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Введение. Исследования экономического воздействия болезни на общество, или социально-экономического бре-

мени, известные как развитие анализа стоимости болезни, эквивалентны эпидемиологическим исследованиям 

в области общественного здравоохранения. Согласно целому ряду работ, спинальная мышечная атрофия (СМА) 

характеризуется существенным социально-экономическим бременем. Цель — сравнение отечественных и между-

народных методологических подходов и результатов оценки технологий здравоохранения (ОТЗ) при СМА с позиции 

социально-экономического бремени. Материалы и методы. Литературный поиск был проведен с использованием 

баз данных Medline, PubMed, ClinicalTrials.gov и Cochrane Library. Использовали ключевые слова и критерии вклю-

чения и исключения, а кроме того, следующие параметры: затраты, год расчета, метод оценки, а также первичные 

и вторичные результаты, тип экономической оценки, перспективу, временной горизонт, вмешательство, анализ чув-

ствительности результатов. Учитывали как прямые медицинские, так и немедицинские затраты, а также непрямые 

(косвенные) затраты. Результаты. Проведен анализ оценки бремени СМА в США, Германии, Испании, Австралии, 

Франции, Великобритании и России на основе 8 международных и одного российского опубликованных исследова-

ний, в которых описывали стоимость СМА. Только в 4 международных исследованиях и в отечественном оценивали 

все затраты, в том числе и косвенные. Основным источником информации являются либо регистры пациентов, 

либо кросс-секционные исследования, проводимые в группе пациентов с диагнозом СМА. Во всех странах затра-

ты наиболее значимы для СМА I типа. Самые высоких общие затраты на СМА были в США, низкие — в Российской 

Федерации и Испании. Во всех проведенных исследованиях затраты не включают новых лекарств, модифицирующих 

болезнь, таких как нусинерсен, рисдиплам и онасемноген абепарвовек. Выводы и рекомендации. Социально-

экономическое бремя СМА в России на 2020 г., до момента внедрения в практику патогенетической терапии, 

составляло 2,38 млрд руб. в год. Затраты на лечение в стационарных условиях и реабилитацию — 30,8 и 32,3% 

от суммарных затрат соответственно. Эти затраты до внедрения в практику патогенетической терапии ниже, чем 

в Западной Европе и США, что, скорее всего, связано с тем, что в отечественных исследованиях использовали стан-

дарты первичной медико-санитарной помощи детям при СМА от 2012 г., а также с низкими косвенными затратами 

на СМА в Российской Федерации. При проведении ОТЗ орфанных заболеваний в России необходима единая методо-

логия оценки социально-экономической значимости таких заболеваний, которая должна опираться на отечествен-

ные регистры, иначе — на валидные данные, в том числе основанные на данных реальной клинической практики.
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Дискуссионные вопросы фармакотерапии

АКТУАЛЬНОСТЬ

Спинальная мышечная атрофия (СМА) — это ауто-

сомно-рецессивное наследственное нервно-мышечное 

заболевание, которое приводит к слабости и парали-

чу проксимальных мышц и диафрагмы, респиратор-

ной недостаточности, прогрессирующей инвалидности. 

Распространенность СМА составляет примерно 1–2 слу-

чая на 100 000 человек, а заболеваемость — около 
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Background. Studies of the economic impact of disease on society or the social and economic burden, known as developmental 

disease cost analysis, are equivalent to public health epidemiological studies. Spinal muscular atrophy (SMA) has significant 

social and economic burden according to various studies. Objective. The aim of the study is to compare Russian and international 

methodological approaches and results of health technology assessment (HTA) of SMA from the perspective of social and economic 

burden. Materials and methods. Literature searches were conducted using the Medline, PubMed, ClinicalTrials.gov, and Cochrane 

Library databases. Keywords and criteria for inclusion and exclusion have been used. The following parameters were used: costs, 

year of calculation, assessment method, primary and secondary results, type of economic assessment, perspective, time horizon, 

intervention, analysis of the sensitivity of the results. Both direct medical and non-medical costs were taken into account, as well 

as indirect costs. Results. The analysis of SMA burden the USA, Germany, Spain, Australia, France, Great Britain, and the Russian 

Federation was carried out based on 8 international studies and one Russian study that described the costs of SMA. All costs, 

including indirect ones, were estimated only in 4 international studies and in Russian one. The main source of information was either 

patient registers or cross-sectional retrospective studies of patients diagnosed with SMA. The costs were higher for type I SMA in all 

countries. The highest total SMA costs were in the United States, and the lowest in Russian Federation and Spain. Costs excluded 

new disease-modifying drugs such as nusinersen, risdiplam, and onasemogen abeparvovec in all conducted studies. Conclusions. 

The social and economic burden of SMA in Russian Federation in 2020 before the introduction of pathogenetic therapy into practice 

was 2.38 billion RUR/year. The costs of inpatient treatment and rehabilitation were 30.8 and 32.3% of total costs, respectively. These 

costs, before the introduction of pathogenetic therapy into practice, are lower than in Western Europe and United States, which is 

most likely since domestic studies used the standards of primary health care for children with SMA implemented in 2012, as well 

as low indirect costs for SMA in Russian Federation. Unified methodology for assessing the socio-economic significance of orphan 

diseases is required to carry out HTA of orphan diseases in Russian Federation. It should be based on domestic registries, otherwise 

on valid data, including those based on data from real clinical practice (RWD /RWE).
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1 на 12 000 живорождений [1]. Клинические фено-

типы подразделяют на четыре формы в зависимости 

от дебюта заболевания и тяжести клинических прояв-

лений. Наиболее тяжелая форма, называемая I типом, 

или «болезнью Верднига–Гофмана» (СМА I), проявляется 

в течение первых 6 мес жизни ребенка. Без респиратор-

ной поддержки дети со СМА I обычно умирают в течение 

первых 2 лет жизни [2, 3]. Начало типа II (промежуточно-

го) СМА происходит в возрасте от 6 до 18 мес [4]. Первые 

симптомы СМА типа III, или болезни Кугельберга–

Веландера (СМА III), появляются после 18 мес. При этом 

типе ожидаемая продолжительность жизни не отлича-

ется от продолжительности жизни населения в целом. 

У пациентов со СМА типа IV симптомы развиваются 

во втором или третьем десятилетии жизни, пациенты 

с этой формой, также известной как «взрослая форма», 

длительно сохраняют способность ходить.

Исследования экономического воздействия болезни 

на общество, или социально-экономического бреме-

ни, известные как развитие анализа стоимости болез-

ни, эквивалентны эпидемиологическим исследовани-

ям в области общественного здравоохранения. Хотя 

они не позволяют определить наиболее эффективные, 

целесообразные или действенные меры вмешательства 

при конкретном заболевании, но помогают повысить 

осведомленность о социальном воздействии заболева-

ния на общество. Согласно целому ряду исследований, 

СМА характеризуется существенным социально-эконо-

мическим бременем [5–11].

Цель исследования

Целью настоящего анализа было сравнение отече-

ственных и международных методологических подходов 

и результатов оценки технологий здравоохранения (ОТЗ) 

при СМА с позиции социально-экономического бремени.

МАТЕРИАЛЫ И МЕТОДЫ

Поиск литературы

Литературный поиск был проведен с использованием 

баз данных Medline, PubMed, ClinicalTrials.gov и Cochrane 

Library за последние 10 лет, с мая 2011 по май 2021 г. 

При поиске использовали следующие ключевые слова 

и их комбинации: «спинально-мышечная атрофия» и «сто-

имость болезни», «бремя», «стоимость», «затраты-полез-

ность», «анализ-эффективность», «экономическое влия-

ние» («spinal muscular atrophy» AND «disease» AND «cost»; 

«spinal muscular atrophy» AND «burden»; «spinal muscular 

atrophy» AND «cosy-utility»; «spinal muscular atrophy» 

AND «cost-effectiveness»; «spinal muscular atrophy» AND 

«economic» AND «burden»). Поиск по идентифицирован-

ным статьям проводился вручную для выявления допол-

нительных релевантных публикаций. Два исследователя 
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независимо сначала отобрали названия и аннотации 

на предмет соответствия заданным критериям, а затем 

оценили весь текст. Статьи, в которых рассматривалась 

стоимость только одного конкретного параметра (напри-

мер, лекарственных средств), были исключены. Отдельно 

фиксировали следующие параметры: затраты, год рас-

чета, метод оценки, а также первичные и вторичные 

результаты, тип экономической оценки, перспективу, 

временной горизонт, вмешательство, анализ чувстви-

тельности результатов. Затраты были конвертированы 

в рубли. 

Социально-экономическое бремя

При расчете социально-экономического бреме-

ни заболевания проводят полный углубленный расчет 

затрат. В их структуре возможно учитывать как прямые 

медицинские, так и немедицинские затраты, а также 

непрямые (косвенные) затраты. В группе прямых меди-

цинских затрат выделяют прежде всего затраты на лече-

ние в стационарных и амбулаторных условиях: госпита-

лизации по причине СМА; госпитализации при развитии 

осложнений СМА; стационарная травматолого-орто-

педическая помощь; затраты на патогенетическую 

лекарственную терапию; затраты на симптоматическую 

лекарственную терапию. Затраты, характерные непо-

средственно для СМА, — это затраты на реабилитацию, 

респираторную поддержку, нутритивную поддержку, тех-

нические средства реабилитации, санаторно-курортное 

лечение, паллиативную помощь. К прямым немедицин-

ским относят затраты на выплату пенсий и пособий. 

Недополученный валовый внутренний продукт (ВВП) счи-

тают непрямыми (косвенными) затратами. Если проводят 

расчет только прямых медицинских затрат, данный вид 

исследования касается только системы здравоохране-

ния. При учете всех затрат можно считать, что проводят 

исследования социально-экономического бремени СМА 

для всего общества [11].

РЕЗУЛЬТАТЫ

Первоначальный поиск выявил 124 ссылки, из них 

в 8 статьях описывали стоимость СМА. Был обнаружен 

один систематический обзор исследований, посвящен-

ных ОТЗ при СМА в мире [8]. Общие характеристики 

включенных исследований приведены в таблице.

Большинство авторов при расчетах опирались на дан-

ные регистров оказания медицинской помощи больным 

со СМА, в которых содержалась информация о кон-

кретных пациентах, затратах и исходах. Так, в Германии 

использовали немецкий реестр пациентов со СМА (www.

sma-register.de) [12]. Безусловно, такой подход при рас-

чете бремени заболевания является наиболее точным. 

В то же время в Российской Федерации полноценного 

национального регистра нет. Для расчета бремени СМА 

в России использовали данные реестра фонда «Семьи 

СМА» и методологию моделирования с расчетом средне-

го объема медицинских и социальных услуг для одного 

пациента со СМА (отдельно по каждому типу заболе-

вания) и оценкой стоимости каждой такой услуги [11]. 

По данным реестра фонда «Семьи СМА», в Российской 

Федерации на середину 2020 г. было 998 пациентов, 

из которых 21% — СМА I типа.

В мире при проведении оценки бремени СМА широко 

применяют анкетирование. Так, С. Klug и соавт. раз-

работали анкеты для СМА и провели опросы в фокус-

группах при участии клиницистов, экономистов в обла-

сти здравоохранения и представителей пациентов [12]. 

Подобный же методологический подход был осущест-

влен и в российском исследовании бремени СМА [11].

Для оценки бремени СМА в ряде международных 

исследований также проанализировали HRQOL пациен-

Таблица. Краткая характеристика включенных исследований по стоимости спинальной мышечной атрофии 

Table. Summary of included studies on spinal muscular atrophy costs

Страна 
Типы СМА; 

кол-во пациентов
Вид исследования

Учитываемые 

затраты

Стоимость СМА 

I типа / год 

без учета 

патогенетической 

терапии, руб.*

Авторы, год 

[ссылка]

США СМА I; n = 239 Учет затрат на систе-

му здравоохранения

Прямые медицин-

ские

Около 9 млн Armstrong E.P. 

и соавт., 2016 [6]

Германия СМА I, II, III; n = 189 Учет затрат на обще-

ство

Прямые, непря-

мые, косвенные 

Около 5,2 млн Klug C. и 

соавт., 2016 [12] 

Испания СМА I, II, III, IV; 

n = 6526

Учет затрат на обще-

ство

Прямые, непря-

мые, косвенные 

Около 3 млн Lopez-Bastida J. 

и соавт., 2017 [13]

США СМА I, II, III; n = 81 Учет затрат на систе-

му здравоохранения

Прямые медицин-

ские

Около 11 млн Droege M. и соавт., 

2019 [7]

США СМА I; n = 229 Учет затрат на систе-

му здравоохранения

Прямые медицин-

ские

Около 8 млн Lee M. Jr. и 

соавт., 2019 [14] 

США, Австралия СМА I, II, III; n = 40 Учет затрат на обще-

ство

Прямые, непря-

мые, косвенные 

Около 16,9 млн Chambers G. 

и соавт., 2020 [15] 

Испания СМА I, II, III, IV; 

n = 396

Учет затрат на систе-

му здравоохранения

Прямые медицин-

ские

Около 3,3 млн Darbà J. и 

соавт., 2020 [16]

Франция, 

Германия, 

Великобритания

СМА I, II, III; n = 86 Учет затрат на обще-

ство

Прямые, непря-

мые, косвенные 

Около 3,5 млн Peña-Longobardo L. 

и соавт., 2020 [17]

Россия, 2020 СМА I, II, III, IV; 

n = 998

Учет затрат на обще-

ство

Прямые, непря-

мые, косвенные 

Около 2,4 млн Колбин А.С. 

и соавт., 2020 [11] 

Примечание. <*> — перерасчет по курсу 74 руб. за 1 долл. США. СМА — спинальная мышечная атрофия.

Note. <*> — reassessment at the exchange rate 74 RUR for 1 USD. SMA (СМА) — spinal muscular atrophy.
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тов (Health-related quality of life; Оценка качества жизни, 

связанного со здоровьем), специфичные для данного 

заболевания [12, 13]. Так, в Германии использовали 

Pediatric Quality of Life Inventory (PedsQL) — модуль нерв-

но-мышечных расстройств [12]. Подобный анализ не был 

проведен в отечественном исследовании бремени.

Как видно из приведенных в таблице данных, 

в некоторых исследованиях представлены только пря-

мые затраты системы здравоохранения. В ряде исследо-

ваний оценивали все затраты, в том числе и косвенные 

[12, 13, 15, 17]. В связи с этим возможно провести срав-

нение указанных данных с исследованием, проведенным 

в Российской Федерации [11]. 

Источниками информации о стоимости в большинстве 

исследований в мире были стандарты оказания меди-

цинских услуг, официальные прайс-листы и сведения, 

полученные от пациентов [6, 7, 12–17]. В отечественном 

исследовании стоимость медицинских услуг оценива-

ли по тарифам в системе обязательного медицинского 

страхования (ОМС); стоимость лекарственных препа-

ратов, включенных в перечень жизненно необходимых 

и важнейших лекарственных препаратов (ЖНВЛП), рас-

считывали исходя из зарегистрированной предельной 

отпускной цены с учетом оптовых и розничных торго-

вых надбавок; лекарственных препаратов, не включен-

ных в ЖНВЛП, — по данным государственных закупок, 

по стандартам оказания первичной медико-санитарной 

помощи детям при СМА [18–21]. Расчет затрат на стацио-

нарное лечение (госпитализации по причине СМА) про-

водили с использованием клинико-статистических групп 

(КСГ) в соответствии с детальным группировщиком КСГ 

(G12 МКБ-10). По данным J. Darbà и соавт., пациенты со 

СМА I госпитализируются в среднем 3 раза в год, а со 

СМА II и III — 1,9 раза в год, при этом 5% от числа госпита-

лизаций требуют проведения интенсивной терапии [22]. 

При расчете затрат на стационарное лечение (госпитали-

зации при развитии осложнений СМА) в отечественном 

исследовании опирались на данные М. Droege и соавт. 

о частоте и причинах госпитализаций пациентов со 

СМА [7]. Так, среднегодовое количество госпитализаций 

по причине осложнений СМА составляет 1,16 случаев/

пациентов/год для пациентов со СМА I и 0,79 случаев/

пациентов/год у пациентов со СМА II и III [22]. При этом 

в 42% случаев имеет место экстренная госпитализа-

ция с необходимостью оказания скорой медицинской 

помощи. При расчете затрат на травматолого-ортопеди-

ческую помощь применяли данные M. Droege и соавт.: 

3,2% пациентов со СМА I в год требуется проведение 

оперативного ортопедического лечения [7]. По эксперт-

ным оценкам, 70% пациентов со СМА II и III требуется 

проведение ортопедического оперативного лечения хотя 

бы один раз в течение жизни.

Существенная доля затрат приходится на респиратор-

ную поддержку. Согласно клиническим рекомендациям, 

респираторную поддержку пациентов со СМА осущест-

вляют с использованием метода неинвазивной искус-

ственной вентиляции легких (НИВЛ) или искусственной 

вентиляции легких (ИВЛ), а также приборов-откашлива-

телей и аспираторов, улучшающих отхождение мокро-

ты [23]. По данным M. Droege и соавт., 46,4% пациентов 

со СМА I и 26,4% пациентов со СМА II и III требуется про-

ведение НИВЛ [7]. В российском исследовании учитыва-

ли в том числе расходы на прибор-аспиратор и инсуфля-

тор-аспиратор (прибор-откашливатель) [11].

По данным М. Oskoui и соавт., 27,3% пациентов со 

СМА I типа нуждаются в ИВЛ, осуществляемой на дому, 

затраты на которую были расcчитаны в Российской 

Федерации с учетом стоимости технического обслужи-

вания аппаратуры, пульсоксиметра и концентратора 

кислорода [11, 24].

Ввиду отсутствия статистических данных о частоте 

и объе ме предоставления паллиативной помощи паци-

ентам со СМА в России было сделано допущение о том, 

что пациенту со СМА необходимо два посещения в месяц 

с паллиативной целью (24 посещение в год). По экспертным 

оценкам, 100% пациентов со СМА I и около 70% пациентов 

со СМА II нуждаются в оказании паллиативной помощи.

В отличие от зарубежных исследований, в отечествен-

ном исследовании проводили расчет затрат на сана-

торно-курортное лечение, предполагая, что санаторно-

курортное лечение осуществляется один раз в год [11].

Во всех международных исследованиях учитываемые 

затраты на уход за ребенком представляют собой время, 

потраченное на уход со стороны родственников, тогда 

как косвенные затраты — это потеря производительно-

сти общества из-за инвалидности или преждевременной 

смерти. Для анализа косвенных затрат авторы оцени-

ли статус занятости пациентов и родителей/опекунов. 

Оценивали также потери производительности пациентов 

и/или родителей, связанные с заболеваниями, с учетом 

периода неосуществления трудовой деятельности, инва-

лидности или изменений в их рабочей ситуации. В россий-

ском исследовании затраты на выплату пенсий и пособий 

анализировали с допущением о том, что все пациенты со 

СМА являются инвалидами [11]. При проведении расчетов 

было сделано допущение о том, что один из родителей 

осуществляет уход за ребенком со СМА пожизненно, 

следовательно, не может осуществлять трудовую дея-

тельность, что приводит к снижению ВВП в Российской 

Федерации [25]. Расчет ежедневных потерь ввиду неосу-

ществления одним взрослым гражданином трудовой дея-

тельности был проведен на основании данных о средней 

заработной плате [11]. Не учитывали приходы сиделки. 

Расчет бремени заболевания СМА осуществля-

ли для всей популяции пациентов в России, так же 

как и в мире, и отдельно для СМА I и СМА II и III. С уче-

том разницы в затратах в первый и последующие годы 

терапии СМА горизонт расчетов составил 5 лет с после-

дующим расчетом среднего значения бремени СМА 

за 1 год [11]. Расчет осуществляли путем суммирования 

всех затрат, связанных со СМА, на одного пациента 

с последующим умножением на число пациентов с диа-

гнозом СМА в Российской Федерации.

Как видно из представленных в таблице данных, 

международные среднегодовые затраты на СМA I (вклю-

чая раннее начало и СМА до одного года) в шести раз-

личных исследованиях варьировали от 3 до 16,9 млн 

руб. в год [6, 7, 12–17]. В России бремя СМА составляет 

около 2,4 млн руб. на одного пациента в год (рис. 1) [11]. 

Затраты в разных странах для других групп СМА также 

отличались: от 2 до 6 млн. руб. [12, 15].

Как видно из данных, представленных на рис. 1, 

социально-экономическое бремя СМА в Российской 

Федерации до момента внедрения патогенетической 

терапии составляло 11 882 920 259 руб. за 5 лет. При этом 

в структуре прямых медицинских затрат практически 

в равных долях преобладают затраты на стационарное 

лечение и реабилитацию (44,7 и 47,1% соответственно), 

существенную долю составляют непрямые затраты.

ОБСУЖДЕНИЕ

Социально-экономическое бремя заболевания 

до настоящего времени остается в плоскости экспертно-

го обсуждения, методы по расчету окончательно не стан-
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дартизированы, трактовка результатов зачастую вызы-

вает споры во всем мире. Необходимо отметить, что если 

в области заболеваний с высокой распространенностью 

число таких исследований возрастает, то для редких забо-

леваний их по-прежнему мало [26]. Выделяют несколько 

причин. Основным является то, что из-за низкой распро-

страненности диагностика орфанных болезней сложна 

и требует значительных затрат. Большинство редких 

заболеваний неизлечимы, для многих либо нет эффек-

тивного лечения, либо, если методы лечения существуют, 

они крайне дорогие, и нет гарантии увеличения продол-

жительности или качества жизни [2, 3]. Однако влияние 

орфанных болезней через их социально-экономическое 

бремя на общество крайне значимо. Во-первых, серьез-

ность заболевания с недопустимо высокой частотой 

таких неблагоприятных исходов, как смерть и инвалид-

ность. Примерно 50% случаев редких заболеваний начи-

наются в детстве, а более трети случаев смерти детей 

в возрасте до одного года вызваны орфанными болезня-

ми [27]. Во-вторых, от заболевания страдают не только 

больные, но и члены их семей (в том числе изменяется 

качество их жизни) [17].

Авторами был проведен анализ оценки бремени 

СМА в США, Германии, Испании, Австралии, Франции, 

Великобритании и Российской Федерации [6, 7, 11–17]. 

Был проведен анализ литературы, а затем проведен 

сравнительный анализ с полученными в России дан-

ными. Показано, что для оценки затрат с социальной 

точки зрения чаще всего использовали подход распро-

страненности. Распространенность болезни учитывает 

все существующие случаи в течение данного года и все 

ресурсы здравоохранения, используемые для профилак-

тики, лечения и реабилитации, а также распределение 

других ресурсов (косвенные затраты, ВВП) в результате 

болезни [13]. Основным источником информации явля-

ются либо регистры пациентов, либо проводимые кросс-

секционные ретроспективные исследования пациентов 

с диагнозом СМА. Пациентов со СМА всегда подразде-

ляют на четыре типа в зависимости от возраста начала 

заболевания и клинической тяжести. 

Во всех странах затраты наиболее значимы для СМА 

I типа. При этом денежное выражение, конкретные сум-

мы (в российском исследовании проводился пересчет 

в рубли по курсу доллара на дату написания статьи) 

существенно различаются между странами, в которых 

проводились исследования. Вероятно, это связано с тем 

фактом, что существуют несоответствия в системах здра-

воохранения и стоимости на услуги и лекарственные 

средства между этими странами. Основные различия 

могут быть объяснены и несоответствием методов уче-

та затрат. Так, исследование, проведенное в Германии 

С. Klug и соавт. (2016), включало в прямые медицинские 

затраты искусственное питание и реабилитационные 

услуги, а в немедицинские — такси и юридические 

консультации [12]. В то время как L. Peña-Longobardo 

и соавт., которые проводили анализ в Германии, Франции, 

Испании и Великобритании, не включали эти затраты 

в исследование [13, 17]. Важно отметить, что в боль-

шинстве международных исследований, помимо оценки 

бремени заболевания, изучали качество жизни пациен-

тов, родителей и медицинских работников, чего не было 

в российском исследовании. При этом была выявлена 

разница между оценкой качества жизни, связанного со 

здоровьем, пациентов во Франции и Великобритании 

по сравнению с пациентами в Германии [17]. Авторы 

отмечают, что ни возраст, ни степень прогрессирования 

заболевания не объясняют наблюдаемых различий, и это 

требует дальнейших изучений. В Европе наибольшая 

потребность в психологической помощи наблюдалась 

в семьях с пациентами со СМА III типа [12].

Самые высоких общие затраты на СМА были в США, 

самые низкие — в Российской Федерации и Испании. 

При этом необходимо отметить, что стандарты, на осно-

вании которых делали расчет в России, датируются 

2012 г., что, безусловно, не отражает текущие цены. 

Авторы предполагают, что реальные расходы на 2021 г. 

будут намного выше. 

Во всех проведенных исследованиях затраты 

не включают утилитарную стоимость новых лекарств, 

модифицирующих болезнь, таких как нусинерсен, рисди-

Рис. 1. Расчет социально-экономического бремени спинальной мышечной атрофии до 

патогенетической терапии в Российской Федерации. Средневзвешенные затраты на лечение в 

расчете на целевую популяцию, руб., 2020 г. [11]

Fig. 1. Calculation of social and economic burden of spinal muscular atrophy before pathogenetic therapy 

in Russian Federation. Weighted-average treatment costs per target population, RUR, 2020 [11]

Примечание. ВВП — валовый внутренний продукт.

Note. GDP (ВВП) — gross domestic product.
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плам и онасемноген абепарвовек. Однако даже на этом 

фоне СМА является наиболее затратным заболеванием. 

Так, результаты исследования C. Klug и соавт. показа-

ли, что средние затраты составляли 54 721 евро в год 

на пациента, что примерно в 14 раз выше, чем сред-

ние расходы на здравоохранение на одного пациента 

в Германии в 2013 г. [28].

В структуре затрат, связанных со СМА, без совре-

менной патогенетической терапии существуют разли-

чия между разными странами. Так, в Испании 32,2% 

приходится на прямые затраты на здравоохранение 

и 67,8% — на прямые немедицинские и косвенные затра-

ты; в США — 56 и 44%; в Российской Федерации — 

69 и 31% соответственно [11, 13, 15]. Необходимо отме-

тить, что в США средние общие косвенные затраты были 

самыми высокими в семьях со СМА II [15]. Эта тенденция 

и в Европе (Германия, Франция, Великобритания) обра-

щает на себя внимание. Несмотря на то, что расходы 

на здравоохранение там значительные, большая часть 

экономического воздействия приходится на семьи в виде 

времени, затрачиваемого на уход [17]. Согласно между-

народным данным, общие усилия по уходу за пациентом 

со СМА оценивались в 7,8 ч в день (из которых родители 

обеспечивали 7 ч в день) и оказались наиболее актуаль-

ными при СМА I (15 ч в день; СМА II — 11 ч в день; СМА 

III — 4 ч в день) [12]. Уход, который обеспечивали сидел-

ки, невысокий — в среднем 21%. Но данные затраты 

крайне сложно рассчитать. Необходимо также отметить, 

что в проведенном в США исследовании было показано 

значимое психосоциальное воздействие на жизнь чле-

нов семьи с ребенком со СМА. Это прежде всего решение 

проблем преждевременной смерти, принятие сложных 

вариантов лечения, страх потери функцио нальных спо-

собностей больного, утраченные ожидания и планиро-

вание своей жизни, бессонница и стресс, ограничения 

социальной активности и независимости, не уверенность 

и беспомощность, а также влияние болезни на семейные 

финансы [29]. Однако как в отечественном, так и в между-

народных исследованиях не проводили расчетов эконо-

мических затрат на психосоциальные проблемы в семьях 

с пациентами со СМА.

В ряде стран мира были проведены экономические 

оценки новых лекарственных препаратов для лечения 

СМА, но эти исследования основаны на очень неболь-

шом количестве испытаний, в которых участвовало 

ограниченное число пациентов, наблюдаемых в течение 

короткого периода времени. По этим причинам все про-

веденные исследования использовали различные виды 

экстраполяции. Подобное исследование было проведе-

но и в России [10]. Целью настоящего анализа не являет-

ся сравнение этих данных. Однако приведем небольшой 

пример (рис. 2). В регистре пациентов со СМА на фев-

раль 2020 г. была информация о 998 пациентах: из 210 

пациентов со СМА I типа 46 получали терапию нусинер-

сеном; из 788 пациентов со СМА II и III типов нусинерсен 

получали 84 ребенка. Результаты изменения бремени 

СМА в Российской Федерации представлены на рис. 2.

Как видно из представленных на рис. 2 данных, 

внедрение и расширение доступа пациентов к патогене-

тической терапии, всего лишь 20% детей со СМА I типа 

и 10% со СМА II типа, уже оказало существенное влия-

ние на бремя СМА в Российской Федерации. С момента 

регистрации нусинерсена и до момента проведения 

настоящего анализа (около года) прямые медицинские 

затраты на терапию пациентов со СМА выросли в 2,9 

раза. Структура затрат более чем на 50% сместилась 

в область патогенетической терапии.

Ограничения исследования

Ввиду ограниченных статистических данных пока-

затели частоты встречаемости различных состояний и/

или осложнений, а также госпитализаций и других видов 

медицинской и социальной помощи вносят определен-

ные ограничения в оценку бремени СМА. 

ВЫВОДЫ И РЕКОМЕНДАЦИИ

Социально-экономическое бремя СМА в Российской 

Федерации на 2020 г. до момента внедрения в практику 

Примечание. <*> — cредневзвешенные затраты на лечение в расчете на целевую популяцию, руб. 

ВВП — валовый внутренний продукт.

Note. <*> — weighted-average treatment costs per target population, RUR. GDP (ВВП) — gross domestic 

product.

Рис. 2. Расчет бремени спинальной мышечной атрофии при обеспеченности патогенетической 

терапией нусинерсеном на 2020 г.*

Fig. 2. Calculation of spinal muscular atrophy burden at provision with pathogenetic therapy 

(nusinersen) for 2020*
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патогенетической терапии оценивалось в 2,38 млрд руб. 

в год на 998 пациентов, из которых затраты на лечение 

в стационарных условиях и реабилитацию составляли 

30,8 и 32,3% от суммарных затрат соответственно.

Эти затраты до внедрения в практику патогенетиче-

ской терапии были ниже, чем в Западной Европе и США, 

что, скорее всего, связано с тем, что в отечествен-

ных исследованиях использовали стандарты первичной 

медико-санитарной помощи детям при СМА от 2012 г., 

а также низкими косвенными затратами на это заболе-

вание в России.

При проведении ОТЗ для орфанных заболеваний 

в Российской Федерации необходима единая методо-

логия оценки их социально-экономической значимости, 

которая должна опираться на отечественные регистры, 

иначе — на валидные данные, в том числе основанные 

на данных реальной клинической практики.
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