарственных препара-
тов в мире в 2023 г. могут достигнуть 240 млрд 
долларов США19.

Однако все это не оправдывает тенденции к ро-
сту стоимости инновационных ЛП и не решает 
проблемы справедливости цен, устанавливае-
мых производителями на свои продукты, а заяв-
ления о необходимости их более строгого обо
снования не утихают [27, 28]. Причиной таких 
дискуссий является стремительный рост цен 
на новые ЛП, за которым не поспевает увеличе-
ние финансирования систем здравоохранения 
в мире, в связи с чем возникает угроза сниже-
ния доступности инновационных ЛП для паци-
ентов. Как следствие, это приводит, например, 
к появлению такого термина, как «финансовая 
токсичность ЛП» [29, 30], который подразумева-
ет вынужденную необходимость для пациента 
и его семьи оплачивать дорогостоящее лечение 
(прежде всего в онкологии) за свой счет, что не-
редко приводит такие семьи к банкротству и ра-
зорению.

14	Прохорчук С. ФКУ Минздрава закупит Золгенсму для «Круга добра» по сниженной цене. Vademecum. 22.12.2023. https://vade-
mec.ru/news/2022/12/29/fku-minzdrava-zakupit-zolgensmu-dlya-kruga-dobra-po-snizhennoy-tsene-/?ysclid=llbhfhrsj2426061778

15	Corona A. Most expensive prescription drugs in 2023. Pharma manufacturing. https://www.pharmamanufacturing.com/
development/drug-approvals/article/33006956/most-expensive-drugs

16	Deloitte. https://www2.deloitte.com/us/en/pages/about-deloitte/articles/press-releases/deloittes-thirteenth-annual-pharmaceu-
tical-innovation-report-pharma-r-and-d-return-on-investment-falls-in-post-pandemic-market.html 

17	  Researching Alzheimer’s medicines: Setbacks and stepping stones. PHRMA; 2018
18	The pharmaceutical industry and global health. Facts and figures 2021. IFPMA. 2022.
19	Leading 15 pharmaceutical companies worldwide by size of R&D pipeline as of 2023. Statista. https://www.statista.com/statis-

tics/791306/top-pharma-companies-by-randd-pipeline-size/

https://vademec.ru/news/2022/12/29/fku-minzdrava-zakupit-zolgensmu-dlya-kruga-dobra-po-snizhennoy-tsene-/?ysclid=llbhfhrsj2426061778
https://vademec.ru/news/2022/12/29/fku-minzdrava-zakupit-zolgensmu-dlya-kruga-dobra-po-snizhennoy-tsene-/?ysclid=llbhfhrsj2426061778
https://www.pharmamanufacturing.com/development/drug-approvals/article/33006956/most-expensive-drugs
https://www.pharmamanufacturing.com/development/drug-approvals/article/33006956/most-expensive-drugs
https://www2.deloitte.com/us/en/pages/about-deloitte/articles/press-releases/deloittes-thirteenth-annual-pharmaceutical-innovation-report-pharma-r-and-d-return-on-investment-falls-in-post-pandemic-market.html
https://www2.deloitte.com/us/en/pages/about-deloitte/articles/press-releases/deloittes-thirteenth-annual-pharmaceutical-innovation-report-pharma-r-and-d-return-on-investment-falls-in-post-pandemic-market.html
https://www.statista.com/statistics/791306/top-pharma-companies-by-randd-pipeline-size/
https://www.statista.com/statistics/791306/top-pharma-companies-by-randd-pipeline-size/
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Факторы, определяющие 
инновационный потенциал
Немаловажным аспектом при обзоре инноваци-
онных ЛП является их неравномерное распре-
деление между различными нозологическими 
областями [31]. Действительно, на протяжении 
последней четверти XX века и по настоящее 
время отчетливо выявляются группы заболева-
ний, для лечения которых фармацевтические 
компании активно разрабатывают и выводят 
на глобальный рынок новые ЛП. К таким нозо-
логическим направлениям относятся, в первую 
очередь, онкология и онкогематология, редкие 
заболевания, ревматология, сахарный диабет, 
отдельные инфекционные заболевания (СПИД, 
гепатит С), ожидается выход целого ряда ин-
новационных ЛП для лечения различных форм 
деменции и болезни Альцгеймера. С другой сто-
роны, такие социально значимые направления, 
как лечение сердечно-сосудистых и инфекцион-
ных бактериальных заболеваний, испытывают 
выраженную нехватку фармацевтических инно-
ваций [32–35].

Существующая диспропорция является след-
ствием действующей модели разработки ЛП, 
когда компания стремится разрабатывать ЛП 
в первую очередь для самых «актуальных» но-
зологических областей, характеризующихся вы-
сокой вероятностью достижения коммерческого 
успеха. При этом фактор «актуальность» несмот-
ря на то, что, как правило, ассоциирован с вос-
приятием общества социально-экономической 
значимости, фактора тяжести и жизнеугрожаю-
щего статуса заболевания, может не всегда кор-
релировать с истинными вызовами здравоохра-
нению. Подтверждением этому могут являться 
данные, представленные в следующем разделе 
настоящей публикации, которые свидетель-
ствуют, что по объему продуктов в глобальном 
пайплайне показание «лечение коронавирусной 
инфекции» находится на шестом месте, а если 
к нему добавить разрабатываемые ЛП для про-
филактики COVID-19 и лечения его осложнений, 
то это интегральное показание займет первое 
место. Несмотря на то что мир пандемию коро-
навирусной инфекции уже прошел, ее эффект 
продолжается до сих пор.

Таким образом, инновационный потенциал  
нозологического направления зависит как от от- 
ношения общества к проблеме, которая пред-
ставляется вызванной заболеванием (и, соот-

ветственно, готовности системы здравоохране-
ния оплачивать инновацию), так и от сложности 
разработки инновации для конкретного забо-
левания (технологический аспект), коммерче-
ской привлекательности нозологии (например, 
численности пациентов с данной нозологией, 
конкурентного окружения, стоимости прове-
дения КИ) и стимулирующих мер от регуля-
торов. При этом последний из перечислен-
ных факторов может сыграть решающую роль, 
что подтверждает пример редких заболеваний: 
изобилию орфанных ЛП, наблюдаемых в насто-
ящее время, мы обязаны десятилетиям работы 
по формированию комплекса стимулирующих 
мер со стороны регуляторных органов США и ЕС, 
например таких, как увеличение сроков эксклю-
зивности (патентной защиты), ускоренные про-
цедуры регистрации, дисконт для регистраци-
онных сборов и т.п. [36, 37]. В настоящее время 
активно обсуждается необходимость введения 
стимулирующих мер для разработки антибакте-
риальных ЛП [38].

Сканирование горизонтов
Общая характеристика глобального 
фармацевтического пайплайна

В формировании глобального фармацевтиче-
ского пайплайна на начало 2023 г. участвовало 
свыше 5,2 тыс. фармацевтических и биотех-
нологических компаний. При этом в течение 
последних 13 лет сохраняется тренд на сниже-
ние доли вклада крупных фармацевтических 
компаний в мировой пайплайн за счет роста 
числа и эффективности работы стартапов и не-
больших компаний с собственным пайплайном 
из 1–2 продуктов20.

По состоянию на май 2023 г. в мире на раз-
личных стадиях разработки находилось более 
21 тыс. потенциальных ЛП. Из них свыше 11 тыс. 
объектов проходили доклинический этап разра-
ботки, для свыше 6 тыс. препаратов-кандидатов 
проводятся КИ I и II фазы, более 1,2 тыс. продук-
тов были доведены до III фазы КИ, на предреги-
страционной ступени находилось 250 и в про-
цессе регистрации  — 140 продуктов (рис. 2). 
Предварительные оценки показали, что в 2023 г. 
в мире было выведено на рынок более 1,2 тыс. 
ЛП. Ретроспективный анализ показал посто-
янный рост глобального фармацевтического 
пайплайна на протяжении последних 15 лет21.

20	Pharma R&D Annual Review 2023. Citeline Clinical. https://pages.pharmaintelligence.informa.com/LDG_R-D_Review_2023 
	 Jung EH, Engelberg A, Kesselheim AS. Do large pharma companies provide drug development innovation? Our analysis says no. 

Stat. https://www.statnews.com/2019/12/10/large-pharma-companies-provide-little-new-drug-development-innovation/
21	  Pharma R&D Annual Review 2023. Citeline Clinical. https://pages.pharmaintelligence.informa.com/LDG_R-D_Review_2023
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Практически половина всего глобального 
пайплайна (около 8,5 тыс. продуктов) была со-
средоточена в онкологии и онкогематологии, 
за ними следовали неврология (3,5 тыс. про-
дуктов), по 3 тыс. потенциальных ЛП разраба-
тывалось для терапии заболеваний органов 
пищеварения и нарушений обмена веществ 
и инфекционных заболеваний, около 2 тыс. про-
дуктов присутствовали в пайплайне терапии 
заболеваний скелетно-мышечного аппарата, 
проводились исследования примерно по 1 тыс. 
продуктов в таких областях, как иммунология, 
дерматология, заболевания органов чувств, ор-
ганов дыхания, сердечно-сосудистые заболе-
вания (рис. 3). По состоянию на 2022 г. в мире 
разрабатывались орфанные ЛП для лечения 
700 редких заболеваний22, при этом почти 40% 
из них — это различные формы злокачественных 
новообразований. Процесс пополнения числа 

редких заболеваний посредством выделения 
отдельных форм и «моделей пациентов» с он-
кологическими заболеваниями напрямую свя-
зывают с действующей в ряде стран политикой 
по стимулированию фармацевтических произ-
водителей к разработке орфанных ЛП, которая 
оказалась настолько эффективной и привлека-
тельной для компаний, что при возможности 
они стремятся подвести показания к примене-
нию разрабатываемых ими ЛП под орфанный 
статус [39].

Детализируя обзор распределения глобального 
пайплайна по нозологическим направлениям, 
представляется интересным выделить отдель-
ные показания, по которым предполагается при-
менение разрабатываемых ЛП. В соответствии 
с нозологическим распределением в показаниях 
преобладали различные формы онкологических 
заболеваний: лидировали по числу препаратов 

22	В данном случае условия отнесения заболевания к редкому — распространенность не более чем 1 на 2000 чел. населения 
в Европе или 1 на 1600 чел. в США.

Рисунок подготовлен авторами по данным Pharma R&D Annual Review 2023 / This figure is prepared by the authors using the Pharma R&D Annual 
Review 2023

Рис. 2. Распределение глобального фармацевтического пайплайна по стадиям разработки

Fig. 2. Global pharmaceutical pipeline distribution by development phase

Рисунок подготовлен авторами по данным Pharma R&D Annual Review 2023 / This figure is prepared by the authors using the Pharma R&D Annual 
Review 2023

Рис. 3. Распределение глобального фармацевтического пайплайна по нозологическим областям

Fig. 3. Global pharmaceutical pipeline distribution by nosological group
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рак молочной железы, за ним следовал немел-
коклеточный рак легкого, колоректальный рак, 
рак поджелудочной железы. Пятую позицию 
по числу разработок занимало лечение корона-
вирусной инфекции, за которой располагались 
рак яичников, рак мозга, болезнь Альцгеймера, 
рак предстательной железы. Из неонкологиче-
ских показаний с широким пайплайном можно 
выделить также сахарный диабет II типа, ревма-
тоидный артрит, болезнь Паркинсона, псориаз 
и бронхиальную астму.

Около 8,5 тыс. продуктов относились к биологи-
ческим ЛП, порядка 11 тыс.  — к продуктам хи-
мического синтеза и около 350  — к продуктам 
животного или растительного происхождения. 
В разработке биологических ЛП более 25% при-
ходилось на антитела, 22% — на клеточные тех-
нологии, 10% — на рекомбинантные белки, 9% — 
на генотерапевтические препараты на основе 
вирусных и невирусных векторов, в основе 6% 
лежат вирусные частицы, 5%  — нуклеиновые 
кислоты (рис. 4).

Взгляд на глобальный фармацевтический 
пайплайн в разрезе путей введения ЛП пока-
зал, что более 60% разрабатываемых ЛП име-
ли инъекционный путь введения, около 30%  — 
пероральный, по 3% ингаляционный и формы 
для местного применения, 2% — офтальмологи-
ческие лекарственные формы и по 1% — транс-
дермальный путь введения и импланты.

Сканирование горизонтов по отдельным 
направлениям

Болезнь Альцгеймера. Рост продолжительно-
сти жизни населения за последние десяти-
летия, достигнутый не в последнюю очередь 
благодаря инновационным ЛП, и следующий 
за ним рост доли пожилого населения приводят 

к изменению картины глобального бремени 
болезни, актуализируя борьбу с такими про-
явлениями, как деменция, с целью продления 
активного долголетия [40]. Более всего демен-
ция распространена при болезни Альцгеймера, 
охват заболеванием которой составляет около 
50 млн чел во всем мире [41]. На текущий мо-
мент не существует эффективной терапии бо-
лезни Альцгеймера, что во многом обусловлено 
неустановленной природой самого заболева-
ния, более того, существует лишь небольшое 
количество ЛП, используемых преимуществен-
но для симптоматического лечения этого за-
болевания. Все перечисленные факты сфор-
мировали выраженную неудовлетворенную 
потребность в эффективной терапии в данной 
нозологии. В 2016 г. С.О. Бачуриным [42] про-
водилось сканирование горизонтов лечения 
болезни Альцгеймера, однако вышедшие за по-
следние годы и ожидающие выхода инновации 
изменили ландшафт возможных доступных ЛП 
и вновь сделали востребованным обзор этого 
направления.

Глобальный фармацевтический пайплайн по по-
казанию «болезнь Альцгеймера» на 2023 г. был 
представлен 141 продуктом, из которых 31 на-
ходились на I фазе КИ, 87 — на II фазе КИ, а 36 
проходили КИ III фазы [43]. В связи с неустанов-
ленной природой заболевания и многообрази-
ем патофизиологических процессов, вносящих 
в него вклад, разработана классификация по-
тенциальных мишеней для ЛП против болез-
ни Альцгеймера CADRO (Common Alzheimer’s 
Disease Research Ontology), включающая следу-
ющие основные группы воздействия на: образо-
вание отложений бета-амилоида; тау-белки; 
эпигенетику заболевания (прежде всего регу-
ляцию работы генов, вызывающих процессы 
образования бета-амилоида и тау-белков [43]); 

Рисунок подготовлен авторами по данным Pharma R&D Annual Review 2023 / This figure is prepared by the authors using the Pharma R&D Annual 
Review 2023

Рис. 4. Распределение биологических лекарственных препаратов в глобальном фармацевтическом пайплайне по типам

Fig. 4. Global biopharmaceutical pipeline distribution by product type
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воспалительные процессы / аутоиммунные про-
цессы; метаболизм / биоэнергетические процес-
сы; нейрогенез; рецепторы к нейромедиаторам; 
оксидативный стресс; сосуды головного мозга; 
протеостаз/протеинопатии; синаптическую пла-
стичность; циркадные ритмы и др.

Из 36 продуктов (включая существующие ЛП 
по новому показанию), проходивших КИ III фазы, 
31% воздействуют на рецепторы к нейромедиа-
торам; мишенью для 19% разработок является 
образование бета-амилоида, 17% должны ока-
зывать влияние на синаптическую пластичность, 
по 8%  — на оксидативный стресс и метабо-
лизм или энергетические процессы в нейронах, 
по 6% — на патогенез через тау-белок и воспа-
ление, по 3% — на протеостаз и циркадные рит-
мы [41]. Зарегистрированные в последние годы 
инновационные ЛП, применяющиеся при лече-
нии болезни Альцгеймера, представлены двумя 
ЛП: адуканумабом (в 2021 г. по процедуре уско-
ренной регистрации) и леканемабом (в 2023 г. 
по процедуре ускоренной регистрации)23. Оба 
ЛП предотвращают образование бета-амилоид-
ных бляшек, являясь моноклональными антите-
лами гуманизированного иммуноглобулина гам-
ма-1 к бета-амилоиду. Также в ближайшее время 
ожидается пополнение данного класса ЛП еще 
одним препаратом — донанемабом24.

Таким образом, в недалекой перспективе ожи-
дается существенное расширение арсенала ЛП 
для лечения болезни Альцгеймера.

Генная, клеточная и РНК-терапия. Генная, кле-
точная и РНК-терапия входят в инновационный 
потенциал персонализированной медицины. 
В 2023 г. в мире в разработке находилось око-
ло 3,9 тыс. продуктов по данному направле-
нию, из которых наибольшую долю занимали 
кандидаты в ЛП генной терапии  — 54% (вклю-
чая генетически модифицированные клет-
ки, такие как CAR-T (Chimeric Antigen Receptor) 
клетки), на РНК-продукты приходилось около 
24%, а на препараты клеточной терапии (без 
генетической модификации)  — 22%. Отметим, 
что в рамках настоящего обзора мы используем 
данные и классификацию американского об-
щества генной и клеточной терапии (American 
Society of Gene & Cell Therapy, ASGCT)25.

В соответствии с терминологией ASGCT под ген-
ной терапией понимают интервенции, которые 
предполагают введение в клетки, являющиеся 
целью для терапии, in vivo или ex vivo генети-
ческой последовательности посредством спе-
циального вектора. Примером генной терапии 
in  vivo может служить терапия с применением 
онасемногена абепарвовека, представляющего 
собой вектор аденоассоциированного вируса 
с функциональной копией гена SMN1, введение 
которого в организм ребенка заменяет соб-
ственный отсутствующий или дефектный ген.

Примером генной ex vivo терапии является CAR-T 
терапия, при которой у пациента осуществляет-
ся забор его собственных клеток-лимфоцитов. 
В условиях ex vivo отобранные клетки генетически 
модифицируют посредством введения ретрови-
русного/лентивирусного вектора, содержащего 
генетическую последовательность, обеспечива-
ющую экспрессию на поверхности лимфоцита 
новых химерных рецепторов антигена. Эти рецеп-
торы связываются с антигеном клеток-мишеней 
(например, опухоли) и одновременно содержат 
домен, активирующий Т-лимфоциты (запускаю-
щие иммунный ответ) в отношении указанных 
клеток-мишеней; после указанной процедуры 
генетически измененные лимфоциты вводятся 
обратно пациенту, обеспечивая терапевтический 
эффект — запуск собственной иммунной системы 
на борьбу с новообразованием.

Также генная терапия представлена литически-
ми вирусами: генетически модифицированными 
вирусами, которые лизируют заданные патоген-
ные клетки в организме (например, клетки опу-
холи), а для здоровых клеток безвредны.

По классификации ASGCT к клеточной терапии 
относится, например, лечение стволовыми 
клетками; терапия опухоль-инфильтрующими 
лимфоцитами, представляющая собой отбор, 
экспансию и введение обратно в организм па-
циента лимфоцитов, которые могут распозна-
вать широкий перечень уникальных антигенов 
опухолевых клеток пациента; другие клеточные 
технологии.

В рамках РНК-терапии выделяют ЛП на осно-
ве м-РНК, РНК интерференции, терапию ан-
тисмысловыми олигонуклеотидами и ЛП 

23	Aduhelm (aducanumab-avwa). Centerwatch. https://www.centerwatch.com/directories/1067-fda-approved-drugs/listing/4716-
aduhelm-aducanumab-avwa 

	 Leqembi (lecanemab-irmb) injection. Centerwatch. https://www.centerwatch.com/directories/1067-fda-approved-drugs/list-
ing/4831-leqembi-lecanemab-irmb-injection 

	 Оба лекарственных препарата по состоянию на 18.08.2023 не зарегистрированы в Российской Федерации.
24	 Lilly's donanemab significantly slowed cognitive and functional decline in phase 3 study of early Alzheimer's disease. Eli-Lilly. 

https://investor.lilly.com/news-releases/news-release-details/lillys-donanemab-significantly-slowed-cognitive-and-functional 
25	Gene, Cell, +RNA Therapy Landscape Report. Q2 2023. ASGCT & Citeline; 2023.

https://www.centerwatch.com/directories/1067-fda-approved-drugs/listing/4716-aduhelm-aducanumab-avwa
https://www.centerwatch.com/directories/1067-fda-approved-drugs/listing/4716-aduhelm-aducanumab-avwa
https://www.centerwatch.com/directories/1067-fda-approved-drugs/listing/4831-leqembi-lecanemab-irmb-injection
https://www.centerwatch.com/directories/1067-fda-approved-drugs/listing/4831-leqembi-lecanemab-irmb-injection
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на основе олигонуклеотидов, не относящие-
ся ни к одной из перечисленных ранее групп. 
РНК-интерференция позволяет отключать экс-
прессию определенных генов посредством 
специальных малых интерферирующих РНК 
(siRNA; small interfering RNA); антисмысловые 
олигонуклеотиды могут как активировать, так 
и подавлять экспрессию определенного гена; 
препарат на основе м-РНК в составе вектора26 
или без него вводится в клетку, вызывая в ней 
синтез заданных соединений (белков) [44–46].

Из более чем 2 тыс. продуктов генной терапии 
в глобальном пайплайне по состоянию на ко-
нец II квартала 2023 г. на этапе ДКИ находи-
лись 1,5 тыс. продуктов, проходили КИ I, II и III 
фазы соответственно 240, 260 и 30 препара-
тов-кандидатов, на предрегистрационной ста-
дии находилось 6 продуктов. Генетическая мо-
дификация в 70% разработок осуществлялась 
ex vivo и в 30%  — in vivo. Терапия на основе 
технологии химерных антигенных рецепторов 
(CAR-T терапия) занимала лидирующую позицию 
по объему пайплайна в генной терапии — 46% 
всех продуктов в разработке, за ней следовала 
ТСR-T, при которой пациенту вводят генетиче-
ски модифицированные Т-лимфоциты, экспрес-
сирующие Т-клеточные рецепторы (TCR, T-cell 
receptor), специфичные к определенным опу-
холевым антигенам пациента (11%), терапия ге-
нетически модифицированными CAR натураль-
ными киллерами CAR-NK (7%) и другие виды 
адоптивной иммунотерапии (макрофаги, экс-
прессирующие CAR — CAR-M, Т-клетки с химер-
ным рецептором антигена, который перенаправ-
ляет эндогенный TCR на опухолевую мишень 

через внеклеточный антигенсвязывающий до-
мен для индуцирования активации и онколиза 
(T-Cell Antigen Coupler, TAC-T)) и т.п. [47, 48].

Обращение исследователей к иммунным клет-
кам помимо лимфоцитов обусловливается тем, 
что генная терапия на основе лимфоцитов по-
казала эффективность в лечении онкогема-
тологических заболеваний, но не в терапии 
солидных опухолей, так как лимфоциты обла-
дают слабой способностью в них проникать, то-
гда как генетически измененные натуральные 
киллеры и фагоциты потенциально могут быть 
в отношении солидных опухолей более эф-
фективными [49, 50]. Такой фокус на онкологи-
ческих и онкогематологических заболеваниях 
неслучаен, потому что подавляющее число про-
дуктов генной терапии разрабатывается имен-
но по этим направлениям, и лишь небольшой 
объем пайплайна генной терапии имеет пока-
зания к лечению склеродермии, ВИЧ-инфекции 
и аутоиммунных заболеваний (рис. 5).

В 2023 г. в мире было зарегистрировано два 
ЛП генной терапии, при которой введение век-
тора осуществляется in vivo: деландистрогена 
моксепарвовек для лечения болезни Дюшенна 
и беремагена геперпавек с показанием лече-
ния дистрофического буллезного эпидермолиза, 
доведя, таким образом, общее количество за-
регистрированных ЛП данного типа до 11 меж-
дународных непатентованных наименований 
(МНН)27. В России зарегистрированы два ЛП 
генной терапии in vivo: воретигена непарво-
век (показание: терапия наследственной дис-
трофии сетчатки, вызванной мутациями гена 
RPE65) и онасемногена абепарвовек (показание: 

Рисунок подготовлен авторами по данным Gene, Cell, +RNA Therapy Landscape Report / This figure is prepared by the authors using the Gene, 
Cell, +RNA Therapy Landscape Report

Рис. 5. Распределение разрабатываемых генотерапевтических препаратов по нозологическим направлениям

Fig. 5. Global gene therapy pipeline distribution by nosological group
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26	В рамках используемой классификации ASGCT такие продукты относятся к генной терапии.
27	Gene, Cell, +RNA Therapy Landscape Report. Q2 2023. ASGCT & Citeline; 2023.
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терапия СМА)28. Оба ЛП не входят в перечень 
жизненно необходимых и важнейших лекар-
ственных средств. В апреле 2023 г. в России был 
зарегистрирован первый ЛП CAR-T терапии  — 
тисагенлеклейцел по показанию «лечение 
острого лимфобластного лейкоза и рефрактер-
ной диффузной В-крупноклеточной лимфомы», 
общее же число ЛП этого типа в мире составля-
ло 10 МНН29.

Из почти 600 клеточных продуктов, находив-
шихся в разработке, более половины были 
предназначены для использования в онкологии, 
36 — для лечения артрита, 32 — диабета I типа, 
30 — болезни Паркинсона, 21 — сердечной недо-
статочности, 15 — болезни Альцгеймера.

По состоянию на второе полугодие 2023 г. 
в мире было зарегистрировано 3 новых ЛП 
РНК-терапии, из которых два — вакцины против 
коронавирусной инфекции, а один ЛП — тофер-
сен — для лечения бокового амиотрофического 
склероза. Всего в мире зарегистрировано 16 ЛП 
РНК-терапии и около 10 м-РНК вакцин (против 
коронавирусной инфекции). В России по состо-
янию на август 2023 г. зарегистрировано 3 ЛП, 
относящихся к РНК-терапии: нусинерсен (по-
казание: лечение СМА), инклисиран (показа-
ние: лечение гетерозиготной наследственной 
гиперхолистеринемии) и синтетическая малая 
интерферирующая рибонуклеиновая кислота 

(миРНК) [двуцепочечная] (показание: лечение 
новой коронавирусной инфекции)30.

Заключение
В проведенном описательном обзоре, посвящен-
ном значению инновационных ЛП и состоянию 
современного глобального фармацевтического 
пайплайна, показаны положительные эффекты 
влияния инновационных ЛП на индикаторы про-
должительности жизни и снижения смертности, 
а также возможность благодаря инновацион-
ным ЛП излечивать пациентов с заболевания-
ми, которые до выхода этих ЛП рассматривались 
как неизлечимые. Представляются открытыми 
вопросы определения справедливой стоимости 
инновационных ЛП, которая неуклонно растет, 
манифестируя угрозу доступа пациентов к инно-
вационным ЛП. Внушительный объем пайплай-
на  — более 21  тыс. продуктов в разработке  — 
позволяет надеяться на продолжение и даже 
увеличение положительных эффектов от иннова-
ционных ЛП  — как в рамках повышения эффек-
тивности для нозологий, для которых уже име-
ются свои схемы лечения, так и для заболеваний, 
для которых в настоящий момент отсутствует эф-
фективная терапия, как, например, в случае болез-
ни Альцгеймера. Использование генной терапии, 
клеточной терапии и РНК-терапии может привести 
к кардинальным изменениям в практике здраво-
охранения и нашем отношении к заболеваниям.
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