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Propunere de
RECOMANDARE A CONSILIULUI

privind o actiune europeania in domeniul bolilor rare

CONSILIUL UNIUNII EUROPENE,

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

A N |
avand in vedere propunerea Comisiei ,

A A . . 2
avand in vedere avizul Parlamentului European”,

avand in vedere avizul Comitetului Economic si Social European’,

A PN . . . . 4
avand 1n vedere avizul Comitetului Regiunilor”,

intrucat:

(1

2

3)

4

)

Bolile rare reprezintd o amenintare pentru sandtatea cetatenilor europeni in masura in
care ele sunt boli care pun in pericol viata sau provoaca o invaliditate cronica, avand o
prevalenta redusa si un grad ridicat de complexitate.

Un program de actiune comunitara 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 boala rara ca fiind o boald care afecteaza cel mult
5 din 10 000 de persoane din Uniunea Europeana.

Regulamentul (CE) nr. 141/2000 al Parlamentului European si al Consiliului din 16
decembrie 1999 privind produsele medicamentoase orfane prevede ca un medicament
este desemnat drept ,,produs medicamentos orfan” dacad este destinat diagnosticarii,
prevenirii sau tratamentului unei afectiuni care pune In pericol viata sau provoaca o
invaliditate cronica si care afecteaza cel mult 5 din 10 000 de persoane in Comunitate
in momentul introducerii cererii.

Se estimeaza ca in prezent exista intre 5 000 si 8 000 de boli rare, ele afectand intre
6% si 8% din populatie in cursul vietii si anume, intre 27 si 36 de milioane de
persoane in Uniunea Europeana. Majoritatea acestora sufera de boli foarte putin
frecvente care afecteaza o persoand din 100 000 sau mai putin.

Din cauza prevalentei slabe si a specificitdtii lor, bolile rare necesitd o abordare
globala bazata pe eforturi combinate deosebite Tn vederea prevenirii unei morbiditati
semnificative sau a unei mortalitati premature care poate fi evitatd, precum si in
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Decizia nr. 1295/1999/CE a Parlamentului European si a Consiliului din 29 aprilie 1999 de adoptare a
unui program de actiune comunitard cu privire la bolile rare in cadrul actiunilor din domeniul sanatatii
publice (1999 - 2003).
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vederea Tmbundtatirii calitatii vietii si a potentialului socio-economic al persoanelor
afectate.

Bolile rare au reprezentat una dintre prioritatile celui de-Al saselea program-cadru
pentru activitdti de cercetare, dezvoltare tehnologica si demonstrative (2002-2006) si
raman un domeniu de actiune prioritar in cadrul noului program, Al saptelea program-
cadru pentru activititi de cercetare, dezvoltare tehnologica si demonstrative (2007-
2013)°, deoarece dezvoltarea de noi diagnostice si tratamente pentru afectiunile rare,
precum si cercetarea epidemiologica privind aceste afectiuni necesitd abordari
internationale pentru a creste numarul de pacienti care participa la fiecare studiu.

Comisia, in Cartea sa alba, intitulata ,.impreuna pentru sanitate: O abordare strategica
pentru UE 2008-2013” din 23 octombrie 2007, care defineste strategia Uniunii in
materie de sandtate’, a inscris bolile rare printre domeniile de actiune prioritare.

Pentru a imbunatati coordonarea si coerenta intre initiativele nationale, regionale si
locale in ceea ce priveste bolile rare, toate actiunile nationale pertinente 1n acest
domeniu trebuie integrate in planuri nationale de lupta impotriva bolilor rare.

In conformitate cu baza de date Orphanet, din cele 5 863 de boli rare cunoscute pentru
care este posibild o identificare clinica, doar 250 de boli rare au un cod in clasificarea
internationald a bolilor existente (a zecea versiune). Este necesara efectuarea unei
clasificari si a unei codificari adecvate a tuturor bolilor rare pentru a le conferi
vizibilitatea si recunoasterea necesare in cadrul sistemelor nationale de sandtate.

Organizatia Mondiald a Sdnatatii (denumitd in continuare ,,OMS”) a lansat in 2007
procesul de revizuire a celei de-a zecea versiuni a clasificarii internationale a bolilor,
pentru ca cea de-a unsprezecea versiune a acestei clasificari sa fie adoptatd in cadrul
Adunarii Mondiale a Sanatatii din 2014. OMS a desemnat Grupul special (7ask 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 formuladnd propuneri In ceea ce priveste codificarea si clasificarea bolilor
rare.

Punerea in aplicare a unei identificari comune a bolilor rare de catre toate statele
membre ar consolida in mod semnificativ contributia Uniunii Europene la acest Grup
consultativ pe teme specifice si ar facilita cooperarea la nivel comunitar in domeniul
bolilor rare.

in iulie 2004, a fost infiintat® un Grup la nivel inalt privind serviciile de sanitate si
asistenta medicald cu scopul de a reuni experti din toate statele membre pentru a
analiza aspecte practice ale colaborarii dintre sistemele nationale de sdnatate din UE.
Unul dintre grupurile de lucru ale acestui Grup la nivel inalt se concentreaza asupra
retelelor europene de referintd pentru bolile rare’. Au fost elaborate cateva principii,
inclusiv privind rolul acestor retele in lupta impotriva bolilor rare si anumite criterii pe
care ar trebui sd le Indeplineascd astfel de centre. Retelele europene de referintd ar
trebui sa serveascd, de asemenea, drept centre de cercetare si de cunostinte, tratand

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

A se vedea http://ec.europa.eu/health/ph_overview/strategy/health strategy en.htm

Ca urmare a procesului de reflectie la nivel inalt, Comisia a adoptat o comunicare privind mobilitatea
pacientilor si evolutia asistentei medicale in UE - COM (2004) 301, 20.4.2004 - si a instituit un
mecanism pentru a asigura progresul lucrarilor prezentate in Comunicare.
http://ec.europa.eu/health/ph_threats/non_com/rare 8 en.htm
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pacienti din alte state membre si garantdnd disponibilitatea unitdtilor de tratament
ulterior, daca este cazul.

Valoarea addugata comunitara a retelelor europene de referintd este extrem de
importantd pentru bolile rare datorita frecventei foarte reduse a acestor afectiuni, care
implica, intr-o tard luatd in mod separat, un numar limitat de pacienti si lipsa
expertizei. Reunirea expertizei la nivel european este, prin urmare, primordiald pentru
a asigura un acces egal la asistentd medicala de Tnalta calitate pacientilor care sufera de
boli rare.

In decembrie 2006, un grup de experti din grupul special al Uniunii Europene in
materie de boli rare a publicat un raport intitulat: ,,Contribution to policy shaping: For
a European collaboration on health services and medical care in the field of rare
diseases™"" (,,Contributia la definirea politicilor: pentru o colaborare europeana privind
serviciile de sanatate si asistentd medicald in domeniul bolilor rare”) in atentia
Grupului la nivel inalt privind serviciile de sandtate si asistenta medicald. Raportul
grupului de experti subliniaza, printre altele, importanta identificarii centrelor de
expertiza la nivel national si regional si rolurile pe care ar trebui sa le indeplineasca
astfel de centre. Unele masuri solicitate Tn acest raport sunt incluse in prezenta
recomandare.

Cooperarea si schimbul de cunostinte intre centrele nationale si regionale de expertiza
s-au dovedit a fi abordarea cea mai eficientd pentru a face fata bolilor rare in Europa.

Centrele nationale si regionale de expertizd ar trebui sa urmeze o abordare
multidisciplinard a asistentei, integrand aspecte medicale si sociale, pentru a face fatd
afectiunilor complexe si diverse implicate de bolile rare.

Avand 1n vedere caracteristicile specifice ale bolilor rare — numar limitat de pacienti si
lipsa cunostintelor relevante si a expertizei in domeniu — acestea pot fi caracterizate
drept un domeniu unic cu o valoare adaugata 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 raspandita in diferite state
membre.

Este de o importanta cruciald asigurarea unei contributii active a statelor membre la
elaborarea unora dintre instrumentele comune prevazute in comunicarea Comisiei
privind bolile rare, in special avizele europene de referintd privind diagnosticele si
asistenta medicala si orientarile europene privind screeningul populatiei. Acest lucru ar
trebui sa fie valabil si pentru rapoartele de evaluare privind valoarea addugatd
terapeutica a medicamentelor orfane, care ar putea contribui la accelerarea negocierilor
de pret la nivel national, reducand astfel timpul de asteptare in ceea ce priveste accesul
la aceste medicamente al pacientilor care sufera de boli rare.

OMS a descris responsabilizarea pacientilor ca fiind ,,0 conditie esentiala pentru
sandtate” si ,,un parteneriat proactiv si o strategie de auto-ingrijire a pacientului, de
imbundtdtire a rezultatelor privind sandtatea si a calitatii vietii in randul bolnavilor
cronici”''. In acest sens, rolul grupurilor de pacienti este fundamental, atat in ceea ce
priveste sprijinul direct acordat persoanelor care suferd de boala, cat si in ceea ce
priveste munca colectiva realizata pentru a imbunatati situatia comunitatii de pacienti

care suferd de o boala rara in ansamblu si pentru generatiile viitoare.
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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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Pacientii si reprezentantii pacientilor ar trebui, prin urmare, sa fie implicati in toate
etapele procesului de elaborare a politicilor si a deciziilor. Activitatile acestora ar
trebui promovate si sustinute in mod activ, inclusiv financiar, in fiecare stat membru.

Dezvoltarea infrastructurilor de cercetare si de asistentd medicald in domeniul bolilor
rare necesitd proiecte de lunga durata si, prin urmare, un efort financiar adecvat pentru
a le asigura viabilitatea pe termen lung. Acest efort ar maximiza in mod semnificativ
sinergia cu proiectele elaborate in cadrul Programului comunitar in materie de sanatate
(2008-2013), al celui de-Al saptelea program-cadru pentru activititi de cercetare,
dezvoltare tehnologica si demonstrative (2007-2013) si in cadrul programelor
ulterioare acestora.
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RECOMANDA STATELOR MEMBRE:

1.

Sa stabileasca planuri nationale de combatere a bolilor rare pentru a asigura
pacientilor care suferd de boli rare accesul universal la asistentd medicala de inalta
calitate, inclusiv diagnostice, tratamente si medicamente orfane pe intregul lor
teritoriu national, pe baza echitatii si solidaritatii in ansamblul Uniunii Europene si in
special:

(1)

(2)

€)

(4)

()

sa elaboreze si sd adopte, pana la sfarsitul anului 2011, o strategie globala si
integrata destinata sd orienteze si sd structureze toate actiunile relevante in
domeniul bolilor rare, sub forma unui plan national de combatere a bolilor
rare;

sa adopte masuri pentru a se asigura ca initiativele actuale si viitoare la nivel
regional si national sunt integrate in planul lor national;

sa defineasca un numar limitat de actiuni prioritare in cadrul planului national
de combatere a bolilor rare, cu obiective concrete, termene clare, structuri de
gestionare si rapoarte regulate;

sa sustind elaborarea de orientari si de recomandari pentru definirea actiunii
nationale in domeniul bolilor rare de catre autoritdtile competente la nivel
national, In cadrul Proiectului european de dezvoltare a planurilor nationale
de combatere a bolilor rare (EUROPLAN), care a fost selectionat pentru a
beneficia de finantare in cadrul Programului de s@ndtate publicd in cursul
perioadei 2007-2010 si care este in prezent in desfasurare;

sa includa in planurile lor nationale dispozitiile destinate sd asigure accesul
echitabil la asistentd medicalda de inaltd calitate, inclusiv diagnostice,
tratamente si medicamente orfane, tuturor pacientilor care suferd de boli rare
de pe intregul lor teritoriu national, pentru a asigura un acces echitabil la
asistentd medicald de calitate pe baza echitatii si solidaritatii in ansamblul
Uniunii Europene;

Definire, codificare si inventariere adecvate ale bolilor rare

(1)

2)

€)

(4)

sd pund in aplicare o definitie comund a bolilor rare la nivelul Uniunii
Europene, conform céreia acestea reprezintd bolile care afecteaza cel mult 5
din 10 000 de persoane;

sa se asigure cd bolile rare fac obiectul unei codificari si a unei trasabilitéti
adecvate in toate sistemele de informare privind sandtatea, contribuind la o
recunoastere adecvata a acestor boli in sistemele nationale de asistenta
medicala si de rambursare;

sa contribuie activ la crearea inventarului dinamic al bolilor rare al Uniunii
Europene, mentionat in comunicare;

sa sustind, la nivel national sau regional, retele de informare, registre si baze
de date specifice privind bolile.

Cercetarea cu privire la bolile rare

(1)

sa identifice proiectele de cercetare in curs si rezultatele de cercetare existente
pentru a defini situatia cunostintelor actuale Tn materie de boli rare;
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(2)

€)

(4)

Centre

(1)

2)

€)

(4)

()

sa determine necesitatile si priorititile pentru cercetarea fundamentala, clinica
si translationald in domeniul bolilor rare, precum si prioritatile pentru
cercetarea sociala;

sa incurajeze participarea cercetatorilor si laboratoarelor nationale la proiecte
de cercetare privind bolile rare, finantate la nivel comunitar;

sa includa in planul national pentru bolile rare dispozitii menite sd favorizeze
cercetarea, inclusiv cercetarea sociald si cea privind sdnatatea publica, in
domeniul bolilor rare, in special in vederea elabordrii unor instrumente cum
ar fi infrastructurile transversale, precum si proiecte specifice anumitor boli.

de expertiza si retele europene de referinta pentru bolile rare

sa identifice centrele nationale sau regionale de expertiza de pe teritoriul lor
national pand la sfarsitul anului 2011 si sd incurajeze crearea de centre de
expertiza n cazul in care acestea sunt inexistente, in special incluzand in
planul lor national de combatere a bolilor rare dispozitii privind crearea de
centre nationale sau regionale de expertiza;

sd Incurajeze participarea centrelor nationale sau regionale de expertizd la
retelele europene de referintd si sa le ofere o finantare publica adecvata pe
termen lung pentru a garanta viabilitatea acestora si, astfel, continuitatea
asistentei pentru pacienti;

sa organizeze filiere de asistentd medicald pentru pacienti, prin instituirea
unei cooperdri cu expertii In cauza din tard sau din straindtate, daca este cazul.
Ar trebui promovatd asistenta medicald transfrontaliera, inclusiv mobilitatea
pacientilor, profesionistilor din domeniul sanitar si furnizorilor de asistenta
medicald, precum si prestarea de servicii prin intermediul tehnologiilor de
informare si comunicare, in cazul in care acest lucru este necesar pentru a
asigura accesul universal la asistenta medicala specifica necesara;

sa se asigure ca centrele nationale sau regionale de expertiza se bazeaza pe o
abordare multidisciplinara a asistentei medicale atunci cand sunt confruntate
cu afectiuni diverse si complexe cum sunt bolile rare si sd incurajeze
integrarea nivelurilor medical si social n cadrul centrelor;

sa se asigure cd centrele nationale sau regionale de expertiza respectd
standardele definite de retelele europene de referintd pentru bolile rare, tinand
seama in mod corespunzator de nevoile si de asteptdrile pacientilor si
personalului medical.

Reunirea, la nivel european, a expertizei in domeniul bolilor rare

(1)

sd asigure mecanisme care sa permitd reunirea expertizei nationale in
domeniul bolilor rare si sd o regrupeze cu cea a altor tari europene pentru a
sustine elaborarea:

(a) de recomandari si protocoale comune, cum ar fi avizele europene de
referintad privind instrumentele de diagnosticare, asistenta medicala,
educatia si asistenta sociala;

(b) de orientari europene privind screeningul populatiei si testele de
diagnosticare;

(©) unui sistem de schimb la nivel comunitar de rapoarte de evaluare ale
statelor membre privind valoarea addugatd terapeutici a
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medicamentelor orfane la nivelul UE, pentru a reduce la minimum
timpul de asteptare in ceea ce priveste accesul la aceste medicamente
al pacientilor care suferd de boli rare.

6. Responsabilizarea organizatiilor de pacienti

(1) sa ia masuri pentru a se asigura ca pacientii si reprezentantii pacientilor sunt
consultati in mod corespunzdtor 1n fiecare etapa a proceselor de elaborare a
politicilor si a deciziilor in domeniul bolilor rare, inclusiv in ceea ce priveste
crearea si gestionarea centrelor de expertiza si retelelor europene de referinta
si elaborarea planurilor nationale;

(2) sd sustind activitdtile organizatiilor de pacienti, cum ar fi cele care vizeaza
sensibilizarea, consolidarea capacitatilor si formarea, schimbul informatiilor
si al celor mai bune practici, constituirea de retele si extinderea serviciilor la
pacientii foarte izolati;

3) sa includa in planurile nationale de combatere a bolilor rare dispozitii privind
sprijinirea organizatiilor de pacienti si consultarea acestora, astfel cum se
prevede la punctele (1) si (2).

7. Viabilitatea
(1) sd garanteze, prin mecanisme de finantare adecvate, viabilitatea pe termen

lung a infrastructurilor de cercetare, cum ar fi biobancile, bazele de date si
registrele, a infrastructurilor de asistentd medicalda, cum ar fi centrele de
expertiza, precum si a retelelor de referintd pentru bolile rare;

(2) sd coopereze cu alte state membre pentru a asigura viabilitatea necesara a
infrastructurilor de cercetare la scard europeand, comune tuturor statelor
membre si comune celui mai mare numar posibil de boli rare;

(3) sa includa in planul national de combatere a bolilor rare dispozitii privind
necesitatea de a rezolva problema viabilititii financiare a activitatilor in
domeniul bolilor rare.

INVITA COMISIA:

1. sa elaboreze, pe baza informatiilor furnizate de statele membre, un raport privind
punerea in aplicare a prezentei recomandari, adresat Consiliului, Parlamentului
European, Comitetului Economic si Social European si Comitetului Regiunilor, cel
tarziu la sfarsitul celui de-al cincilea an care urmeazd datei adoptdrii prezentei
recomandari, pentru a analiza eficienta masurilor propuse si necesitatea unor actiuni
ulterioare.

2. sa informeze cu regularitate Consiliul cu privire la actiunile desfasurate in urma
comunicarii Comisiei privind bolile rare.

Adoptata la Bruxelles,

Pentru Consiliu,
Presedintele
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