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優化藥物上市倒數階段：成功的五個決定因素
就像火箭發射的成功取決於多種因素的組合 — 推力、位置、設計、發射窗口，新藥的上市也取決於許多決定因素。只需要一個因素就可以使上市出錯，導致銷售軌跡低於預期。
最近一項對美國50種藥物上市的分析顯示，只有12%的藥物表現出相對準確的銷售預測。令人失望的銷售數據可能導致公司資源浪費、股價波動，並最終限制病人獲得可能挽救生命的治療。
近年來有一些備受矚目的例子。Novartis在2019年上市濕性AMD的VEGF抑制劑Beovu (brolucizumab)時，對其寄予厚望。但在美國視網膜專家協會（American Society of Retina Specialists）指出可能損害視力的安全風險後，該產品在利害關係人眼中的價值主張減弱，銷售暴跌。
儘管Bluebird Bio的Zynteglo（一種針對超罕見血液疾病的基因療法）有明顯的未滿足需求，但該產品未能達到最初的預期。在美國，三分之二符合條件的病人對基因治療仍不確定，而在歐洲，該產品在價格談判失敗後被撤回。
當然，績效不佳的原因通常在回顧時已經很清楚。製藥公司面臨的挑戰是在產品上市前辨認並管理它們。
觸及SPACE：確保最佳上市的五個決定因素
上市是一次性的機會，讓你從一開始就能掌握正確的銷售軌跡。以下是規劃上市會時需要考慮的五個關鍵決定因素。
我們將針對每一項，概述上市卓越的關鍵挑戰和建議。


1. 結構 (Structure)
有時，市場還沒有為新產品做好準備，或者公司還沒有完全準備好滿足市場對新產品的需求。「結構性未做好準備」的最明顯例子是當全新的創新進入市場時，需要新的病人和資金途徑。
儘管CAR-T細胞療法被認為是「癌症最新的神奇療法」，但CAR-T細胞療法仍未得到充分利用。常見的挑戰包括及時識別和轉診符合條件的病人、主管機關和付款人的資金提撥批准以及CAR-T細胞中心的資源需求。隨著時間的推移，製藥公司還需要掌握複雜的製造流程和供應鏈挑戰。
但是，不僅僅是沒有現有藍圖的療法在結構就緒性遇到困難。對91種表現低於預期的藥物的回顧顯示，由於缺乏市場準備和利害關係人教育，包括對病患群體的了解有限，治療方法往往表現不佳。
卓越上市：在臨床開發的早期階段，必須考慮投藥、製造和輸送方面的所有複雜性。如果產品沒有現有的途徑，則必須完成重要的基礎工作，以確保實務能力、知識和利害關係人關係在上市之前已經到位。
  應在病患路徑的每個階段找出障礙，以便公司可以與醫療保健系統合作夥伴共同創造解決方案。
2. 投資組合 (Portfolio)
將新療法引進到公司已經建立能力的領域有明顯的好處。正是出於這個原因，中小型公司通常會在上市成功方面表現得更好。
與在非核心治療領域上市產品相比，在公司已建立根基的治療領域上市產品的平均營收顯著較高 — 6.7億美元vs 2.8億美元。
同時，生命週期機會，包括潛在的適應症擴展，可以增加和保護長期營收。在競爭激烈的 PD-1/PD-L1抑制劑市場中，Keytruda透過多個適應症的批准、大量數據的累積和豐富的腫瘤學家經驗維持著絕對的市場占率。另一方面反過來說，多項試驗和適應症可能會帶來更大的不確定性，並有可能失去對核心適應症的關注。
卓越上市：如果公司能夠利用已建立的商業基礎設施，那麼就有可能提高產品的上市接受度。
[image: Image]Figure 1 – Key launch determinants
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在考慮關鍵市場價格侵蝕和投資的情況下，對潛在新增適應症、新的治療方案或病患區隔進行周密規劃，有助於確保持續成功。
3. 屬性 (Attributes)
  在往往擠迫且複雜的醫療照護系統中，資助或處方新療法的理由可能並不顯而易見。改變需要一個令人信服的價值案例。但世界各地的法規和HTA機構如何定義價值，以及如何納入和評估證據，差異很大。
  雖然2025年第一季將在歐洲推出的新聯合HTA程序可能有助於簡化工作流程，但也有人擔心這可能會導致額外的層級和更多的重複工作。
卓越上市：成功的療法是那些能夠明確地將其價值與所有利害關係人的需求對焦的療法。制定一個核心價值主張，讓所有優先受眾在臨床價值、醫療經濟價值、病患價值等方面產生共鳴，是非常重要的。令人信服的敘述應該能引起共鳴，而不受國籍差異的影響。
4. 照護缺口 (Care gaps)
任何價值故事的核心都在於展示明確的未滿足需求，以及產品如何以對病患最有意義的方式解決這些需求。但許多結果是相對主觀的，例如那些依賴評估者判斷、病患報告的結果或只能由病患評估的私人現象。
例如，最近的一項研究顯示，後COVID-19病患、內科醫師和精神科醫師或心理學家對疾病嚴重程度的認知有很大的差異。這種差異使得明確證明未滿足的需求變得具有挑戰性。
卓越上市：在設計臨床試驗時，製藥公司應優先考慮允許明確和無偏見解釋的療效指標，以轉化為對病患的有意義影響。應使用公認且標準化的評分與工具，以準確評估病患成果，並清楚證明尚未滿足的需求 (對病患、支付方、決策者而言) 已獲得解決。
5. 經濟學 (Economics)
在所有醫療保健系統都捉襟見肘的情況下，證明經濟價值從未像現在這樣重要。無論是一次性的細胞和基因療法，或是新一代的抗肥胖症藥物，許多創新藥物價格高昂，而且存在不確定性因素，例如長期益處和副作用。高價格與高不確定性的結合對支付方是一大挑戰。
卓越上市：公司越來越需要採用基於價值的協議來應對不確定性，包括按績效付費協議或有條件給付協議，同時收集真實世界證據（real-world evidence）。
需要盡早在上市前深入互動，以便與不同的支付方進行必要的規劃和準備工作，例如，測試以價值為基礎的定價策略和協議，並確保收集現實世界中病患結果證據所需的數據基礎設施到位。
邁向卓越上市視野
藥品上市有許多不同的要素，所有這些要素必須同時結合在一起才能獲得成功。
核心是要確切了解產品如何滿足病患、其他利害關係人、醫療保健系統和社會的需求。在公司內部，必須以整體、跨職能和非孤島的方式考慮新療法的上市階段。率先進入市場不一定是最重要的一環；有時候，在有明確的上市時程下，晚一點上市會比較好。
最終，就像火箭發射一樣，這主要取決於良好的規劃和良好的團隊合作。當這一切結合再起時，產品將會飛速發展 — 未來將呈現正面的發展軌跡。
(資料來源：Pharmaceutical Market Europe)
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