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Javaslat:
TANACSI AJANLAS

a ritka betegségek teriiletén megvalésitando eurépai fellépésrol

AZ EUROPAI UNIO TANACSA,

tekintettel az Eurdpai Kozosséget 1étrehozo szerzddésre, és kiilonosen annak 152. cikke (4)
bekezdésének masodik albekezdésére,

tekintettel a Bizottsag javaslatara',

tekintettel az Eurépai Parlament véleményére?,

tekintettel az Europai Gazdasagi és Szocialis Bizottsag véleményére’,
tekintettel a Régiok Bizottsaganak véleményére,

mivel:

(1) A ritka betegségek veszélyt jelentenek az eurdpai polgarok egészségére, mivel
esetiikben olyan életveszélyes vagy maradando karosodassal jard betegségekrdl van
sz0, amelyek kis prevalenciaval birnak és nagyon Osszetettek.

(2) Az 1999. januar 1-jétdl 2003. december 31-ig tart6 idészakra elfogadtak egy kdzosségi
cselekvési programot’ a ritka betegségekkel, ezen beliil a genetikai betegségekkel
kapcsolatban. A programban szereplé meghatarozas szerint a ritka betegségek
prevalenciaja az Eurépai Unioban 10 000 embert tekintve legfeljebb 6t.

(3) A ritka betegségek gyogyszereirdl sz6lo, 1999. december 16-i 141/2000/EK eurdpai
parlamenti ¢és tanacsi rendelet értelmében egy gyogyszer akkor tekintendd ritka
betegségek gyogyszerének, ha olyan életveszélyes, vagy sulyosan egészségkarositd
betegség diagnosztizalasara, megeldzésére vagy kezelésére szolgal, amely tizezerbol
legfeljebb 6t embert érint a Kozdsségben a kérelem benyujtasakor.

4) Becslések szerint jelenleg 5000 és 8000 kozott mozog a kiilonbozo ritka betegségek
szama, melyek az EU teljes lakossdganak akar 6-8%-andl is jelentkezhetnek életiik
soran valamikor. Ez azt jelenti, hogy az Europai Unioban 27-36 milliéra tehetd az
érintettek szdma. ToObbségiik egy viszonylag kis gyakorisdggal eléforduld (100 000
emberbdl legfeljebb 1-nél el6fordulo) betegségben szenved.

(5) Az alacsony prevalencia és a betegségek specidlis jellege miatt a ritka betegségek
tekintetében atfogd megkozelitésre van sziikség; ennek olyan egyedi és egyesitett
eréfeszitésen kell alapulnia, amely lehetdvé teszi a magas morbiditési rata, illetve az

; HLCI...],[...].[...]. o.
: HLCI[...].[...]1. [...]. 0.
) HLCI[...].[...]1. [...]. 0.
: HLCI[...].[...]1. [...]. 0.

Az Europai Parlament és a Tanacs 1295/1999/EK hatarozata (1999. aprilis 29.) a ritka betegségekre
iranyul6 kozosségi cselekvési programnak a kdzegészségiigyi fellépés (1999-2003) keretében torténd
elfogadasarol.
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elkeriilhetd, i1d6 eldtti elhaldlozas megelozését, €s javitja az érintett személyek
¢letmindségét és tarsadalmi-gazdasagi lehetdségeit.

A ritka betegségek a kutatasi, technoldgiafejlesztési €s demonstracios tevékenységekre
vonatkoz6 hatodik kozosségi keretprogram (2002-2006) egyik kiemelt fontossagu
terlilete volt, majd ezt kdvetden a kutatdsi, technologiafejlesztési és demonstracios
tevékenységekre vonatkozé hetedik keretprogramnak (2007-2013)° is, mivel a ritka
betegségek diagnosztikdja €s kezelése terén megvalositando tovabbi fejlédés, valamint
az ilyen rendellenességekkel kapcsolatos epidemioldgiai kutatds eldmozditasa
érdekében tobb orszagra kiterjedd megkdzelitésre van sziikség, hogy novekedjen az
egyes tanulmanyokba bevont betegek szama.

A Bizottsagnak az EU egészségiigyi stratégia fejlesztésére iranyuld, "Egylitt az
egészségeért: Stratégiai megkozelités az EU szamaéra, 2008-2013""cimen, 2007.
oktober 23-an kiadott fehér konyve’ cselekvési prioritasként hatirozta meg a ritka
betegségeket.

A ritka betegségekkel kapcsolatos nemzeti, regionalis és helyi kezdeményezések jobb
koordinacidja és fokozott egységessége érdekében a ritka betegségek teriiletére
vonatkoz6 nemzeti fellépéseket egy, a ritka betegségekre vonatkozd nemzeti tervben
kell 6sszefogni.

Az Orphanet adatbdzis tanusdga szerint az 5863 jelenleg ismert ¢és klinikailag
azonosithatd ritka betegség koziil csak 250 ritka betegségnek van kodja a betegségek
nemzetkozi osztalyozasanak (BNO-10) jelenleg érvényben levd, tizedik valtozata
szerint. Valamennyi ritka betegséget megtelelden kell osztalyozni és kodolni, hogy a
nemzeti egészségligyi rendszerek is ismerjék és betegségként elismerjék oket.

Az Egészségiigyi Vilagszervezet (a tovabbiakban: WHO) 2007-ben kezdte el a
betegségek nemzetkdzi osztalyozasa 10. valtozatanak feliilvizsgalatat, melynek célja,
hogy az Egészségiigyi Vildgszervezet 2014. évi kozgytilésén elfogadésra keriilhessen
az osztalyozas 11. valtozata. A WHO a ritka betegségekkel foglalkozd eurdpai unios
munkacsoportot nevezte ki a ritka betegségek targykorében muikodd tanacsado
csoportnak, melynek feladata, hogy a ritka betegségek kodoldsara és osztalyozasara
vonatozo javaslatok megtételével jaruljon hozza a feliilvizsgalati folyamathoz.

A ritka betegségek valamennyi tagillamban egységes meghatdrozasanak bevezetése
jelentés mértékben fokozna az Eurdpai Unid hozzajarulasat a tanacsadd csoport
munkdjahoz, és megkonnyitené a ritka betegségek teriiletén megvalosuld kozosségi
szintl egytittmikodeést.

2004. juliusaban létrejott egy, az egészségligyi szolgaltatasokkal és gyogyellatassal
foglalkozd magas szintli csoport®, melyben valamennyi tagllam szakértdi részt
vesznek, hogy kidolgozzdk az Eurdpai Unidban alkalmazott nemzeti egészségiligyi
rendszerek kozotti egyiittmiikodés gyakorlati szempontjait. A magas szintli csoport
egyik munkacsoportja a ritka betegségek eurdpai referenciahalozataval foglalkozik’,
Meghataroztak bizonyos alapelveket, tobbek kézott az is, hogy milyen szerepet tolt be

http://eur-lex.europa.eu/LexUriServ/LexUriServ.do?uri=0J:L:2006:412:0001:0041:EN:PDF

Lasd: http://ec.europa.cu/health/ph_overview/strategy/health_strategy en.htm

A magas szintl kiértékelési folyamatra adott valaszul a Bizottsag kozleményt adott ki az Eurdpai Union
beliili betegmobilitassal és egészségiigyi fejlesztésekkel kapcsolatban (COM(2004) 301, 2004.4.20.) és
kialakitott egy mechanizmust a kézleményben meghatarozott munka elémozditasara.
http://ec.europa.eu/health/ph_threats/non_com/rare 8 en.htm
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a munkacsoport a ritka betegségek kezelésében, valamint megéllapitottak néhany
olyan szempontot, melyeknek e kozpontoknak meg kell felelniiik. Az europai
referenciahdlozat kutato-, illetve tudaskdzpontként is szolgal majd, kezeli a mas
tagallamokbol érkezd betegeket és sziikség esetén biztositja, hogy a tovabbi kezelésre
alkalmas intézmények rendelkezésre alljanak.

Az eurdpai referenciahaldzatok képviselte kozdsségi tobbletérték a ritka betegségek
esetében kiemelt jelentdségli a betegségek ritka eldforduldsa miatt, ami egyrészt az
egy tagallamban el6fordulé korlatozott szdmu beteget, masrészt korlatozott
szakismeretet is jelenti. Az eurdpai szintll szakismeret Osszegyljtése ezért
kiemelkedden fontos a ritka betegségben szenvedd betegeknek nyujtott magas
szinvonalu ellatas biztositasaban.

2006  decemberében az Eurdpai Unid ritka betegségekkel foglalkozo
munkacsoportjanak egyik szakértéi csoportja ,,Hozzajarulas a politikaformalashoz:
Eurodpai egyiittmiikodésért az egészségiigyi szolgaltatdsokban és a gyogyellatasban a
ritka betegségek terilletén” cimmel jelentést nyujtott be az Eurépai Unid
egészségiigyl szolgaltatasokkal ¢és gydgyellatissal foglalkoz6 magas szintll
csoportjanak. A szakértdi csoport jelentése kiemeli tobbek kozott a nemzeti és
regionalis szintli szakértdi kozpontok kijelolésének, valamint a kozpontok altal
betdltendd szerep meghatarozasanak jelentdségét. A jelentésben szorgalmazott
intézkedések koziil néhany bekertilt az ajanlasba.

A nemzeti ¢és regionalis szakértéi kozpontok kozotti egyiittmiikodés  és
ismeretmegosztas bizonyult Eurdpaban a ritka betegségek lekiizdésében a
leghatékonyabb megkozelitésnek.

A nemzeti ¢és regionalis szintli szakértéi kozpontoknak az ellatds terén
multidiszciplinaris megkdzelitést kell kdvetniiik, amely integralja az egészségiigyi és a
tarsadalmi szempontokat a ritka betegségek altal kivaltott Osszetett és sokoldalu
zavarok megfeleld kezelése érdekében.

A ritka betegségek specidlis jellege — korlatozott szamu beteg, hianyos szakismeretet
¢s szakértelem — olyan egyedi teriiletté teszi dket, ahol az unids szintli intézkedések
igen jelentds tobbletértéket jelentenek. Ezt az értéktdbbletet elsésorban a ritka
betegségekkel kapcsolatban az egyes tagallamokban felhalmozott nemzeti szaktudas
Osszegytujtésével lehet elérni.

Ezért rendkiviil fontos annak biztositdsa, hogy a tagallamok aktivan hozzajaruljanak a
ritka betegségekrol szolo bizottsagi kozleményben eldiranyzott egyes kozos eszkdozok
kidolgozasahoz, kiilondsen a diagnosztikara és az orvosi ellatasra vonatkozo eurdpai
referenciavélemények ¢és a lakossagi szlrésre vonatkozo eurdpai irdnymutatasok
megalkotasahoz. Ez vonatkozik a ritka betegségek gydgyszereinek terapids
tobbletértekérdl késziilt értékelési jelentésre is, amely hozzajarulhat a nemzeti szintli
artargyalasok felgyorsitasdhoz, minek kdvetkeztében a betegek rovidebb késedelmi
1d6t kovetden tudnanak hozzajutni a ritka betegségek gyogyszereihez.

A WHO a betegek felelds dontési helyzetbe hozasat az egészség eldfeltételeként
hatarozta meg, ¢és a kronikus betegek egészségi allapotanak és életmindségének
javitasara proaktiv partnerségi, illetve Ongydgyitd stratégidk meghozatalat
osztondzte'!. Ennek értelmében a betegesoportok szerepe dontd jelent6ségli mind a

http://ec.europa.eu/health/ph_threats/non_com/docs/contribution_policy.pdf
http://www.euro.who.int/Document/E88086.pdf
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betegséggel €16 egyes személyek kozvetlen timogatasaban, mind pedig azon kollektiv
munkat illetden, amelyet altaldban a ritka betegségekkel ¢l0k, vagy az ezen
betegségekben szenvedd jovobeli generaciok feltételeinek javitasa érdekében
végeznek.

A betegeket és a betegképviseleteket ezért a stratégiai és dontéshozatali eljarasok
minden szintjén be kell vonni. Tevékenységiiket valamennyi tagédllamban aktiv
hozzéjarulassal kell eldsegiteni és tamogatni, tobbek kozott pénziigyi eszkozokkel is.

A kutatds és az egészségiigyi infrastruktira fejlesztésére a ritka betegségek teriiletén
hosszu tavu projekteket kell 1étrehozni, ezért olyan megfeleld pénziigyi forrasokra van
sziikség, melyek hosszu tdvon biztositjdk a projektek fenntarthatosagit. Ez a
hozzéjarulas jelentds mértékben novelné a kdzosségi egészségiigyi program (2008—
2013), a kutatasi, technologiafejlesztési és demonstracids tevékenységekre vonatkozé
hetedik kozosségi keretprogram (2007-2013), valamint az ezen programokat kovetd
programok keretében megvalositott projektek kozott fellépd kolesonds pozitiv
hatéasokat.

A KOVETKEZOKET JAVASOLJA A TAGALLAMOKNAK:

1.

Hozzanak 1étre a ritka betegségek teriiletén nemzeti tervet annak biztositasara, hogy a
ritka betegségekben szenvedd betegek az Europai Unidban biztositott egyenld
elbanas ¢és szolidaritds alapjan a nemzeti hataraikon beliil mindeniitt, kivétel nélkiil
hozzaférjenek a magas szinvonall ellatashoz, tobbek kozott a diagnosztikdhoz, a
kezelésekhez és a ritka betegségek gydgyszereihez, ami kiilondsképpen a
kovetkezoket foglalja magéban:

(1) atfogo és integralt stratégia kidolgozasa és elfogadasa 2011 végére, melynek
célja, hogy a ritka betegségekre vonatkoz6 nemzeti tervek formajaban iranyt
adjon a ritka betegségek teriiletére vonatkozo intézkedéseknek és
szerkezetileg 6sszefogja azokat;

(2) olyan intézkedések meghozatala, melyek biztositjdk, hogy valamennyi
jelenlegi és jovobeli regionalis és nemzeti szinti kezdeményezés szerves
része legyen a nemzeti terveknek;

3) bizonyos, korlatozott szamu kiemelt tevékenység meghatarozdsa a ritka
betegségre vonatkoz6 nemzeti terv keretében, konkrét célkitiizésekkel,
egyértelmiien lefektetett hataridokkel, iranyitdsi strukturaval és rendszeres
jelentéstétellel,

(4) annak tamogatdsa, hogy az illettkes nemzeti hatésagok ujabb
iranymutatdsokat ¢és ajanlasokat dolgozzanak ki a ritka betegségekkel
kapcsolatos nemzeti fellépésekre nemzeti szinten a jelenleg folyamatban 1évo
EUROPLAN-projektek keretében (a ritka betegségekre vonatkoz6 nemzeti
tervek kifejlesztésének eurdpai projektje), amelyet a 2007-2010-es
iddszakban a kdzegészségligyi program altali timogatésra kivalasztottak;

(5) olyan rendelkezések beemelése a nemzeti tervekbe, melyek biztositjak, hogy
a ritka betegségekben szenvedd betegek az Europai Unidban biztositott
egyenld elbands ¢és szolidaritas alapjan a nemzeti hatdrukon beliil mindeniitt,
kivétel nélkiil hozzaférjenek a magas szinvonalu ellatashoz, tobbek kozott a
diagnosztikdhoz, a kezelésekhez ¢€s a ritka betegségek gyodgyszereihez.

crer

terén:
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(1) olyan kozos eurdpai uniés meghatarozas bevezetése a ritka betegségekre,
amely értelmében ezen betegségek 10 000 embert tekintve legfeljebb 5-nél
fordulnak €lg;

(2) a ritka betegségek megfeleld kodoldsanak és az egészségiligyi informdacios
rendszerben torténé nyomon kovethetdségének biztositasa, hozzéjarulva
ezaltal ahhoz, hogy megfelel6képpen azonositsdk a betegséget a nemzeti
egészségiigyi ellatasi és visszatéritési rendszerekben;

(3) aktiv hozzdjarulds az Eurdpai Unid ritka betegségekre vonatkozé dinamikus
jegyzékének 1étrehozasahoz, a kozleményben emlitettek szerint;

4) a betegséggel kapcsolatos nemzeti és regiondlis szintli specidlis informacios
haldzatok, jegyzékek és adatbazisok tdmogatésa.

A ritka betegségek kutatasa terén:

(1) a folyamatban 1évé kutatasi projektek és a meglévo tudomanyos forrasok
feltérképezése a ritka betegséggel kapcsolatos kutatasok jelenlegi allasanak
felmérése érdekében;

(2) a ritka betegségek terén felmeriild igények, prioritasi teriiletek, klinikai és
transzlacioés kutatdsok, valamint a tarsadalomtudomanyi kutatas szadmara
kiemelt tertiletek meghatarozasa;

(3) a tagallamokban miik6dd kutatok ¢és laboratériumok egyre fokozottabb
bevondsa a ritka betegségekkel kapcsolatos, kdzosségi szinten finanszirozott
kutatasi projektekbe;

4) olyan rendelkezések felvétele a ritka betegségekre vonatkozo nemzeti tervbe,
melyek a kutatas erdsitését célozzak, tobbek kozott a kdozegészségiigyi, illetve
a tarsadalomtudomanyi kutatast, a ritka betegségek kutatasat, kiilonos
tekintettel olyan eszk6zok  kifejlesztésére, mint a transzverzalis
infrastrukturak, valamint az egyes betegségekre vonatkozo specifikus
projektek.

A ritka betegségekkel foglalkozé szakértdi kozpontok és eurdpai referenciahalozatok
terén:

(1) nemzeti és regionalis szintli szakértdi kozpontok kijeldlése 2011 végéig a
tagallamok teljes teriiletén, illetve amennyiben még nem léteznének, ugy ezen
szakértéi kozpontok létrehozdsanak tamogatasa elsdsorban azaltal, hogy a
ritka betegségekre vonatkozd nemzeti tervek rendelkeznek a nemzeti és
regiondlis szakért6i kozpontok 1étrehozéasardl;

(2) a nemzeti és regiondlis szakértdi kdzpontok eurdpai referenciahaldzatokban
valo részvételének megerdsitése, megfeleld, hossza tavli finanszirozasuk
biztositasa mellett, ez altal biztositva fenntarthatésagukat és ezzel egyiitt a
folyamatos betegellatast;

(3)  kiilonboz6 egészségligyi ellatdsi modok meghatarozasa a betegek szamara a
megfeleld nemzeti, sziikség esetén pedig kiilfoldi szakértok kozotti
egylittmiikddés megteremtésével; a hatarokon atnyuld egészségiigyi ellatas,
tobbek kozott a betegek, az egészségligyi szakemberek ¢és szolgaltatok
mobilitasanak tamogatasa, valamint az informacidés ¢és kommunikacios
technoldgidkon keresztiil megvalositott szolgaltatasok  biztositasanak
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elosegitése, amennyiben arra a specidlis egészségiigyi ellatashoz valo
altalanos hozzaférés érdekében sziikség van;

annak biztositdsa, hogy a nemzeti és regionalis szakértdi kozpontok az ellatas
terén multidiszciplinaris megkozelitést kdvetnek, amikor olyan Gsszetett €s
sokoldalu zavarokat kezelnek, mint a ritka betegségek; tovabba az orvosi és

crer

annak biztositdsa, hogy a nemzeti, illetve regionalis szakértéi kozpontok
betartjdk az europai referenciahdlézatok altal a ritka betegségekkel
kapcsolatban meghatarozott szabvanyokat, a betegek és a szakemberek
szlikségleteinek €s elvardsainak figyelembe vétele mellett.

A ritka betegségekkel kapcsolatos szakértelem eurdpai szinten megvaldsuld
Osszegyljtése terén:

(1)

a ritka betegségekkel kapcsolatos nemzeti szaktudas Osszegyljtésére és az
europai partnerekkel valé megosztasara alkalmas mechanizmusok biztositasa
a kovetkezok tekintetében megvaldosulo fejlodés érdekében:

(a) kozos jegyzOkonyvek és ajanldsok, mint példdul a diagnosztikai
eszkozokkel, az egészségligyi ellatassal, képzéssel és a szocidlis
ellatassal kapcsolatos eurdpai referenciavélemények;

(b) a lakossadgi szlrésre vonatkozd eurdpai irdnymutatasok ¢és
diagnosztikai tesztek;

(¢) a ritka betegségek gyogyszereinek terapids tobbletértékére vonatkozo
tagéallami értékelési jelentések unids szinti megosztdsa annak
érdekében, hogy a betegek minimalis késedelmi iddét kovetden
tudjanak hozzajutni a ritka betegségek gyogyszereihez;

A betegképviseleti szervek dontési helyzetbe hozasa terén:

(1)

2)

3)

intézkedések meghozatala annak biztositdsara, hogy a betegeket ¢és a
betegképviseleteket a ritka betegségekkel kapcsolatos stratégiai és
dontéshozatali eljards minden szintjén bevonjak a folyamatba, a szakértdi
kdzpontok és az eurdpai referenciahdlozatok felallitdsa és irdnyitasa és a
nemzeti tervek kidolgozasa terén is.

a betegszervezetek altal ellatott tevékenységek tdmogatésa: tobbek kozott az
ismeretek tudatositasa, a kapacitasépités €s a képzés, az informaciocsere és a
helyes gyakorlatok megosztasa, a halézatok valamint az elszigetelt helyzetben
1évo betegek tamogatasa terén;

a betegszervezetek tdmogatasara és a velikk valdé konzulticiéra vonatkozo
rendelkezések felvétele a ritka betegségekre vonatkozd nemzeti tervekbe, az
(1) és (2) bekezdésben foglaltaknak megfelelden.

A fenntarthatosag terén:

(1)

megfeleld tamogatidsi mechanizmusok biztositdsa a kutatdsi infrastruktira
(mint példaul biobankok, adatbazisok ¢és jegyzékek), valamint az
egészségiigyi infrastruktira (példaul szakértéi kozpontok, valamint a ritka
betegségekre  vonatkozo eurdpai referenciahalozatok) hossza  tava
fenntarthatosaga érdekében;
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(2) a tobbi tagallammal valé egyiittmiikddés a valamennyi tagallam szamara
elérhetd és a lehetd legtobb ritka betegségre kiterjedd eurdpai kutatoi
infrastruktura fenntarthatosdganak biztositasa érdekében;

3) olyan rendelkezések felvétele a ritka betegségekre vonatkoz6 nemzeti tervbe,
melyek kiemelik a ritka betegségek teriiletén megvalosuld tevékenységek
finanszirozésanak fenntarthatésagéval kapcsolatban a kérdés attekintésének

szlikségességét.
FELKERI A BIZOTTSAGOT A KOVETKEZOKRE:
1. a tagallamoktol érkezo informacidk alapjan legkésébb az ezen ajanlas elfogadasat

kovetd otodik évéig terjesszen egy végrehajtasi jelentést a Tandcs, az Eurdpai
Parlament, az FEurépai Gazdasagi és Szocidlis Bizottsag, valamint a Régidk
Bizottsaga elé annak megallapitasara, hogy milyen mértéki hatékonysaggal
mikddnek a javasolt intézkedések, illetve sziikség van-e tovabbi intézkedések

meghozatalara;

2. rendszeresen tdjékoztassa a Tandcsot a bizottsdgi kozleményt nyomon kovetd
intézkedésekrol.

Kelt Briisszelben,

a Tanacs részerol
az elnok
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