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Авторами изучена доступность генно-терапевтических лекарственных препаратов в Российской Федерации 
на основании сведений о разрешении медицинского применения лекарственных средств этой группы. Были 
использованы данные литературных источников и сведения о лекарственных препаратах, одобренных FDA, EMA 
и Минздравом России. В целом FDA было зарегистрировано 13 препаратов, или 46% от общего числа одобренных 
для медицинского применения в мире, 2 из них уже отозваны с рынка, а по 2 проводятся дополнительные 
клинические исследования. В Европе EMA были одобрены для медицинского применения 16 препаратов (57%), 4 из 
них уже отозваны. Большинство препаратов сначала проходили одобрение FDA, а затем, в среднем через год, были 
разрешены на рынке Европы. Всего 4 препарата были одобрены на рынке Европы и на момент запроса данных не 
получили разрешения от FDA. Лишь 1 препарат, разрешенный в США, не имеет регистрации в Европе. В Российской 
Федерации разрешены 2 лекарственных препарата – Neovasculgen (2011 г.) и Spinraza (2019 г.). Это 7% от общего числа 
генно-терапевтических препаратов, присутствующих на мировом рынке. Большая часть препаратов предназначены 
для лечения орфанных заболеваний и являются высокозатратными. Этим можно объяснить неравномерность их 
распределения по регионам.
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The authors studied the availability of gene therapy drugs in the Russian Federation on the basis of information on the permission of the 
medical use of drugs of this group in the world. Literature data and information about medicines approved by the FDA, EMA and the Ministry 
of Health of Russia were used. In general, the FDA registered only 13 drugs (46%) of the total approved for medical use in the world, 2 of them 
have already been withdrawn from the market, and 2 additional clinical trials are underway. In Europe, the EMA has approved 16 drugs for 
medical use (57%), with 4 of them already withdrawn. Most of the drugs were first approved by the FDA, and then, on average, a year later, were 
approved in the European market. A total of 4 drugs were approved in the European market and were not approved by the FDA at the time the 
data was requested. And only 1 drug, approved in the USA, is not registered in Europe. In the Russian Federation, two medicines are allowed, 
Neovasculgen (2011) and Spinraza (2019). This is only 7% of the total number of gene therapy drugs on the world market. Most of the drugs are 
intended for the treatment of orphan diseases and are cost expensive. This can explain the unevenness of their distribution across regions.
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ВВЕДЕНИЕ
В основе действия генно-терапев-
тических препаратов лежит прин-
цип влияния на болезнь с помо-
щью генов, переносимых в клет-
ки организма больного. Генный 
материал может быть привнесен 
в организм реципиента непосред-
ственно с помощью вирусных век-
торов или невирусных систем либо 
в виде предварительно генетиче-
ски модифицированных (ex vivo) 
клеток (например, донорских ство-
ловых клеток пуповинной крови 
или аутологичных стволовых кле-
ток костного мозга) [1]. Процеду-
ру генотерапии можно разделить 
на три основных этапа: получение 
нужных продуктов посредством 
генной инженерии (рекомби-
нантных ДНК и векторов, моди-
фицированных клеток), доставку 
их в организм реципиента в виде 
инъекций, аэрозолей или с помо-
щью клеточной трансплантации и, 
наконец, клинические испытания 
и собственно лечение (терапия).
Генотерапии присущи риски, вли-
яющие на эффективность самого 
лечения и представляющие угрозу 
здоровью больного: вирусы-пере-
носчики могут содержать прото-
онкогены; встраивание внешнего 
генетического материала в геном 
реципиента происходит неконтро-
лируемо, из-за чего может быть 
нарушена экспрессия собственных 
клеточных протоонкогенов либо 
супрессоров опухолевого роста; 
экспрессия трансгенов подавляет-
ся провоспалительными цитоки-
нами, такими как IFNα и IFNγ, чья 
продукция активируется в ответ 
на инфекцию; иммунная система 
реципиента уничтожает либо сами 
переносчики, либо инфицирован-
ные клетки или вырабатывает анти-
тела к ним, что затрудняет повтор-
ную трансфекцию; у реципиента 
еще до проведения терапии в орга-
низме могут присутствовать анти-
тела к определенным типам виру-
сов; введение больших доз пере-
носчиков может оказывать токси-
ческое воздействие на организм 
реципиента. По мнению многих 

авторитетных ученых, работающих 
в этой области, генотерапия – одно 
из самых перспективных направле-
ний в современной медицинской 
науке, ориентированное на лече-
ние многих наследственных и дру-
гих неизлечимых на сегодняшний 
день заболеваний (злокачествен-
ных опухолей, заболеваний сер-
дечно-сосудистой, кроветворной 
системы и т. д.) [2–4]. Концепция 
генной терапии заключатся в том, 
что наиболее радикальным спосо-
бом борьбы с разного рода забо-
леваниями, связанными с наруше-
ниями в генетическом материале 
клеток, должно быть воздействие, 
направленное непосредственно 
на исправление или уничтоже-
ние самой генетической причины 
заболевания, а не ее последствий. 
Исторически генная терапия 
нацеливалась на лечение наслед-
ственных генетических заболева-
ний, но затем поле ее примене-
ния расширилось, и она стала рас-
сматриваться как потенциально 
универсальный подход к лечению 
всего спектра болезней, а не толь-
ко «классических» наследствен-
ных заболеваний [5]. В настоящее 
время проводятся активные иссле-
дования и клинические испыта-
ния средств генной терапии [6–8]. 
Среди протоколов генотерапии 
лидируют такие социально зна-
чимые заболевания, как злокаче-
ственные новообразования, ней-
родегенеративные, кардиологи-
ческие, наследственные болезни, 
инфекции [9].
Пациентов с некоторыми наслед-
ственными дефектами одного гена 
можно лечить собственными ство-
ловыми клетками костного мозга, 
которые были сконструирова-
ны с помощью вирусного векто-
ра, несущего отсутствующий ген. 
Пациентов с наследственной рети-
нопатией и гемофилией В также 
можно лечить путем местной 
или системной инъекции вирус-
ных векторов. Существует также 
ряд подходов к генной терапии 
рака и инфекционных заболеваний. 
Современные исследователи [10] 

прогнозируют, что в следующие 
25 лет будет наблюдаться улуч-
шение показателей безопасности, 
эффективности таких препаратов, 
а также внедрение технологий 
редактирования генов в широкую 
клиническую практику.
Разработка инновационных ген-
но-терапевтических лекарственных 
препаратов для персонализиро-
ванной терапии становится мега-
трендом развития биомедицины 
и мирового биофармацевтическо-
го рынка. В связи с этим актуален 
вопрос о формировании нацио-
нальной номенклатуры этих пре-
паратов [11]. На сегодняшний день 
в мире проводится более 2 800 кли-
нических исследований препаратов 
для генной терапии, не является 
исключением и Российская Феде-
рация  [12–14]. Обычно они вклю-
чают небольшое число пациентов. 
Для большинства препаратов основ-
ной сложностью является отсут-
ствие исследований долгосрочной 
эффективности и безопасности [15].
Целью настоящего исследования 
является анализ доступности ген-
но-терапевтических лекарствен-
ных препаратов в Российской 
Федерации.

МАТЕРИАЛЫ И МЕТОДЫ
По публикациям в SCHOLAR 
GOOGLE и PUBMED был собран 
перечень существующих на дан-
ный момент лекарственных препа-
ратов для генотерапии. Для отбора 
публикаций использованы сред-
ства поиска, встроенные в данные 
электронные поисковые системы, 
использовались запросы «Gene 
Therapy Product», «Gene Therapy 
Medical Product», «Gene Therapy 
Drug». В SCHOLAR GOOGLE най-
дено более 2,9 млн публикаций, 
в PUBMED – более 55 тыс. Были 
изучены первые 200 по каждо-
му запросу из каждой поисковой 
системы по критерию наиболь-
шей релевантности. На основе 
полученного перечня проведен 
анализ баз данных зарубежных 
регуляторов Европейского агент-
ства по лекарственным средствам 
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(European Medicines Agency – 
EMA)1 и Управления по контролю 
пищевых продуктов и лекарствен-
ных средств США (Food and Drug 
Administration – FDA)2,3, а также 
реестра лекарственных средств 
Российской Федерации4.

РЕЗУЛЬТАТЫ И ОБСУЖДЕНИЕ
Всего найдено 27 лекарствен-
ных препаратов, применявшихся 
для лечения людей. Из них 9 пред-
назначены для лечения онколо-
гических заболеваний. Осталь-
ные относятся к разным группам, 
в основном направлены на лече-
ние атрофии, дистрофии, забо-
леваний сосудов и ишемических 
проявлений, обусловленных фак-
торами, связанными с генетиче-
скими отклонениями от нормы, 
в т. ч. передаваемыми по наслед-
ству. В табл. 1 приведен перечень 
генно-терапевтических препара-
тов и их назначения.
Первый одобренный для меди-
цинского применения генно-тера-
певтический препарат фомивир-
сен был зарегистрирован в 1998 г. 
Фомивирсен является средством 
лечения цитомегаловирусного 
(ЦМВ) ретинита. ЦМВ – прогрес-
сирующее и хроническое забо-
левание, поражает до 40% людей 
со СПИДом и может привести 
к слепоте [16].
В дальнейшем, с 2005 по 2015 г., 
регистрировалось в среднем 
по одному препарату ежегод-
но. Среди них, например, Генди-
цин (рекомбинантный аденови-
рус человека p53), разработанный 
Shenzhen SiBiono GeneTech Co. 
Ltd., который был одобрен в 2003 г. 
Управлением по санитарному над-
зору за качеством пищевых про-
дуктов и медикаментов Китая 
(CFDA) в качестве первого в своем 
классе продукта генной терапии 
для лечения рака головы и шеи. 

1 Available at: https://www.ema.europa.eu/en/medicines.
2 Available at: https://labels.fda.gov/getProprietaryName.
cfm.
3 Available at: https://www.fda.gov/vaccines-blood-
biologics/cellular-gene-therapy-products/approved-
cellular-and-gene-therapy-products.
4 Available at: http://grls.rosminzdrav.ru/grls.aspx.

На коммерческий рынок он вышел 
в 2004 г. Белок p53, экспрессиру-
емый клетками, трансдуцирован-
ными Гендицином, является опу-
холевым супрессором, который 
активируется клеточным стрес-
сом и опосредует остановку кле-
точного цикла и репарацию ДНК 
или индуцирует апоптоз, старение 
и/или аутофагию. Опыт 12-летне-
го применения у более чем 30 000 
пациентов и результаты более 
30 опубликованных клинических 
исследований показали, что Ген-
дицин обладает образцовой безо-
пасностью, а в сочетании с хими-
отерапией и лучевой терапией 
имеет значительно более высо-
кие показатели ответа, чем только 
стандартные методы лечения [17].
В этот период в литературе был 
описан опыт комплексного кон-
сервативного лечения пациентов 
с хронической ишемией нижних 
конечностей (ХНИН), ассоцииро-
ванной с атеросклерозом пери-
ферических артерий, с помощью 
генно-терапевтического средства 
Неоваскулген (плазмида с геном 
vegf165), первого из зарегистриро-
ванных в России [18].
Европейское агентство по лекар-
ственным средствам рекомендо-
вало препарат Глибера для полу-
чения разрешения на продажу 
в 2012 г. На тот момент агентство 
рассмотрело только три заявки 
в отношении препаратов для ген-
ной терапии. В отличие от Гли-
бера, рассмотрение первых двух 
продуктов, Cerepro и Contusugene 
Ladenovec Gendux/Advexin, пред-
назначенных для лечения онко-
логических заболеваний, было 
прекращено [19].
Глибера – это генная терапия 
дефицита липопротеинлипазы 
(ЛПЛД), редкого наследственно-
го заболевания, которое может 
вызвать тяжелый панкреатит. 
Глибера получила дурную славу 
как «лекарство за миллион дол-
ларов» и оказалась коммерчески 
неудачным проектом. Высокая 
стоимость для пациентов, ред-
кость ЛПЛД, высокие затраты 

на производство и невозмож-
ность получить одобрение в США 
привели к тому, что компания 
uniQure отозвала препарат через 
два года с рынка ЕС. По состоянию 
на 2018 г. только 31 человек во всем 
мире когда-либо принимал Глибе-
ру [20, 21].
Начиная с 2015 г. количество еже-
годно регистрируемых новых 
лекарственных препаратов увели-
чилось до 2–3. Наиболее извест-
ным из них стал Нусинерсен, про-
даваемый как Спинраза, для лече-
ния спинальной мышечной атро-
фии (СМА). В декабре 2016 г. он 
стал первым лекарством, одо-
бренным для лечения этого ред-
кого нервно-мышечного заболева-
ния [22, 23]. Представляет интерес 
и другой препарат – Axicabtagene 
ciloleucel, продаваемый под тор-
говой маркой Yescarta. Это сред-
ство для лечения крупноклеточной 
В-клеточной лимфомы, не под-
дающейся традиционной тера-
пии. Т-клетки берутся у человека 
с лимфомой и генетически моди-
фицируются для выработки спец-
ифического Т-клеточного рецеп-
тора. Полученные химерные анти-
генные рецепторные Т-клетки, 
или  «CAR-Ts», которые реагируют 
на рак, затем возвращаются чело-
веку для заселения костного мозга. 
Лечение аксикаб тагеном связано 
с риском синдрома высвобожде-
ния цитокинов (СВК) и возмож-
ной неврологической токсично-
стью  [24–26]. И наконец, Онасем-
ноген абепарвовек, продаваемый 
под торговой маркой Zolgensma, 
для лечения спинальной мышеч-
ной атрофии (СМА), был одобрен 
для детей младше двух лет в 2019 г. 
Он используется в виде одноразо-
вой инъекции в вену при последу-
ющем приеме кортикостероидов 
не менее двух месяцев. При его 
применении возникают общие 
побочные эффекты, включая рвоту 
и повышение активности печеноч-
ных ферментов. Онасемноген абе-
парвовек работает, предоставляя 
новую копию гена, который произ-
водит человеческий белок SMN [7, 
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ТАБЛИЦА 1 . Перечень генно-терапевтических препаратов

Международное непатентованное
наименование англ. (рус.) 

Торговое 
наименование

Назначение генно-терапевтического 
препарата

Fomivirsen (Фомивирсен) Vitravene Лечение цитомегаловируса

Gendicine (Гендицин) Gendicine Плоскоклеточный рак головы и шеи

Oncorine (Онкорин) Oncorine Поздняя стадия рефрактерного рака 
носоглотки

Mx-dnG1 Rexin-G Саркома мягких тканей и остеосаркома

Sipuleucel-T (Sipuleucel-T) Provenge Рак простаты

Neovasculgen (Неоваскулген) Neovasculgen Заболевание периферических сосудов 
и ишемия конечностей

Laviv (Лавив) Azfi cel-T Сильные морщины носогубной складки 
у взрослых

Alipogene tiparvovec (Алипоген типарвовек) Glybera Дефицит липопротеинлипазы

Mipomersen (Мипомерсен) Kynamro Гомозиготная семейная 
гиперхолестеринемия

Talimogene laherparepvec (Талимоген лахерпарепвек) IMLYGIC Меланома

Фракция аутологичных клеток, обогащенная CD34+, которая 
содержит клетки CD34+, трансдуцированные ретровирусным 
вектором, который кодирует последовательность кДНК ADA 
человека

Strimvelis Тяжелый комбинированный иммунодефицит

Аллогенные Т-клетки, генетически модифицированные 
ретровирусным вектором, кодирующим усеченную форму 
рецептора человеческого фактора роста нервов с низким 
сродством (ΔLNGFR) и тимидинкиназы вируса простого 
герпеса I (HSV-TK Mut2) 

Zalmoxis Дополнительное лечение лейкемии 
и лимфомы

Nusinersen (Нусинерсен) Spinraza Спинальная мышечная атрофия

Eteplirsen (Этеплирсен) Exondys 51 Мышечная дистрофия Дюшенна

Axicabtagene ciloleucel (Axicabtagene ciloleucel) Yescarta Большая В-клеточная лимфома

Tisagenlecleucel Kymriah В-клеточный острый лимфобластный лейкоз

Voretigene neparvovec (Воретиген непарвовек) Luxturna Наследственная форма дистрофии сетчатки

Patisiran (Патисиран) Onpattro Наследственный транстиретин амилоидоз

Inotersen (Inotersen) Tegsedi Наследственный транстиретин амилоидоз

Аутологичные клетки CD34+, кодирующие ген βA-T87Q-
глобина

Zynteglo Бета-талассемия

Beperminogene Perplasmid (Беперминоген Перплазмид) Collategene Критическая ишемия конечностей

Onasemnogene Abeparvovec (Онасемноген Абепарвовек) Zolgensma Спинальная мышечная атрофия

Volanesorsen (Воланесорсен) Waylivra Синдром семейной хиломикронемии

Invossa Invossa Остеоартроз коленного сустава средней 
степени тяжести

- Ангиостимулин Ишемическая болезнь сердца

- Корвиан Ишемическая болезнь сердца

- АнтионкоРАН-М Рак головы и шеи, рак шейки матки и рак 
прямой кишки
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27]. Онасемноген абепарвовек был 
одобрен для медицинского при-
менения в США в 2019 г., в Японии 
и Европейском союзе – в 2020 г.
В табл. 2 представлены дан-
ные о регистрации генно-тера-
певтических препаратов в раз-
бивке по регионам, получения 

разрешения на медицинское при-
менение, а также с указанием даты 
регистрации и даты первой реги-
страции в мире.
В целом FDA было зарегистриро-
вано 13 препаратов (46% от общего 
числа одобренных для медицин-
ского применения в мире), 2 из них 

уже отозваны с рынка, по 2 прово-
дятся дополнительные клиниче-
ские исследования. В Европе EMA 
были одобрены для медицинского 
применения 16 препаратов (57%), 
при этом 4 из них уже отозва-
ны. Большинство препаратов сна-
чала проходили одобрение FDA, 

ТАБЛИЦА 2 . Сведения о датах получения разрешений на медицинское применение генно-терапевтических препаратов 

Торговое 
наименование

Российская 
Федерация FDA EMA Другой регион Дата первой 

регистрации

Vitravene   1998 Отозван 1999 Отозван   1998

Gendicine       2004 Китай 2004

Oncorine       2006 Китай 2006

Rexin-G       2007 Филиппины 2007

PROVENGE    2010 Отозван 2013 Отозван   2010

Neovasculgen 2011       2011

Azfi cel-T   2011     2011

Glybera     2012 Отозван   2012

Kynamro Исследования 2013 Отказ   2013

IMLYGIC Исследования 2015 2015   2015

Strimvelis     2016   2016

Zalmoxis     2016 Отозван   2016

 Spinraza 2019 2016 2017   2016

Exondys 51 Исследования 2016 2016   2016

Yescarta    2017 2018   2017

Kymriah   2017 2018   2017

Luxturna   2017 2018   2017

Onpattro    2018 2018   2018

Tegsedi    2018 2018   2018

Zynteglo     2019   2019

Collategene   КИ   2019 Япония 2019

Zolgensma   2019 2020   2019

Waylivra   Отказ 2019   2019

Invossa   КИ     нет

Ангиостимулин Применяется 
без регистрации

      нет

Корвиан Исследования       нет

АнтионкоРАН-М Исследования       нет
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а затем, в среднем через год, были 
разрешены на рынке Европы. 
Всего 4 препарата были одобрены 
на рынке Европы и не получили 
на момент запроса данных раз-
решения от FDA. И всего 1 препа-
рат, разрешенный в США, не имеет 
регистрации в Европе. В 2020 г. 
инвестиции в синтетическую био-
логию достигли нового рекорда – 
почти 8 млрд долл. [28]. Таким 
образом, можно прогнозировать 
рост интереса к инновационным 
лекарственным препаратам.
В Российской Федерации разреше-
ны лишь 2 препарата – Neovasculgen 
(2011 г.) и Spinraza (2019 г.). Это 
всего 7% от общего числа генно-те-
рапевтических продуктов, присут-
ствующих на мировом рынке. Одна-
ко отсутствие разрешения на меди-
цинское применение полностью 
не исключает возможности при-
менения большинства генно-тера-
певтических препаратов. Посколь-
ку данные лекарственные средства 
являются в основном дорогостоя-
щими, направленными на лечение 
орфанных заболеваний, их приме-
нение на территории страны может 
осуществляться без прохождения 
процедуры государственной реги-
страции. Препарат может быть 
ввезен для лечения конкретного 
пациента на основании заключения 
консилиума врачей федерального 
учреждения или учреждения Рос-
сийской академии наук, в котором 
оказывается медицинская помощь 
данному пациенту, а также решения 
врачебной комиссии медицинской 
организации, в которой наблюда-
ется пациент. В обоих документах 
должно быть написано, что препа-
рат назначен по жизненным пока-
заниям конкретному пациенту, 
в связи с чем его необходимо ввез-
ти из-за границы [29]. При таком 
пути доставки препарата пациенту 
из жизненного цикла лекарствен-
ного средства выпадают стадии, 
предусматривающие экспертную 
оценку эффективности, безопасно-
сти и качества, что, в свою очередь, 
может создавать дополнительные 
риски для больного.

Для обеспечения надлежащего 
доступа к современным лекар-
ственным препаратам в Россий-
ской Федерации запланирован 
и реализуется комплекс меропри-
ятий. 26 ноября 2020 г. в составе 
Министерства здравоохранения 
РФ был создан Федеральный центр 
планирования и организации 
лекарственного обеспечения граж-
дан. Выполняя функции государ-
ственного заказчика, учреждение 
займется реализацией меропри-
ятий, предусмотренных указами 
президента РФ, постановлениями 
и распоряжениями Правительства 
РФ: размещением государственных 
заказов и заключением контрак-
тов, а также организацией и про-
ведением закупок лекарственных 
препаратов за счет средств феде-
рального бюджета, в частности 
для лечения пациентов с орфан-
ными заболеваниями [30]. Также 
Указом Президента РФ от 5 янва-
ря 2021 г. создан Фонд поддержки 
детей с тяжелыми жизнеугрожаю-
щими и хроническими, в т. ч. ред-
кими (орфанными), заболевания-
ми – «Круг добра». В задачи фонда 
входит финансирование помощи 
детям с привлечением бюджетных 
и внебюджетных средств, в т. ч. 
оплата дорогостоящих лекар-
ственных препаратов. В част-
ности, 26 февраля 2021 г. фонд 
уже провел первые закупки пре-
паратов для экстренного приме-
нения у пациентов со спинальной 
мышечной атрофией (СМА) [31].
Российская биотехнологиче-
ская компания Biocad завершила 
разработку оригинального ген-
но-терапевтического препарата 
ANB-4 для лечения спинальной 
мышечной атрофии (СМА). В 2021 г. 
планируется переход к клиниче-
ским исследованиям. У больных 
СМА из-за мутаций в гене SMN1 
отсутствует белок SMN, что приво-
дит к гибели моторных нейронов. 
С помощью вирусного вектора вво-
дят ген SMN1 в клетки, где раньше 
он был поврежден, тем самым спа-
сая клетки от гибели на многие годы 
и предотвращая развитие СМА [32, 

33]. Компания «Генериум» прово-
дит клинические испытания препа-
ратов для лечения наследственного 
ангионевротического отека и муко-
полисахаридоза II типа [34].
Ведется активная работа по сокра-
щению сроков регистрационных 
процедур. Временные послабления 
для производителей были введе-
ны в 2020 г. и распространялись 
на препараты от COVID-19 [35]. 
При этом большую роль игра-
ет применение информационных 
технологий, в частности проведе-
ние регистрационных процедур 
в электронной форме [36, 37].

ЗАКЛЮЧЕНИЕ
Большинство генно-терапевтиче-
ских препаратов предназначены 
для лечения орфанных заболева-
ний и являются высокозатратными. 
Например, стоимость Zolgensma 
составляет 2,1 млн евро. Этим 
можно объяснить неравномерность 
их распределения по регионам. 
Фармацевтическим компаниям 
для компенсации затрат на иссле-
дования требуются высокодоход-
ные рынки сбыта. В России нача-
та активная работа по повышению 
доступности генно-терапевтиче-
ских препаратов. Для достижения 
этой цели предстоит решить ком-
плекс организационных, финансо-
вых и правовых вопросов.
Безусловно, генно-терапевтиче-
ские препараты являются прорыв-
ной терапией, однако об их массо-
вом применении в России говорить 
пока рано. В мировой практике 
количество выпускаемых доз огра-
ничивается сотнями, а в некото рых 
случаях и единицами. Столь незна-
чительный объем продаж приводит 
к созданию ценовых ограничений 
для потребителей. В перспективе 
генно-терапевтические препара-
ты могли бы получить применение 
при лечении распространенных 
неинфекционных заболеваний, 
имеющих генетические факторы 
риска. Именно это направление 
требует повышенного внимания 
со стороны заинтересованных 
участников и государства.
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