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RECOMANDAREA CONSILIULUI
din 8 iunie 2009

privind o actiune in domeniul bolilor rare

(2009/C 151/02)

CONSILIUL UNIUNII EUROPENE, (4)

avand in vedere Tratatul de instituire a Comunitdtii Europene, in
special articolul 152 alineatul (4) al doilea paragraf,

avand in vedere propunerea Comisiei,
avand in vedere avizul Parlamentului European (1),

avand in vedere avizul Comitetului Economic si Social Euro-
pean (%),

intrucat:

(1) Bolile rare reprezintd o amenintare pentru sindtatea cetd-
tenilor UE in mdsura in care ele sunt boli care pun in
pericol viata sau provoacd o invaliditate cronicd, avand o 6)
prevalentd redusd si un grad ridicat de complexitate. In
ciuda raritatii acestora, existd atat de multe tipuri diferite
de boli rare, incat milioane de oameni sunt afectati.

(2)  Principiile si valorile generale ale universalititii, accesul la
ingrijire medicald de calitate, la echitate si la solidaritate,
astfel cum au fost aprobate in Concluziile Consiliului din
2 junie 2006 privind valorile si principiile comune in
cadrul sistemelor de sdndtate ale UE sunt de o importantd
extraordinard pentru pacientii cu boli rare.

(3)  Programul de actiune comunitard cu privire la bolile rare,
inclusiv bolile genetice, a fost adoptat pentru perioada
1 ianuarie 1999 - 31 decembrie 2003 (). In ceea ce
priveste prevalenta, acest program a definit o boald rard
ca fiind o boald care afecteazd cel mult 5 din 10 000 de
persoane din UE. O definitie mai precisi bazatd pe o
evaluare stiintificd actualizatd, tinindu-se seama atat de
prevalentd, cét si de incidentd, va fi dezvoltatd utilizand (8)
resursele celui de al doilea program comunitar in
domeniul sanatatii (4).

(") Rezolutia legislativd din 23 aprilie 2009 (nepublicatd incd in Jurnalul
Oficial).

Regulamentul (CE) nr. 141/2000 al Parlamentului
European si al Consiliului din 16 decembrie 1999
privind medicamentele orfane (°) prevede ci un medi-
cament este desemnat drept ,medicament orfan” atunci
cand este destinat diagnosticirii, prevenirii sau trata-
mentului unei afectiuni care pune in pericol viata sau
provoacd o invaliditate cronicd si care afecteazd cel
mult 5 din 10000 de persoane in Comunitate in
momentul introducerii cererii.

Se estimeazd cd in prezent existd intre 5 000 si 8 000 de
boli rare, ele afectdnd intre 6 % si 8 % din populatie in
cursul vietii. Cu alte cuvinte, desi bolile rare sunt carac-
terizate de prevalenta scizutd pentru fiecare dintre
acestea, numdrul total de persoane afectate de boli rare
in UE se situeazd intre 27 si 36 de milioane de persoane.
Majoritatea acestora suferd de boli mai putin frecvente
care afecteazd o persoand din 100 000 sau mai putin.
Acesti pacienti sunt in mod special izolati si vulnerabili.

numdrului total ridicat de persoane afectate, bolile rare
necesitd o abordare globald bazatd pe eforturi speciale si
combinate in vederea prevenirii unei morbiditdti semni-
ficative sau a unei mortalitdti premature care poate fi
evitatd, precum si in vederea imbundtdtirii calitdtii vietii
si a potentialului socioeconomic al persoanelor afectate.

Bolile rare au reprezentat una dintre prioritdtile celui de
al saselea program-cadru pentru activitdti de cercetare si
dezvoltare (°) si riman un domeniu de actiune prioritar
in cadrul celui de al saptelea program-cadru pentru acti-
vitdti de cercetare si dezvoltare (7), deoarece dezvoltarea
de noi diagnostice si tratamente pentru afectiunile rare,
precum si cercetarea epidemiologicd privind aceste
afectiuni necesitd abordari internationale pentru a creste
numdrul de pacienti care participd la fiecare studiu.

Comisia, in Cartea sa albi, intitulatd ,Impreund pentru
sandtate: O abordare strategicd pentru UE 2008-2013"
din 23 octombrie 2007, care defineste strategia UE in
materie de sdndtate, a inscris bolile rare printre domeniile
de actiune prioritare.

(®) Avizul din 25 februarie 2009 (nepublicat incd in Jurnalul Oficial). () JO L 18, 22.1.2000, p. 1.

(3

Decizia nr. 1295/1999/CE a Parlamentului European si a Consiliului ()
din 29 aprilie 1999 de adoptare a unui program de actiune comu-

nitard cu privire la bolile rare in cadrul actiunilor din domeniul
sandtatii publice (1999-2003). (O L 155, 22.6.1999, p. 1).

Decizie abrogatd prin Decizia nr. 1786/2002/CE (O L 271,
9.10.2002, p. 1). 4
Decizia nr. 1350/2007/CE a Parlamentului European si a Consiliului

din 23 octombrie 2007 de instituire a celui de al doilea program de

actiune comunitard in domeniul sdndtdtii (2008-2013) (JO L 301,
20.11.2007, p. 3).

=
=

Decizia nr. 1513/2002/CE a Parlamentului European si a Consiliului
din 27 junie 2002 privind cel de al saselea program-cadru al Comu-
nitdtii Europene pentru activititi de cercetare, de dezvoltare tehno-
logicd si demonstrative, de contributie la crearea Spatiului European
de Cercetare si la inovare (2002-2006) (JO L 232, 29.8.2002, p. 1).
Decizia nr. 1982/2006/CE a Parlamentului European si a Consiliului
din 18 decembrie 2006 privind cel de al saptelea program-cadru al
Comunitdtii Europene pentru activitdti de cercetare, de dezvoltare
tehnologicd si demonstrative (2007-2013) (JO L 412, 30.12.2006,

p- 1).
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(10)

(11)

(12)

(13)

(14)

Pentru a imbundtiti coordonarea si coerenta dintre initia-
tivele nationale, regionale si locale in ceea ce priveste
bolile rare si cooperarea dintre centrele de cercetare,
actiunile nationale pertinente in domeniul bolilor rare
ar putea fi integrate in planuri sau strategii de
combatere a bolilor rare.

In conformitate cu baza de date Orphanet, din miile de
boli rare cunoscute pentru care este posibild o identificare
clinicd, numai 250 dintre acestea au un cod in clasi-
ficarea internationald a bolilor (ICD) existentd (a zecea
versiune). Este necesard efectuarea unei clasificiri si a
unei codificiri adecvate a tuturor bolilor rare pentru a
le conferi vizibilitatea si recunoasterea necesare in cadrul
sistemelor nationale de sinitate.

Organizatia Mondiald a Sinitdtii (OMS) a lansat in 2007
procesul de revizuire a celei de a zecea versiuni a clasi-
ficdrii internationale a bolilor, pentru ca cea de a
unsprezecea versiune a acestei clasificiri sd fie adoptatd
in cadrul Adundrii Mondiale a Sdndtitii din 2014. OMS a
desemnat Grupul operativ (Task Force) al Uniunii
Europene in materie de boli rare ca grup consultativ pe
teme specifice (Topic Advisory Group) privind bolile rare,
pentru a contribui la acest proces de revizuire formuland
propuneri in ceea ce priveste codificarea si clasificarea
bolilor rare.

Punerea in aplicare a unei identificdri comune a bolilor
rare de citre toate statele membre ar consolida in mod
semnificativ contributia Uniunii Europene la acest grup
consultativ pe teme specifice §i ar facilita cooperarea la
nivel comunitar in domeniul bolilor rare.

In iulie 2004, a fost infiintat un grup la nivel inalt
privind serviciile de sindtate si asistenta medicald cu
scopul de a reuni experti din toate statele membre
pentru a analiza aspecte practice ale colabordrii dintre
sistemele nationale de sinitate din UE. Unul dintre
grupurile de lucru ale acestui grup la nivel inalt se
concentreazd asupra retelelor europene de referintd
(ERN) pentru bolile rare. Au fost dezvoltate cateva
criterii si principii pentru ERN, inclusiv in ceea ce
priveste rolul acestora in abordarea chestiunii bolilor
rare. ERN ar putea sd serveascd, de asemenea, drept
centre de cercetare si de cunostinte, tratind pacienti din
alte state membre si garantand disponibilitatea unitatilor
de tratament ulterior, dacd este cazul.

Valoarea addugatd comunitard a ERN este extrem de
importantd in special pentru bolile rare datoritd frec-
ventei reduse a acestor afectiuni, care implicd, intr-o
tard luatd in mod separat, un numdr limitat de pacienti
si lipsa expertizei. Reunirea expertizei la nivel european
este, prin urmare, primordiald pentru a asigura un acces
egal la informatii exacte, la un diagnostic pertinent si in
timp util si la asistentd medicald de inaltd calitate pentru
pacientii care suferd de boli rare.

In decembrie 2006, un grup de experti din Grupul
operativ al Uniunii Europene in materie de boli rare a

(16)

(17)

(18)

(20)

(21)

publicat un raport intitulat ,Contributia la definirea poli-
ticilor: pentru o colaborare europeand privind serviciile
de sdndtate si asistentd medicald in domeniul bolilor rare”
in atentia Grupului la nivel inalt privind serviciile de
sdndtate gi asistentd medicald. Raportul grupului de
experti subliniazd, printre altele, importanta identificarii
centrelor de expertizd si rolurile pe care ar trebui sd le
indeplineasci astfel de centre. S-a convenit, de asemenea,
cd in principiu §i in masura in care este posibil ar trebui
sd existe mai degrabd o mobilitate a expertizei decit a
pacientilor. Unele mdsuri solicitate in acest raport sunt
incluse in prezenta recomandare.

Cooperarea si schimbul de cunostinte intre centrele de
expertizd s-au dovedit a fi abordarea cea mai eficientd
pentru a gestiona bolile rare in Europa.

Centrele de expertizd ar putea urma o abordare multidis-
ciplinard a asistentei medicale pentru a gestiona conditiile
complexe si diverse aferente bolilor rare.

Avand in vedere caracteristicile specifice ale bolilor rare —
numdr limitat de pacienti si lipsa cunostintelor relevante
si a expertizei in domeniu — acestea pot fi caracterizate
drept un domeniu unic cu o valoare addugati foarte
ridicatd a actiunii la nivel comunitar. Aceastd valoare
addugatd poate fi realizatd, in special, prin reunirea
expertizei nationale privind bolile rare, care este in
prezent raspanditd in diferite state membre.

Este de o importantd cruciald asigurarea unei contributii
active a statelor membre la elaborarea unora dintre
instrumentele comune previzute 1in comunicarea
Comisiei privind bolile rare: O provocare pentru
Europa din 11 noiembrie 2008, in special in ceea ce
priveste diagnosticele si asistenta medicald §i Orientdrile
europene privind screeningul populatiei. Acest lucru ar
putea fi valabil si pentru rapoartele de evaluare privind
valoarea addugati terapeuticdi a produselor medica-
mentoase orfane, care ar putea contribui la accelerarea
negocierilor de pref la nivel national, reducind astfel
timpul de asteptare in ceea ce priveste accesul la aceste
produse medicamentoase al pacientilor care suferd de boli
rare.

OMS a definit responsabilizarea pacientilor ca fiind ,0
conditie esentiald pentru sdndtate” si a incurajat realizarea
,unui parteneriat proactiv si a unei strategii de auto-
ingrijire a pacientului, de imbunitdtire a rezultatelor
privind sdndtatea si a calittii vietii in randul bolnavilor
cronici” (). Tn acest sens, rolul grupurilor independente
de pacienti este fundamental atit in ceea ce priveste
sprijinul direct acordat persoanelor care suferd de boald,
cat si in ceea ce priveste munca colectiva realizatd pentru
a imbundtdti situatia comunititii de pacienti care suferd
de o boald rard in ansamblu si pentru generatiile viitoare.

Statele membre ar trebui si implice pacienti si repre-
zentanti ai pacientilor in procesul de elaborare de
politici §i sd caute si promoveze activititile grupurilor
de pacienti.

(") http://www.euro.who.int/Document/E88086.pdf
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) Dezvoltarea infrastructurilor de cercetare si de asistentd
medicald in domeniul bolilor rare necesitd proiecte de
lungd duratd i, prin urmare, un efort financiar adecvat
pentru a le asigura viabilitatea pe termen lung. Acest
efort ar maximiza sinergia in special in cazul proiectelor
elaborate in cadrul celui de al doilea program comunitar
in domeniul sanatatii (2008-2013), al celui de al saptelea
program-cadru de cercetare §i dezvoltare si in cadrul
programelor ulterioare acestora,

RECOMANDA STATELOR MEMBRE:

1.

II.

)

I. PLANURI SI STRATEGI iN DOMENIUL BOLILOR RARE

Sd instituie §i si pund in aplicare planuri si strategii de
combatere a bolilor rare la nivel adecvat sau s exploreze
mdsurile potrivite pentru combaterea bolilor rare in cadrul
altor strategii in materie de sindtate publicd, vizdnd
asigurarea accesului pacientilor care suferd de boli rare la
ingrijire medicald de calitate, inclusiv in ceea ce priveste
diagnosticele, tratamentele, posibilitatea de a invita sd
convietuiascd cu boala si, dacd este posibil, produse medi-
camentoase orfane eficiente §i in special:

(a) sd elaboreze si si adopte cit mai curdnd posibil si de
preferingd cel tarziu pand la sfarsitul anului 2013 un
plan sau o strategie care si vizeze orientarea §i struc-
turarea actiunilor relevante in domeniul bolilor rare in
cadrul sistemelor sociale si de sinitate;

(b) sd adopte mdsuri care sd integreze initiativele actuale si
viitoare la nivel local, regional si national in planurile
sau strategiile pentru o abordare cuprinzitoare;

(c) sd defineascd o serie limitatd de actiuni prioritare in
cadrul planurilor sau strategiilor, cu obiective si
mecanisme de monitorizare;

(d) s ia act de elaborarea de orientdri si de recomanddri
pentru definirea actiunii nationale in domeniul bolilor
rare de cidtre autorititile competente la nivel national, in
cadrul Proiectului european de dezvoltare a planurilor
nationale de combatere a bolilor rare (EUROPLAN) aflat
in desfisurare si care a fost selectionat pentru a
beneficia de finantare in perioada 2008-2011 in
cadrul Primului program comunitar in domeniul
sdndtdtii publice (}).

DEFINIRE, CODIFICARE SI INVENTARIERE ADECVATE
ALE BOLILOR RARE

Sa utilizeze in scopul activitdtilor privind politica generald
la nivel comunitar o definitie comund a bolilor rare ca boli
care afecteazd nu mai mult de 5 din 10 000 de persoane;

Sd aibd ca obiectiv asigurarea faptului ci bolile rare fac
obiectul unei codificiri §i a unei trasabilitdti adecvate in
toate sistemele de informatii privind sinitatea, incurajind

Decizia nr. 1786/2002/CE a Parlamentului European si a Consiliului

din 23 septembrie 2002 de adoptare a programului comunitar de
actiune in domeniul sandtdtii publice (2002-2008) (JO L 271,
9.10.2002, p. 1),

10.

o recunoastere adecvatd a acestor boli in sistemele nationale
de asistentd medicald si de rambursare pe baza ICD si
respectdnd, in acelasi timp, procedurile nationale;

. Sa contribuie In mod activ la dezvoltarea inventarului

dinamic si usor accesibil al bolilor rare al Uniunii
Europene, pe baza retelei Orphanet i a altor retele exis-
tente, dupd cum se precizeazd in comunicarea Comisiei
privind bolile rare;

. Sd ia in considerare sprijinirea la toate nivelurile corespun-

zdtoare, inclusiv la nivel comunitar, pe de o parte a
retelelor de informare specifice privind bolile si, pe de
altd parte, in scopuri epidemiologice, a registrelor si a
bazelor de date, fiind in acelasi timp constiente de o
guvernantd independentd.

IIl. CERCETAREA CU PRIVIRE LA BOLILE RARE

. Sd identifice activitdtile si resursele de cercetare actuale din

cadrele nationale si comunitare pentru a defini situatia
cunostintelor actuale in materie de boli rare, pentru a
evalua situatia generald a cercetdrii in domeniul bolilor
rare si pentru a imbunititi coordonarea programelor
comunitare, nationale i regionale pentru cercetare in
domeniul bolilor rare;

. S identifice necesitdtile si priorititile pentru cercetarea

fundamentald, clinicd si translationald in domeniul bolilor
rare, modalitdtile de sprijinire a acestora §i promovarea
abordirilor de cooperare interdisciplinard care si fie
adoptate in  mod complementar prin intermediul
programelor nationale si comunitare;

. S& sprijine participarea cercetdtorilor la nivel national la

programe de cercetare privind bolile rare finantate la
toate nivelurile corespunzitoare, inclusiv la nivel comunitar;

. Sd includd in planurile sau strategiile lor dispozitii menite

sd sprijine cercetarea in domeniul bolilor rare;

Sé faciliteze, impreund cu Comisia Europeand, dezvoltarea
cooperdrii In privinta cercetdrii cu tdri terte active in
cercetarea in domeniul bolilor rare si la modul mai
general in privinta schimbului de informatii si de expertiza.

IV. CENTRE DE EXPERTIZA SI RETELE EUROPENE DE

11.

12.

REFERINTA PENTRU BOLILE RARE

Sd identifice centre de expertizd corespunzitoare pe teri-
toriul lor national pand la sfarsitul anului 2013 si si ia
in considerare sprijinirea credrii acestora;

Sd incurajeze participarea centrelor de expertizd la retelele
europene de referintd respectand competentele §i normele
nationale in ceea ce priveste autorizarea sau recunoasterea
acestora;
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13.

14.

15.

16.

Sd organizeze filiere de asistentd medicald pentru pacientii
care suferd de boli rare prin instituirea unei cooperdri cu
expertii in cauzd si a unui schimb de cadre si de expertizid
in tard sau cu alte tari, dacd este cazul;

Sa sprijine utilizarea tehnologiilor informatiei si comunica-
tiilor, precum telemedicina, dupd caz, pentru a asigura
accesul la distantd la asistenta medicald specifici necesars;

Si includd in planurile si strategiile lor conditia necesard
pentru difuzarea si mobilitatea expertizei si a cunostintelor
pentru a facilita tratamentul pacientilor in proximitatea
acestora;

Sd incurajeze centrele de expertizd sd se bazeze pe o
abordare multidisciplinard a asistentei atunci cand se
confruntd cu boli rare.

V. REUNIREA EXPERTIZEI IN DOMENIUL BOLILOR RARE LA

17.

NIVEL EUROPEAN

Sa reuneascd expertiza nationald in domeniul bolilor rare si
sd sprijine regruparea acesteia cu cea a altor tiri europene
pentru a sprijini:

(@) schimbul de cele mai bune practici cu privire la instru-
mentele de diagnosticare si la asistenta medicald,
precum si la educatie si la asistenta sociald in
domeniul bolilor rare;

C»

predare si formare adecvate pentru toate cadrele din
domeniul sanitar, pentru a le sensibiliza in privinta
existentei acestor boli si a resurselor disponibile
pentru asistenta medicald acordatd in cazul acestora;

(c) dezvoltarea formdrii medicale in domeniile relevante
pentru diagnosticarea si gestionarea bolilor rare (de
exemplu geneticd, imunologie, neurologie, oncologie,
pediatrie);

(d) dezvoltarea unor orientdri la nivel european privind
testele de diagnosticare si screeeningul populatiei,
respectand deciziile §i competentele la nivel national;

(¢) schimbul de rapoarte de evaluare ale statelor membre
privind valoarea addugatd terapeutici sau clinicd a
medicamentelor orfane la nivel comunitar, acolo unde
se reunesc cunostintele si expertiza relevante pentru a
reduce la minimum timpul de asteptare in ceea ce

VL

18.

19.

20.

priveste accesul la aceste produse medicamentoase al
pacientilor care suferd de boli rare.

RESPONSABILIZAREA ORGANIZATIILOR DE

PACIENTI

Sd se consulte cu pacientii si cu reprezentantii pacientilor
cu privire la politicile din domeniul bolilor rare si sd faci-
liteze accesul pacientilor la informatii actualizate cu privire
la bolile rare;

Sd promoveze activititile organizatiilor de pacienti, cum ar
fi cele care vizeazd sensibilizarea, consolidarea capacititilor
si formarea, schimbul informatiilor si al celor mai bune
practici, constituirea de retele si extinderea serviciilor la
pacientii foarte izolati.

VII. DURABILITATE

impreund cu Comisia, s vizeze, prin mecanisme de
finantare si de cooperare adecvate, garantarea durabilitdtii
pe termen lung a infrastructurilor dezvoltate in domeniul
informdrii, al cercetdrii si al asistentei medicale pentru bolile
rare,

INVITA COMISIA:

1.

sd elaboreze, pand la sfarsitul anului 2013, pentru a permite
prezentarea de propuneri in eventualele programe viitoare de
actiune comunitard in domeniul sindtdtii, un raport privind
punerea in aplicare a prezentei recomanddri, adresat Parla-
mentului European, Consiliului, Comitetului Economic si
Social European si Comitetului Regiunilor, pe baza informa-
tillor furnizate de cdtre statele membre, care ar trebui s
analizeze eficienta mdsurilor propuse si necesitatea unor
actiuni ulterioare pentru imbundtitirea vietii pacientilor
afectati de boli rare si a familiilor acestora;

. sd informeze cu regularitate Consiliul cu privire la actiunile

desfasurate in urma comunicdrii Comisiei privind bolile rare.

Adoptatd la Luxemburg, 8 iunie 2009.

Pentru Consiliu,
Presedintele
Petr SIMERKA




