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Avizul Comitetului Economic si Social European privind propunerea de recomandare a Consiliului
privind o actiune europeand in domeniul bolilor rare

COM(2008) 726 final — 2008/0218 (CNS)
(2009/C 218/18)

La 28 noiembrie 2008, in conformitate cu articolul 262 din Tratatul de instituire a Comunitatii Europene,
Consiliul a hotdrat si consulte Comitetul Economic §i Social European cu privire la

Propunerea de recomandare a Consiliului privind o actiune europeand in domeniul bolilor rare”

Sectiunea pentru ocuparea fortei de muncd, afaceri sociale si cetdtenie, insdrcinatd cu pregdtirea lucrdrilor
Comitetului pe aceastd temd, si-a adoptat avizul la 4 februarie 2009. Raportor: dna CSER.

In cea de-a 451-a sesiune plenard, care a avut loc la 25 si 26 februarie 2009 (sedinta din 25 februarie
2009), Comitetul Economic si Social European a adoptat prezentul aviz cu 162 voturi pentru, 4 voturi

impotrivd si 8 abtineri.

1. Concluzii si recomandiri

1.1 CESE salutd propunerea de recomandare a Consiliului si
aprobd abordarea coordonatd la nivel european in domeniul
bolilor rare, care identific, defineste si clasificd bolile rare.

1.2 CESE sustine desemnarea centrelor de expertizi nationale
si regionale in domeniul bolilor rare i incurajarea si
promovarea participarii lor in retelele de referintd europene.

1.3 CESE aprobd sprijinirea si incurajarea cercetdrilor coor-
donate care se desfdsoard in prezent in domeniul bolilor rare,
utilizarea eficientd a modestelor resurse financiare disponibile,
precum si promovarea proiectelor de coordonare, respectiv
intensificarea cooperdrii internationale.

1.4 CESE recomandd, avand in vedere responsabilitatea
comund la nivel european, si se ia in considerare in mod
adecvat dreptul de proprietate intelectuald si si se propund
garantii corespunzdtoare.

1.5 CESE sustine elaborarea proiectelor nationale, insd
considerd cd 2011 reprezintd un termen prea scurt pentru ca
acestea sd fie pregitite corespunzitor.

1.6 CESE sustine infiintarea centrelor nationale si regionale
pand in 2011, insd aceasta depinde de pregitirea corespun-
zdtoare a proiectelor nationale.

1.7 CESE propune extinderea coordondrii si informadrii la
nivel european, precum si elaborarea unei terminologii tehnice

comune si unitare; de asemenea, propune elaborarea unui
manual referitor la dialogul intre practicile profesionale, care
sd reia particularititile domeniului.

1.8 CESE recomandd elaborarea unui sistem special de
comunicare §i semnalare pentru a dispune de o retea de
referingd functionald si de un ,serviciu mobil”, astfel incat toti
cei implicati sd aibd acces la informatii.

1.9  CESE sprijind ideea ca si cercetdrile din domeniul
stiintelor sociale si joace un rol in stabilirea necesitdtilor din
domeniul bolilor rare.

1.10  CESE recomandd ca statele membre si infiinteze
propriile centre de boli rare, care si joace un rol in coordonarea
dintre institutiile de cercetare si ingrijire, serviciile medicale si
guvernele acestor state.

1.11  CESE recomandi ca centrele de boli rare din statele
membre sd fie insdrcinate cu colectarea datelor, acreditarea,
definirea metodologiei si coordonarea.

1.12  CESE recomandi ca strategiile nationale privind bolile
rare si facd parte din programele nationale de sindtate publicd
si de promovare a sdndtatii.

1.13  CESE recomandd elaborarea unui program de finantare
pe termen lung care sd inlocuiascd finantarea pe proiecte,
urmdrind astfel respectarea mai riguroasd a drepturilor
pacientilor si utilizarea mai rentabild a resurselor financiare.
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1.14  CESE recomandi verificarea, analiza si evaluarea
utilitdtii centrelor de referintd din statele membre cu participarea
asociatiilor bolnavilor, a organizatiilor profesionale si ale
societdtii civile, precum si a partenerilor sociali, ludnd in consi-
derare interesele si drepturile pacientilor.

1.15  CESE recomandd analizarea mobilitdtii personalului de
specialitate in domeniul medical, prin implicarea asociatiilor
bolnavilor, a organizatiilor profesionale si ale societdtii civile
si a partenerilor sociali, cu scopul de a asigura garantiile
adecvate.

1.16  CESE recomandd, in scopul reducerii inegalititilor in
cadrul sistemului medical, verificarea utilizdrii proportionale a
resurselor, intrucit propunerea are in vedere accesul tuturor
pacientilor la ingrijire medicala.

1.17  CESE sprijind infiintarea Comitetului consultativ pentru
boli rare al Uniunii Europene si recomandd ca pe langd repre-
zentantii statelor membre, ai domeniului sdndtitii, ai asociatiilor
bolnavilor si experti, si fie implicati si partenerii sociali si alte
organizatii ale societdtii civile. Fard includerea acestora nu este
posibild elaborarea strategiilor nationale, una dintre conditiile
punerii in aplicare a propunerii.

1.18  CESE recomandd ca initiativa Zilei europene a bolilor
rare s fie sprijinitd de politica internationald a UE in domeniul
sanatatii prin stabilirea unei Zile mondiale a bolilor rare.

1.19  CESE aprobd elaborarea unui raport privind punerea in
aplicare a recomanddrii, dupd cinci ani de la adoptarea acesteia,
dar insistd ca modificirile necesare s fie efectuate pe parcurs,
lund in considerare drepturile pacientilor si doreste s ia parte
la evaluarea continud a acestora.

2. Observatii generale
2.1  Context

2.1.1  Bolile rare, inclusiv bolile genetice, au ficut obiectul
unui Program de actiune comunitar in perioada 1 ianuarie
1999 - 31 decembrie 2003 [Decizia nr. 1295/1999/CE Parla-
mentului 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 sindtitii publice
(1999-2003)]. Acest program defineste boala rard ca fiind o
boald care afecteazd cel mult 5 din 10 000 de persoane din
Uniunea Europeand. Regulamentul (CE) nr. 141/2000 al Parla-
mentului European si al Consiliului din 16 decembrie 1999
privind produsele medicamentoase orfane are la bazd aceeasi
definitie.

2.1.2  Din cauza incidentei reduse si a specificititii lor, bolile
rare necesitd o abordare globald bazati pe eforturi combinate
deosebite, in vederea prevenirii unei morbiditdti semnificative
sau a unei mortalitdti premature care poate fi evitatd, precum
si in vederea imbunatatirii calitdtii vietii si a potentialului socio-
economic al persoanelor afectate.

2.1.3  Sarcina Grupului de lucru pentru reteaua europeand de
referingd privind bolile rare, infiintat de Comisia Europeand,
constd in: stabilirea principiilor fundamentale, a tratamentelor
si a criteriilor pentru centrele europene de referintd. Aceste
sarcini constituie, de asemenea, obiectivele celui de-al 6-lea si
celui de-al 7-lea program-cadru de cercetare si dezvoltare.

2.1.4 In 2014, Organizatia Mondiali a Sanititii (OMS) va
adopta a 11-a versiune a clasificdrii internationale a bolilor,
care va include i bolile rare. OMS a solicitat Grupului
operativ al Uniunii Europene in domeniul bolilor rare si
contribuie, in calitate de grup consultativ, la codificarea si clasi-
ficarea bolilor rare.

2.1.5 Punerea in aplicare a unei definitii comune a bolilor
rare de citre toate statele membre ar consolida in mod semni-
ficativ contributia Uniunii Europene in cadrul cooperdrii dintre
OMS si UE si ar permite UE si joace un rol mai important in
solutionarea problemelor mondiale de sinitate, din afara
granitelor sale.

2.1.6  Strategia europeand in domeniul sdnatdtii adoptatd in
2007 defineste ca prioritdti accesul pacientilor care suferd de
boli rare la diagnosticare, tratament i informare de bund
calitate.

3. Observatii speciale
3.1  Definirea si incidenta bolilor rare

3.1.1  Este necesard o abordare globald a bolilor rare, bazati
pe eforturi combinate deosebite, in vederea prevenirii unei
morbiditdti semnificative sau a unei mortalitdti premature care
poate fi evitatd, precum si in vederea imbundatatirii calititii vietii
si a potentialului socio-economic al persoanelor afectate.

3.1.2  Se estimeazd cd in prezent existd intre 5 000 si 8 000
de boli rare, ele afectdnd, in cursul vietii, 6 % din populatia UE
si anume, intre 29 si 36 de milioane de persoane in Uniunea
Europeand, care sunt sau vor fi afectate de o boald rard.

3.1.3  Majoritatea acestora suferd de boli foarte rare care
afecteazd o persoand din 100 000 sau mai putine. Pacientii
care suferd de boli rare si familiile acestora sunt izolate si
deosebit de vulnerabile.
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3.1.4  Varsta la care apar primele simptome diferd substantial:
jumdtate dintre bolile rare apar la nastere sau in copildrie, iar
cealaltd jumdtate la varsta adultd. Majoritatea bolilor rare sunt
ereditare, insd acestea pot apdrea si sub influenta unor factori de
mediu in timpul sarcinii sau mai tarziu, fiind deseori asociate
unor predispozitii genetice. Unele boli sunt forme sau
complicatii rare ale unor boli comune.

3.2 Lipsa recunoasterii si a sensibilizdrii cu privire la bolile
rare

3.2.1  Bolile rare se deosebesc in mare misurd si in ceea ce
priveste gravitatea $i manifestarea lor. Speranta de viatd a
pacientilor care suferd de boli rare scade considerabil.
Numeroase boli sunt complexe si degenerative §i cauzeazd inva-
liditati cronice, in timp ce altele sunt compatibile cu un stil
normal de viatd, in misura in care sunt diagnosticate la timp,
ingrijite si tratate in mod corespunzitor. Deseori coexistd mai
multe handicapuri, avind numeroase consecinte functionale.
Astfel de handicapuri pot intensifica sentimentul de izolare,
pot conduce la discriminare si reduc oportunititile de educatie
generald si profesionald, precum si in domeniul social.

3.3 Lipsa politicilor privind bolile rare in statele membre

3.3.1 Bolile rare sunt deseori cauza morbidititii si morta-
litatii, insd, datoritd lipsei unor sisteme corespunzitoare de codi-
ficare si clasificare, nu sunt inregistrate in sistemul de informatii
corespunzitor. Lipsa unor politici de sdndtate specifice acestor
boli, precum si a cunostintelor de specialitate in domeniu
determind diagnosticarea cu intdrziere si accesul anevoios la
tratament. Diagnosticarea, tratamentul si recuperarea pacientilor
diferd semnificativ de la un stat membru la altul. Cetitenii
statelor membre sifsau din anumite regiuni ale statelor
membre nu au acces la acelasi nivel la serviciile de specialitate
si la medicatia pentru bolile rare.

3.3.2  Natura resurselor financiare alocate cercetdrii, diagnos-
ticdrii si tratamentului bolilor rare diferd de la un stat membru
la altul, iar prin descentralizarea mijloacelor scade efectul
acestora, astfel incat multi pacienti beneficiazd prea tarziu sau
nu beneficiazd deloc de tratament.

3.3.3  Diagnosticarea si tratarea bolilor rare presupun o
dotare specificd; lipsa resurselor determind diferente conside-
rabile, multi pacienti avind de suferit ca urmare a diagnosticdrii
eronate sau incomplete.

3.3.4  Caracteristicile bolilor rare, numdrul limitat de pacienti
si lipsa cunostintelor pertinente si a celor de specialitate impun
cooperarea internationald, care genereazd valoare adiugatd.

Probabil nu existd alt domeniu de sdndtate publicd in care
coordonarea diferitelor abordari din cele 27 de state membre
ar putea fi atdt de eficace si eficientd ca in cazul bolilor rare.
Acest lucru este cunoscut si factorilor de decizie si partilor
interesate de la nivel national si european. Prin punerea in
comun a resurselor limitate se pot obtine rezultate mai bune.
Modul si planul de colectare a datelor, precum si obligatia de
notificare diferd considerabil de la un stat membru la altul.
Obligatia de notificare poate viza intreaga populatie sau poate
fi previzutd doar colectarea sporadicd de date. Datele si infor-
matiile uniforme sunt deosebit de importante pentru stabilirea si
punerea in aplicare a unor mdsuri preventive si rentabile in
domeniul sdndtdtii, precum si pentru cercetarea la nivelul
statelor membre si al UE. Accesul celor in cauzi la datele si
informatiile corespunzdtoare este la fel de important.

3.3.5 Deosebit de importante sunt, de asemenea, imbuni-
tatirea calitdtii viegii pacientilor §i familiilor acestora, integrarea
lor in societate si pe piata fortei de muncd, intrucat viata lor este
marcatd permanent de lupta cu faptul de a fi altfel, cu incercarea
fizica si psihica.

3.3.6 In statele membre ale Uniunii Europene numeroase
organizatii neguvernamentale si initiative ale societatii civile se
implicd in informarea pacientilor cu boli rare, in diseminarea
cunostintelor  stiintifice si clinice actuale, in ameliorarea
accesului la terapii medicale accesibile §i corespunzitoare,
precum si in integrarea socio-economicd a acestora. Aceste
initiative ale societatii civile se luptd cu lipsa resurselor si nu
beneficiazd de sustinerea coordonatd si armonizatd a guvernelor
si nici de o retea coordonatd, drepturile pacientilor fiind astfel
permanent ingridite. Incd nu este instituitd o cooperare siste-
maticd intre pacienti, familii, organizatiile societdtii civile,
specialisti si partenerii sociali. Se constatd un dezechilibru grav
si dezavantaje multiple cu privire la ingrijirea medicald si accesul
la aceasta.

3.3.7  Diagnosticarea si terapia bolilor rare sunt deosebit de
costisitoare. Fiecare stat membru trebuie si stabileascd si sd
aplice un nivel maxim de finantare pentru terapia bolilor rare,
care implicd noi tehnologii si cheltuieli speciale ridicate.

3.3.8 in 2008, Comisia Europeand a elaborat Comunicarea
privind bolile rare; in procesul de pregitire a acesteia a recurs la
o0 vastd consultare publicd incheiatd in februarie 2008.

3.3.9  Contributiile din cadrul consultdrii au confirmat nece-
sitatea adoptdrii unor masuri la nivel comunitar. Propunerea de
recomandare a Consiliului are in vedere trei domenii:
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— identificarea si codificarea bolilor rare prin infiintarea unui
sistem european de codificare si clasificare a bolilor rare care
si contribuie la recunoagsterea fiecdrei boli. Comisia
coopereazd cu OMS in cadrul elabordrii noii versiuni,
intrucat, la nivel international, in UE sunt cele mai mari
sanse de a identifica diferitele tipuri de boli rare;

— definirea unor principii fundamentale si a unor linii
directoare in vederea elabordrii planurilor de actiune la
nivel national; incurajarea si sustinerea statelor membre in
elaborarea politicilor nationale in domeniul medical cu
privire la bolile rare, cu scopul de a asigura accesul
echitabil al pacientilor la prevenire, diagnosticare,
tratament i recuperare, precum si accesibilitatea la aceste
servicii, in general;

— conform propunerii de recomandare a Consiliului se impun
urmdtoarele masuri:

— statele membre trebuie sd pregdteascd planul de actiune
privind bolile rare,

— de asemenea, si stabileascd mecanismele necesare pentru
definirea, codificarea si clasificarea bolilor rare,

— sprijinirea cercetdrii in domeniul bolilor rare, incluzand
cooperarea transfrontalierd, prin exploatarea maximd a
potentialului de cooperare al Uniunii Europene in
domeniul cercetdrii,

— desemnarea centrelor de expertizd §i sprijinirea parti-
cipdrii acestora in reteaua de referintd europeand,

— elaborarea de citre experti a unor statistici referitoare la
bolile rare,

— asigurarea participdrii bolnavilor si a asociatiilor repre-
zentative,

— consolidarea cooperdrii in domeniile in care actiunea la
nivel comunitar poate avea valoare addugatd, in vederea
elabordrii unor orientdri politice comune si a recu-
noasterii reciproce a acestora la nivel european.
Misurile speciale in cadrul cercetdrii, al centrelor de
referintd, in domeniul informdrii, al dezvoltirii de
produse medicamentoase orfane pentru boli rare, al
depistdrii etc. constituie elementele unei strategii
comune minime privind bolile rare (de exempluy,
programe pilot, cercetare/dezvoltare, monitorizarea

punerii in aplicare a Regulamentului (CE) nr.
141/2000 privind produsele medicamentoase orfane).

3.3.10  Obiectivul comunicirii este sprijinirea elaborarii unei
strategii europene comune globale pentru recunoasterea,
prevenirea, diagnosticarea, tratamentul bolilor rare si cercetarea
eficientd in acest domeniu. De asemenea, comunicarea vizeazd
consolidarea cooperdrii dintre statele membre si sustinerea
retelelor de informare europene si a actiunilor asociatiilor
bolnavilor. Prin stabilirea si punerea in aplicare a politicilor si
actiunilor comunitare trebuie asigurat un nivel ridicat de
ocrotire a sinatitii. Astfel se contribuie la obiectivul general
de ameliorare a stirii de sdnitate si crestere a sperantei de
viatd sdnitoasd, indicatori cheie ai Strategiei de la Lisabona. In
acest scop, trebuie consolidatdi coerenta dintre diferitele
programe si initiative comunitare, cum ar fi Programul de
sandtate publicd al UE, programele-cadru de cercetare si
dezvoltare, Strategia privind produsele ~medicamentoase
orfeline, Directiva privind asistenta medicald transfrontalierd si
alte actiuni prezente sau viitoare comunitare sau ale statelor
membre.

3.3.11 Propunerea de recomandare a Consiliului considerd
necesar ca statele membre sd elaboreze pand la sfarsitul anului
2011 strategii nationale globale si integrate in domeniul bolilor
rare si sd includd pacientii si reprezentantii bolnavilor in
procesul de elaborare si de decizie. Activititile acestora trebuie
sprijinite in mod activ, in special prin masuri financiare.

3.3.12  CESE aprobd elaborarea unor strategii nationale
globale si integrate, insd trebuie avutd in vedere modificare
calendarului pentru ca aceastd strategie si aibd in vedere
interesul bolnavilor. In acest scop trebuie infiintate la nivel
national centre specializate in domeniul bolilor rare, insdrcinate
cu activitdti din domeniul metodologiei, colectirii de date, acre-
ditdrii si coordondrii.

3.3.13  Fluxul de informatii de la nivelul Uniunii Europene,
cercetarea, infiintarea §i desemnarea centrelor de referintd
presupun definirea si adoptarea unei terminologii tehnice si a
unor protocoale de diagnosticare si terapie comune si unice.
Recunoasterea acestora nu este doar in interesul pacientilor, ci
si al personalului si al serviciilor medicale. In acest scop, ar fi
utild elaborarea unui manual destinat acestui sector, referitor la
dialogul dintre practicile profesionale in domeniul bolilor rare,
al diagnosticdrii si al tratamentului acestora.

3.3.14  Dezvoltarea retelei europene de referintd, identificarea
si instituirea unui ,serviciu mobil” necesitd un sistem propriu de
comunicare si de semnalizare, astfel incit fiecare persoand si
aibi acces la informatia necesara.



11.9.2009

Jurnalul Oficial al Uniunii Europene

C 218/95

3.3.15  Avand in vedere faptul cd noile structuri de cercetare
si servicii pot reprezenta un act de creatie intelectuald, este
esential si se ia mdsurile necesare de protectie juridicd in
acest sens.

3.3.16  CESE salutd organizarea primei Zile europene a
bolilor rare la 29 februarie 2008 si sustine initiativa de instituire
a unei Zile mondiale a bolilor rare. Aceastd initiativd globald ar
contribui semnificativ la eficacitatea cercetdrilor si tratamentelor.
Din punctul de vedere al CESE este deosebit de importantd
asigurarea unei comunicdri adecvate, promovarea dialogului
intercultural i inldturarea barierelor lingvistice si a lipsei condi-
tiilor tehnice, astfel incat cei in cauzd (pacientii, apartindtorii,
prestatorii de servicii medicale, organizatiile societdtii civile si
partenerii sociali) sd aibd acces la informatii suficiente si corecte.

3.3.17  In avizele sale anterioare, CESE a atras atentia asupra
rolului important al societdtii civile si al partenerilor sociali in
conservarea valorilor comunitare si in dezvoltarea acestora
pentru a obtine valoare addugati. Prin urmare, considerd ci
este esential ca organizatiile societdtii civile si partenerii sociali
sd joace un rol adecvat in realizarea obiectivelor comunicarii
privind bolile rare. Avand in vedere faptul ci societatea civild
si partenerii sociali genereazd resursele necesare in domeniul
medical, acestia trebuie sd joace un rol strategic in repartitia
acestor resurse.

Bruxelles, 25 februarie 2009.

3.3.18  CESE recomands, in scopul reducerii inegalitatilor in
domeniul medical, si se verifice utilizarea proportionale a
resurselor, - din cauza cheltuielilor deosebite -, intrucat
propunerea are ca scop asigurarea accesului pacientilor la
ingrijire medicald. Resursele disponibile diferd de la un stat
membru la altul, iar diferentele dintre cei care au dreptul la
tratament si cei care beneficiazd de tratament sunt foarte mari.

3.3.19  CESE sprijind organizarea cercetdrii coordonate si
desemnarea si infiintarea centrelor de referintd, intruct acestea
reprezintd ocazii importante pentru Uniunea Europeand de a
contribui la solutionarea problemelor de sinitate la nivel
mondial. Aceastd oportunitate corespunde obiectivului stabilit
in Cartea albd ,impreund pentru sinitate: o abordare strategicd
pentru UE 2008-2013", si anume, acela ca Uniunea Europeand
sd joace un rol mai important pe plan international.

3.3.20 Infiintarea Comitetului consultativ al  Uniunii
Europene pentru bolile rare reprezintd un pas important spre
atingerea obiectivului. CESE recomandd ca, pe langd reprezen-
tantii statelor membre, specialistii, asociatiile bolnavilor si actorii
din domeniu sd fie implicati permanent in munca comitetului
consultativ si reprezentantii societatii civile si partenerii sociali.
Fard colaborarea acestora nu este posibili elaborarea unei
strategii nationale, care este una dintre conditiile punerii in
aplicare a propunerii.
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