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ODPORUCANIE RADY
z 8. juna 2009

o ¢innosti v oblasti zriedkavych chorob

(2009/C 151/02)

RADA EUROPSKE] UNIE,

so zretelom na Zmluvu o zalozeni Eurdépskeho spolocenstva,
a najmi na jej ¢lanok 152 ods. 4 druhy pododsek,

so zretelom na navrh Komisie,
so zretelom na stanovisko Eurépskeho parlamentu (1),

so zretelom na stanovisko Eurdpskeho hospoddrskeho
a socidlneho vyboru (?),

kedZe:

(1)  Zriedkavé choroby st hrozbou pre zdravie obcanov EU,
kedZze ide o zivotohrozujiice a chronicky invalidizujtice
choroby s nizkou prevalenciou a vysokou mierou
komplexnosti. Napriek tomu, Ze ide o zriedkavé choroby,
vyskytuji sa v takom velkom mnozstve roznych druhov,
Ze nimi trpia miliény ludi.

(2)  Mimoriadny vyznam pre pacientov so zriedkavymi
chorobami majt zdsady a vSeobecné hodnoty univerzal-
nosti, pristupu ku kvalitnej starostlivosti, rovnosti
a solidarity, ako sa schvédlilo v zdveroch Rady
o spolo¢nych hodnotch a zdsadich v zdravotnickych
systémoch EU z 2. jna 2006.

(3)  Akény program Spolocenstva v oblasti zriedkavych
chordb vritane genetickych chorob sa prijal na obdobie
od 1. janudra 1999 do 31. decembra 2003 (). Pokial ide
o prevalenciu, v tomto programe sa vymedzilo, Ze za
zriedkavii sa povazuje choroba, ktord v EU nepostihuje
viac ako 5 z 10 000 osob. Presnejsie vymedzenie zalo-
zené na aktualizovanom vedeckom skiimani, v ktorom sa
zohladfiuje aj prevalencia aj incidencia, sa vypracuje
s pouzitim zdrojov druhého programu Spolocenstva
v oblasti zdravia ().

(') Legislativne uznesenie z 23. aprila 2009 (zatial neuverejnené
v tiradnom vestniku).

(3 Stanovisko z 25. februdra 2009 (zatial neuverejnené v tradnom
vestniku).

(}) Rozhodnutie Eurépskeho parlamentu a Rady z 29. aprila 1999 ¢
1295/1999(ES, ktorym sa prijima akcny program Spolocenstva
v oblasti Zrledkavych chorob v rdmci ¢innosti v oblasti verejného
zdravia (1999 az 2003) (U. v. ES L 155, 22.6. 1999, s. 1). Rozhod-
nutie zruené rozhodnutim & 1786/2002/ES (U. v. ES L 271,
9.10.2002, s. 1).

(% Rozhodnutie Eurépskeho parlamentu a Rady ¢ 1350/2007/ES
z 23. oktébra 2007, ktorym sa ustanovuje druhy akény program
Spolocenstva v oblasti zdravia (2008-2013) (U. v. EU L 301,
20.11.2007, s. 3).

V nariadeni Eurépskeho parlamentu a Rady (ES) ¢
141/2000 zo 16. decembra 1999 o liekoch na ojedinelé
ochorenia (%) sa ustanovuje, Ze liek sa oznacuje ako ,liek
na ojedinelé ochorenia“, ked je urceny na diagnostiku,
prevenciu alebo lie¢bu Zzivotohrozujiceho alebo chro-
nicky invalidizujiceho ochorenia postihujiiceho v case
podania Ziadosti nie viac ako pdf os6b na 10 tisic
0sob v Spolocenstve.

Odhaduje sa, ze v stcasnosti existuje priblizne 5000 az
8 000 roznych zriedkavych chordb, ktoré pocas Zivota
postihuji 6 % az 8 % obyvatelstva. Inymi slovami,
napriek tomu, Ze v pripade kazdej zriedkavej choroby
je charakteristickd nizka prevalencia, celkovy pocet osob
v EU, ktoré trpia zriedkavymi chorobami, predstavu]e
priblizne 27 az 36 miliénov. Vicsina z nich trpi menej
Casto sa vyskytujacimi chorobami, ktoré postihujd jednu
alebo menej ako jednu osobu na 100 000 Tudi. Tito
pacienti st izolovani a ohrozeni.

Zriedkavé choroby si z dovodu nizkej prevalencie, osobi-
tosti a vysokého celkového poctu osob, ktoré st nimi
postihnuté, vyzadujii jednotny pristup zaloZeny na
osobitnom a spolo¢nom usili o predchddzanie znacnej
morbidite alebo odvrdtitelnej pred¢asnej timrtnosti a na
asil{ zlepsit kvalitu Zivota a socidlno-ekonomicky poten-
cidl postihnutych osob.

Zriedkavé choroby predstavovali jednu z priorit Siesteho
rdimcového  programu  SpoloCenstva pre  vyskum
a vyvoj (°) a st jednou z priorit aj v siedmom rdmcovom
programe pre vyskum a vyvoj (7), kedze v pripade tychto
chorob si  vyvoj novych diagnostickych metéd
a liecebnych postupov, ako aj uskuto¢novanie ich epide-
miologického vyskumu vzhladom na potrebu zvysit
pocet pacientov pre kazda $tadiu vyzaduje pristupy zalo-
zené na GCasti viacerych krajin.

Komisia v bielej knihe ,Spolo¢ne za zdravie: strategicky
pristup EU na obdobie 2008-2013“ z 23. oktébra 2007,
ktorou sa rozvija stratégia EU v oblasti zdravia, zaradila
zriedkavé choroby k prioritnym oblastiam ¢innosti.

() U.v. ES L 18, 22.1.2000, s. 1.
(%) Rozhodnutie Eurdépskeho parlamentu a Rady ¢ 1513/2002/ES

z 27. juna 2002, ktoré sa tyka Siesteho rimcového programu Eurdp-
skeho spolocenstva v oblasti vyskumu, technického rozvoja
a demonstracnych cinnosti prispievajicich k vytvoreniu Eurépskeho
vyskumného priestoru a k inovdcii (2002 az 2006) (U. v. ES L 232,
29.8.2002, s. 1).

Rozhodnutie Eurépskeho parlamentu a Rady ¢ 1982/2006/ES
z 18. decembra 2006 o siedmom rdmcovom programe Eur6pskeho
spolocenstva v oblasti  vyskumu, technického  rozvoja
a demonstracnych ¢innosti (2007-2013) (U. v. EU L 412,
30.12.2006, s. 1).
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9) S cielom zlepsit koordindciu a sdlad ndrodnych, regio- pricu tykajicu sa zdravotnickych sluzieb a lekarskej

(10)

(11)

nalnych a miestnych iniciativ zameranych na zriedkavé
choroby, ako aj zlepsit spoluprdcu medzi vyskumnymi
tstavmi by sa relevantné vndtrostitne ¢innosti v oblasti
zriedkavych choréb mohli v¢lenit do plinov alebo stra-
tégii v oblasti zriedkavych chorob.

Podla databdzy Orphanet méd v stcasnej medzindrodnej
klasifikdcii choréb (10. vydanie) z tisicok zndmych
a klinicky rozpoznatelnych zriedkavych chorob kéd len
250 z nich. Na to, aby boli vo vnutrostitnych zdravot-
nych systémoch nadlezite vidite[né a rozpoznatelné, je
potrebnd vhodnd klasifikdcia a kédovanie vsetkych zried-

kavych chorob.

Svetovéd zdravotnicka organizdcia (WHO) zacala v roku
2007 proces revizie 10. vydania medzindrodnej klasifi-
kécie chordb s cielom prijat na svetovom zdravotnickom
zhromazdeni v roku 2014 jej nové 11. vydanie. WHO
vymenovala predsedu osobitnej pracovnej skupiny EU
pre zriedkavé choroby za predsedu tematickej poradnej
skupiny pre zriedkavé choroby s cielom prispiet
k procesu revizie predkladanim ndvrhov na kdédovanie

a klasifikdciu zriedkavych chorob.

Zavedenie spolocnej identifikdcie zriedkavych chordb vo
vetkych clenskych statoch by vo velkej miere posilnilo
prispevok EU k cinnosti tejto tematickej poradnej
skupiny a ulahcilo by spoluprécu na tirovni Spolocenstva
v oblasti zriedkavych chorob.

V jali 2004 sa v rdmci Komisie zriadila skupina na
vysokej trovni pre zdravotnicke sluzby a lekdrsku
starostlivost s cieflom zdruzit odbornikov zo vsetkych
Clenskych $tatov, aby sa zaoberali praktickymi aspektmi
spoluprdce vniitrostatnych zdravotnych systémov v EU.
Jedna z pracovnych skupin tejto skupiny na vysokej
tirovni sa zameriava na eurdpske referencéné siete pre
zriedkavé choroby. Pre tieto siete sa vypracovali urcité
kritérid a zdsady vratane ich dlohy v boji proti zried-
kavym chorobdm. Mohli by tiez plnit tlohu centier pre
vyskum a vedomosti so zameranim na lie¢bu pacientov
z inych ¢lenskych $titov a v pripade potreby zabezpecu-
jucich dostupnost néslednej liecby.

Pridand hodnota, ktord siete prindSaji Spolocenstvu, je
pri zriedkavych chorobich z dévodu ich ojedinelého
vyskytu a vzhladom na obmedzeny pocet pacientov
a nedostatok odbornych znalost{ v jednotlivych krajinich
mimoriadne vysokd. Sastredovanie odbornych znalosti
na eur6pskej drovni je preto kld¢ovym predpokladom
pre zabezpecenie rovnakého pristupu pacientov trpiacich
zriedkavymi chorobami k presnym informdacidm, riadnej
a véasnej diagndze a vysokokvalitnej starostlivosti.

V decembri 2006 vydala jedna zo skupin expertov
osobitnej skupiny Eurdpskej tnie pre zriedkavé choroby
spravu ,Prinos k formovaniu politiky: za eurépsku spolu-

17)

(18)

(19)

(20)

(21)

starostlivosti v oblasti zriedkavych chorob®, ktort pred-
lozila skupine na vysokej tirovni pre zdravotnicke sluzby
a lekarsku starostlivost. V tejto sprave sa okrem iného
zdoraziuje dolezitost urenia centier odbornych znalosti
a tloh, ktoré maja plnit. Dosiahla sa tiezZ dohoda o tom,
7e v zdsade a ak je to mozné, by mali dochddzat skor
odborné znalosti, ako samotni pacienti. Niektoré opat-
renia pozadované v uvedenej sprave sa zapracovali do
tohto odportcania.

Spolupréica a vymena poznatkov medzi centrami odbor-
nych znalosti sa ukdzali ako velmi G¢inny pristup k boju
proti zriedkavym chorobdm v Eurépe.

Centrd odbornych znalosti by mali uplatiiovat multidis-
ciplindrny pristup k starostlivosti, aby tak mohli riesit
komplexné a roznorodé poruchy, ktoré zriedkavé
choroby vyvolavaja.

Osobitosti  zriedkavych chordob - obmedzeny pocet
pacientov. a nedostatok prislusnych vedomosti a
odbornych znalosti — ich vy¢lenujii ako Specifickii oblast,
v ktorej méd Cinnost na Grovni Spolocenstva velmi
vysoka pridant hodnotu. Tdto pridant hodnotu mozno
dosiahnut najmd ststredovanim prislusnych odbornych
znalost{ existujicich na vnutro§titnej dGrovni, ktoré sa
rozptylené v jednotlivych ¢lenskych statoch.

Mimoriadne dolezité je, aby sa zabezpecila aktivna
Gcast Clenskych $tdtov na vypracGvani niektorych
spolo¢nych néstrojov, ktoré sa uvddzaji v ozndmeni
Komisie o zriedkavych chorobdch: eurdpske vyzvy
z 11. novembra 2008, najmi na diagnostike a lekdrskej
starostlivosti a eurdpskych usmerneniach v oblasti popu-
la¢ného skriningu. Rovnako by to mohlo byt aj v pripade
hodnotiacich sprdv o terapeutickej pridanej hodnote
lickov na zriedkavé choroby, ¢o by mohlo prispiet
k urychleniu stanovovania cien na vndtrotitnej trovni,
a tym viest k minimalizovaniu prietahov, pokial ide
o pristup pacientov trpiacich zriedkavymi chorobami
k lieckom na zriedkavé choroby.

WHO vymedzila posilnenie postavenia pacientov ako
,podmienku pre zdravie* a podporila ,stratégiu aktivneho
partnerstva a starostlivosti pacienta o seba na zlepSenie
vysledkov v oblasti zdravia a kvality Zivota chronicky
chorych® (!). V tomto zmysle je tloha nezdvislych skupin
pacientov klicovou aj z hladiska priamej podpory oséb
postihnutych chorobou, aj z hladiska kolektivneho dsilia,
ktoré vynakladajii na zlepSenie podmienok pre komunitu
pacientov so zriedkavymi chorobami ako celku a pre
budtce generdcie.

Clenské stity by sa mali usilovat o zaclenenie pacientov
a ich zdstupcov do procesu tvorby polittk a o podporu
¢innosti skupin pacientov.

(") http://www.euro.who.int/Document/E88086.pdf
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(22)  Rozvoj vyskumu a infrastruktdry zdravotnej starostlivosti choroby vo vnatrostatnych systémoch zdravotnej starostli-

v oblasti zriedkavych chorob si vyzaduje dlhodobé
projekty, a teda primerané financovanie na zabezpecenie
ich udrzatelnosti z dlhodobého hladiska. Toto usilie by
najmd v maximdlnej miere posilnilo stcinnost
s projektmi vypracovanymi v rdmci druhého akéného
programu SpoloCenstva v oblasti zdravia, siedmeho
ramcového programu pre vyskum a vyvoj a ich ndstup-
nickych programov,

TYMTO ODPORUCA, ABY CLENSKE STATY:

L

1.

1L

()

PLANY A STRATEGIE V OBLASTI ZRIEDKAVYCH CHOROB

zaviedli a vykondvali na vhodnej drovni pliny alebo stra-
tégie zamerané na zriedkavé choroby, alebo preskimali
vhodné opatrenia pre tieto choroby v inych stratégidch
verejného zdravia s ciefom zabezpecit, aby pacienti so
zriedkavymi chorobami mali pristup k vysokokvalitnej
starostlivosti vrdtane diagnostiky, liecby, rehabilitdcie pre
osoby, ktoré s takouto chorobou Ziji, a ak je to mozné
k G¢innym lickom na tieto choroby, a predovietkym:

a) o najskor a podla moznosti najneskor do konca roku
2013 vypracovali a prijali pliny alebo stratégie zame-
rané na usmerflovanie a Struktirovanie suvisiacich
Cinnosti v oblasti zriedkavych chordb v rdmci svojich
socidlnych systémov a systémov zdravotnej starostli-
vosti;

b) podnikli kroky na zaclenenie stcasnych a budicich
iniciativ na miestnej, regiondlnej a celo$tdtnej drovni
do svojich planov alebo stratégii s cielom dosiahnut
komplexny pristup;

¢) v ramci svojich pldnov alebo stratégii vymedzili obme-
dzeny pocet prioritnych ¢innosti vrdtane cielov
a nadvizujicich mechanizmov;

d) vzali na vedomie rozvijanie usmerneni a odportcani pre
vypractivanie vnttrostatnych Cinnosti v oblasti zriedka-
vych chorob prislusnymi orgdnmi na vnutrostitnej
trovni v ramci uskuto¢niovaného eurépskeho projektu
rozvijania vndtro§titnych plénov v oblasti zriedkavych
chordb (EUROPLAN), ktory sa urdil za projekt, ktory sa
financuje v rdmci prvého programu ¢innosti Spolocen-
stva v oblasti verejného zdravia (') pocas obdobia rokov
2008-2010.

VYMEDZENIE, KODOVANIE A  SUPIS

ZRIEDKAVYCH CHOROB

VHODNE

. na ucely tvorby politik na Grovni Spolocenstva vyuzivali

spolo¢né vymedzenie pojmu zriedkavd choroba — teda
choroba, ktord nepostihuje viac ako 5 z 10 000 osob;

. snazili sa zabezpecit vhodné kédovanie a spitnd sledova-

telnost zriedkavych chorob vo vsetkych zdravotnych infor-
macnych systémoch, a tak podporili nélezité rozpoznanie

Rozhodnutie Eurdépskeho parlamentu a Rady ¢ 1786/2002/ES

z 23. septembra 2002 o akénom programe spolocenstva v oblasti
verejného zdravia (2003-2008) (U. v. ES L 271, 9.10.2002, s. 1).

10.

IV. CENTRA ODBORNYCH

11.

12.

vosti a uhrddzania nédkladov, a to na zdklade medzindrodnej
klasifikdcie chorob a zdroven re$pektujic vnitrodtitne

postupy;

. aktivne prispievali k vytvoreniu dynamického stpisu zried-

kavych chorob EU, ktory by bol Tahko dostupny
a vychéddzal by zo siete Orphanet a inych existujticich sieti,
ako sa uvddza v ozndmeni Komisie o zriedkavych choro-
bach;

. zvazili poskytovanie podpory na vsetkych prislusnych trov-

niach vritane tirovne Spolocenstva na jednej strane siefam
zaoberajicim sa informovanim o osobitnych chorobach
a na strane druhej na epidemiologické dcely, registrom
a databdzam a zdroven pri tom zohladiiovali nezdvislé
riadenie.

[Il. VYSKUM ZRIEDKAVYCH CHOROB

. vo vnutrodtitnych rdmcoch a v rdmcoch Spolocenstva

identifikovali prebichajaci vyskum a vyskumné zdroje,
a zistili tak stav stGcasnych znalosti a vyskumného
prostredia v oblasti zriedkavych chordb a zlepsili koordi-
ndciu medzi vnitrodtitnymi a regiondlnymi programami
vyskumu zriedkavych choréb a programami vyskumu
zriedkavych chorob na trovni Spolocenstva;

. urcili potreby a priority zdkladného, klinického, translac-

ného a socidlneho vyskumu v oblasti zriedkavych chorob
a sposoby ich podpory a podporovali pristupy spoluprice
roznych disciplin, ktoré sa maji doplnkovo riesit v rdmci
vnutrostatnych programov a programov Spoloenstva;

. podporovali acast svojich vyskumnych pracovnikov na

vyskumnych projektoch v oblasti zriedkavych chorob
financovanych na vietkych prislusnych tdrovniach vritane
trovne Spolocenstva;

. zapracovali do svojich planov alebo stratégii ustanovenia

zamerané na podporu vyskumu v oblasti zriedkavych
chorob;

spolo¢ne s Komisiou zjednodusili rozvoj spoluprice vo
vyskume s tretimi krajinami, ktoré sa zaoberajii vyskumom
zriedkavych chordb, a zo vieobecnejsieho hladiska zjedno-
dusili vymenu informdcii a odbornych znalosti.

ZNALOSTI A  EUROPSKE
REFERENCNE SIETE PRE ZRIEDKAVE CHOROBY

do roku 2013 ur¢ili na svojom tzemi vhodné centrd
odbornych znalosti a zvazili poskytnutie podpory na ich
vytvorenie;

podporovali tcast centier odbornych znalosti na eurdp-
skych referen¢nych sietach respektujic vnitrostitne pravo-
moci a pravidld, pokial ide o ich autoriziciu a uznanie;
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13. zaviedli pre pacientov so zriedkavymi chorobami vhodné na drovni Spolocenstva, a to tam, kde sa stuvisiace vedo-

14.

15.

16.

postupy  prostrednictvom  nadviazania  spoluprdce
s relevantnymi  odbornikmi a vymeny odbornikov
a odbornych znalosti doma alebo v pripade potreby
v zahranicf;

tam, kde je nutné zabezpecit pristup k potrebnej osobitnej
zdravotnej starostlivosti na dialku, podporovali vyuzivanie
informacnych a komunikaénych technoldgii, ako napriklad
telemedicinu;

zapracovali do svojich pldnov a stratégii potrebné
podmienky na $irenie a mobilitu odbornych znalosti
a vedomosti, a zjednodusili tak liecbu pacientov v ich
blizkom okoli;

nabddali centrd odbornych znalosti, aby pri zaoberani sa
zriedkavymi chorobami vychadzali z multidisciplindrneho
pristupu k starostlivosti.

V. ZHROMAZDOVANIE ODBORNYCH ZNALOSTI V OBLASTI

17.

ZRIEDKAVYCH CHOROB NA EUROPSKE] UROVNI

zbierali na vndtroStitnej drovni odborné  znalosti
o zriedkavych chorobdch a podporovali spolo¢né vyuzi-
vanie tychto znalosti s eurdpskymi partnermi s cielom
podporovat:

a) vymenu najlepSich  postupov v  savislosti s
diagnostickymi ndstrojmi a zdravotnou starostlivostou,
ako aj vzdeldvanim a socidlnou starostlivostou v oblasti

zriedkavych chordb;

b) zodpovedajtce vzdeldvanie a odbornti pripravu pre vset-
kych zdravotnickych pracovnikov s cielom upovedomit
ich o existencii tychto chordb a o zdrojoch na ich
liecby;

¢) rozvoj lekérskej odbornej pripravy v oblastiach savisia-
cich s diagnézou a riadenim zriedkavych chordb (napr.
v oblasti genetiky, imunoldgie, neuroldgie, onkoldgie
a pediatrie);

d) vypracovanie eurdpskych usmerneni v oblasti diagnos-
tickych testov a popula¢ného skriningu a re$pektovali
pri tom vndtro§titne pravomoci a rozhodnutia;

¢) vymenu sprav Clenskych Stitov o terapeutickej alebo
klinickej pridanej hodnote lickov na zriedkavé choroby

mosti a odborné znalosti zbierajt, aby sa tak minimali-
zovali prietahy, pokial ide o pristup pacientov so zried-
kavymi chorobami k lickom na takéto choroby.

VI. POSILNENIE POSTAVENIA ORGANIZACI{ PACIENTOV

18

19.

20.

. konzultovali s pacientmi a ich zdstupcami o politikich

v oblasti zriedkavych choréb a zjednodusili pristup
pacientov k aktualizovanym informdacidm o tychto choro-
bach;

podporovali ¢innosti  organizdcii pacientov, ako sd
napriklad zvySovanie informovanosti, budovanie kapacit
a odbornd priprava, vymena informdcif a najlepsich postu-
pov, nadvdzovanie a udrZiavanie kontaktov a zahrnutie
velmi izolovanych pacientov.

VII. UDRZATEENOST

spolo¢ne s Komisiou sa zamerali na to, aby prostrednic-
tvom vhodnych mechanizmov financovania a spoluprace
zabezpecovali dlhodobt udrzatelnost infrastruktir vytvore-
nych v oblasti zriedkavych chordb na podporu informova-
nosti, vyskumu a zdravotnej starostlivosti,

TYMTO VYZYVA KOMISIU, ABY:

1.

do konca roku 2013 s cielom umoznit predkladanie
navrhov v ramci ktoréhokolvek budiiceho programu ¢innosti
Spolocenstva v oblasti zdravia vypracovala k tomuto odpo-
rdcaniu na zdklade informacif poskytnutych clenskymi Statmi
spravu o vykonavani uréent Eurdpskemu parlamentu, Rade,
Eurépskemu hospodarskemu a socidlnemu vyboru a Vyboru
regiénov, v ktorej by postdila mieru, do akej navrhované
opatrenia ti¢inne fungujd, a potrebu dalsich krokov na zlep-
Senie Zivota pacientov so zriedkavymi chorobami a ich
rodin;

. pravidelne informovala Radu o ¢innostiach nadvazujicich na

ozndmenie Komisie o zriedkavych chorobéch.

V Luxemburgu 8. jina 2009

Za Radu
predseda
Petr SIMERKA




