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PRIPOROCILO SVETA
z dne 8. junija 2009

o evropskem ukrepanju na podrocju redkih bolezni

(2009/C 151/02)

SVET EVROPSKE UNIJE — (4)

ob upostevanju Pogodbe o ustanovitvi Evropske skupnosti in
zlasti drugega pododstavka clena 152(4) Pogodbe,

ob upostevanju predloga Komisije,

ob upostevanju mnenja Evropskega parlamenta (1),

ob upostevanju mnenja Evropskega ekonomsko-socialnega

odbora (%),

ob upostevanju naslednjega:

(1) Redke bolezni ogrozajo zdravje drzavljanov EU, &e so (6)
smrtno nevarne ali kronino izérpavajoce bolezni z
nizko stopnjo prevalence in visoko ravnijo zapletenosti.
Kljub redkosti pa obstaja toliko razli¢nih vrst redkih bole-
zni, da prizadenejo milijone ljudi.

(2)  Za bolnike z redkimi boleznimi so klju¢nega pomena
nacela in poglavitne vrednote univerzalnosti, dostopa
do kakovostne oskrbe, pravicnosti in solidarnosti, kakor
jih je potrdil Svet v sklepih o skupnih vrednotah in )
nacelih zdravstvenih sistemov EU z dne 2. junija 2006.

(3)  Akcijski program Skupnosti glede redkih bolezni,
vkljuéno z genetskimi boleznimi, je bil sprejet za obdobje
od 1. januarja 1999 do 31. decembra 2003 (°). Ta
program je opredelil prevalence kot redke bolezni, ki
ne prizadenejo ve¢ kot pet na 10 000 oseb v EU. Z
uporabo virov zdravstvenega programa (*) Skupnosti bo
pripravljena natancnej$a opredelitev, ki bo temeljila na
posodobljenem strokovnem pregledu in upostevala tako
prevalenco kot tudi pojavljanje.

(") Zakonodajna resolucija z dne 23. aprila 2009 (e ni bila objavljena v
UuL).

(%) Mnenje z dne 25. februarja 2009 (3¢ ni bilo objavljeno v UL).

(®) Sklep 3t. 1295[1999/ES Evropskega parlamenta in Sveta z dne °)

29. aprila 1999 o sprejetju programa ukrepov Skupnosti glede ()

redkih bolezni v okviru dejavnosti na podro¢ju javnega zdravja

(1999 do 2003) (UL L 155, 22.6.1999, str. 1). Sklep, kakor je bil

razveljavljen s Sklepom $t. 1786/2002/ES (UL L 271, 9.10.2002,

str. 1).

Sklep 3t. 1350/2007/ES Evropskega parlamenta in Sveta z dne (

23. oktobra 2007 o uvedbi drugega programa ukrepov Skupnosti

na podro¢ju zdravja (2008-2013) (Besedilo velja za EGP ) UL L 301,

20.11.2007, str. 3.

=
=

Uredba (ES) $t. 141/2000 Evropskega parlamenta in
Sveta z dne 16. decembra 1999 o zdravilih sirotah (%)
doloca, da se zdravilo dolo¢i kot ,zdravilo sirota“, kadar
je namenjeno za diagnosticiranje, preprecevanje ali zdra-
vljenje Zivljenjsko nevarne ali kroni¢no izérpavajoce bole-
zni, ki prizadene najvec pet od 10 000 oseb v Skupnosti,
ko se vlozi vloga.

Po ocenah danes obstaja med 5 000 in 8 000 razli¢nih
redkih bolezni, ki prizadenejo med 6 % in 8 % prebival-
stva v ¢asu njihovega Zivljenja. Drugade receno: ¢eprav je
za vsako redko bolezen znacilna nizka prevalenca, je
skupno Stevilo prizadetih z redko boleznijo v EU med
27 in 36 milijoni. Vecina trpi za bolj redko pojavlja-
jo¢imi se boleznimi, ki prizadenejo eno na 100 000
oseb ali manj. Ti bolniki so Se posebej osamljeni in
ranljivi.

Redke bolezni zaradi svoje nizke prevalence, specifi¢nosti
in visokega skupnega Stevila prizadetih ljudi zahtevajo
globalen pristop, ki temelji na prizadevanjih na posa-
meznih podrogjih ter skupnih prizadevanjih za prepre-
Citev znatne obolevnosti ali prezgodnje umrljivosti, ki se
ji je mogoce izogniti, in za izboljSanje kakovosti Zivljenja
ter socialno-ekonomskih moznosti prizadetih oseb.

Redke bolezni so bile ena od prednostnih nalog Sestega
okvirnega programa Skupnosti za raziskave in razvoj (°)
in so Se naprej prednostno podro¢je ukrepanja v sedmem
okvirnem programu za raziskave in razvoj (’), ker razvoj
nove diagnostike in zdravljenja redkih moten;j ter opra-
vljanje epidemioloskih raziskav navedenih zdravstvenih
motenj zahtevata ve¢drzavne pristope, da bi povecali
Stevilo bolnikov za vsako Studijo.

Komisija je v svoji beli knjigi ,Skupaj za zdravje: strateski
pristop EU za obdobje 2008-2013“ z dne
23. oktobra 2007, v kateri je opisana zdravstvena stra-
tegija EU, redke bolezni dolo¢ila za prednostno podrocje
ukrepanja.

UL L 18, 22.1.2000, str. 1.

Sklep 3t. 1513/2002/ES evropskega parlamenta in sveta z dne
27. junija 2002 o Sestem okvirnem programu Evropske skupnosti
na podrocju raziskav, tehnoloskega razvoja in predstavitvenih dejav-
nosti, ki prispeva k oblikovanju Evropskega raziskovalnega prostora
in k inovacijam (2002-2006) (UL L 232, 29.8.2002, str. 1).

Sklep §t. 1982/2006/ES Evropskega parlamenta in Sveta z dne
18. decembra 2006 o Sedmem okvirnem programu Evropske skup-
nosti za raziskave, tehnoloski razvoj in predstavitvene dejavnosti
(2007-2013) (UL L 412, 30.12.2006, str. 1).
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(12)

(13)

(14)

Za izboljsanje usklajevanja in povezovanja nacionalnih,
regionalnih in lokalnih pobud, ki se nanaSajo na redke
bolezni, ter sodelovanja med raziskovalnimi centri, bi se
lahko ustrezni nacionalni ukrepi na podro¢ju redkih
bolezni vkljucili v nacrte ali strategije za redke bolezni.

V skladu z zbirko podatkov Orphanet ima od tiso¢ih
znanih redkih bolezni, ki jih je mogoce klini¢no oprede-
liti, samo 250 izmed teh redkih bolezni kodo v sedanji
mednarodni klasifikaciji bolezni (International Classification
of Diseases — ICD) (10. razli¢ica). Ustrezna klasifikacija in
kodifikacija vseh redkih bolezni je potrebna za njihovo
ustrezno prepoznavnost in priznavanje v nacionalnih
zdravstvenih sistemih.

Svetovna zdravstvena organizacija (SZO) je leta 2007
zaCela postopek pregleda 10. razlicice ICD, da bi na
Generalni skup3¢ini Svetovne zdravstvene organizacije
leta 2014 sprejela novo, 11. razli¢ico te klasifikacije.
SZO je imenovala predsedujocega delovni skupini EU
za redke bolezni za predsedujocega tematski svetovalni
skupini za redke bolezni, da bi k temu postopku pregleda
prispevala s predlogi za kodifikacijo in klasifikacijo redkih
bolezni.

Izvajanje skupne opredelitve redkih bolezni v vseh
drzavah clanicah bi mo¢no okrepilo prispevek EU v tej
tematski svetovalni skupini in na ravni Skupnosti olajsalo
sodelovanje na podrocju redkih bolezni.

Julija 2004 je bila ustanovljena skupina Komisije na
visoki ravni za zdravstvene storitve in zdravstveno
oskrbo, ki zdruzuje strokovnjake iz vseh drzav ¢lanic
pri delu na podro¢ju prakti¢nih vidikov sodelovanja
med nacionalnimi zdravstvenimi sistemi v EU. Ena od
delovnih skupin v okviru skupine na visoki ravni se
osredotoca na evropske referencéne mreze (European Refe-
rence Networks — ERN) za redke bolezni. Razvitih je bilo
nekaj meril in nacel za ERN, vklju¢no z njihovo vlogo pri
spopadanju z redkimi boleznimi. ERN bi lahko sluzile
tudi kot raziskovalni in znanstveni centri, ki zdravijo
bolnike iz drugih drzav ¢lanic in po potrebi zagotavljajo
moznosti za nadaljnje zdravljenje.

Dodana vrednost ERN za Skupnost je $e posebej visoka
za redke bolezni zaradi redkosti pojavljanja taksnih stanj,
kar pomeni omejeno $tevilo bolnikov ter pomanjkanje
strokovnega znanja v posamezni drZavi. Zbiranje stro-
kovnega znanja na evropski ravni je zato izjemnega
pomena za zagotavljanje enakega dostopa do natan¢nih
informacij, ustrezne in pravocasne diagnoze ter visoko
kakovostne oskrbe za bolnike z redkimi boleznimi.

Strokovna skupina v okviru delovne skupine Evropske
unije za redke bolezni je decembra 2006 izdala porocilo

(19)

(21)

LPrispevek k oblikovanju politike: za evropsko sodelo-
vanje pri zdravstvenih storitvah in zdravstveni oskrbi
na podro¢ju redkih bolezni“ za namene skupine na visoki
ravni za zdravstvene storitve in zdravstveno oskrbo.
Porocilo strokovne skupine med drugim poudarja pome-
mbnost dolocanja strokovnih centrov in nalog, ki jih
morajo tak$ni centri izpolnjevati. Dogovorjeno je bilo
tudi, da naceloma in po moZznosti potuje strokovno
znanje, ne pa bolniki. Nekateri ukrepi, zahtevani v
porocilu, so vkljuceni v to priporocilo.

Sodelovanje in izmenjava znanja med strokovnimi centri
sta se izkazala za zelo ucinkovit pristop pri spopadanju z
redkimi boleznimi v Evropi.

Strokovni centri bi lahko pri zagotavljanju oskrbe uposte-
vali multidisciplinaren  pristop za  obravnavanje
kompleksnih in razliénih situacij, nastalih zaradi redkih
bolezni.

Redke bolezni so zaradi svojih posebnosti, kot so
omejeno Stevilo bolnikov in pomanjkanje ustreznega
strokovnega znanja in izkuSenj, edinstveno podrocje, na
katerem ukrepanje na ravni Skupnosti predstavlja zelo
visoko dodano vrednost. Ta dodana vrednost se lahko
doseze predvsem z zbiranjem nacionalnega strokovnega
znanja na podro¢ju redkih bolezni, ki je razprieno po
posameznih drZavah ¢lanicah.

Izredno pomembno je zagotoviti dejavni prispevek drzav
¢lanic k oblikovanju nekaterih skupnih instrumentov,
predvidenih v sporoc¢ilu Komisije Redke bolezni: izzivi
za Evropo z dne 11. novembra 2008, zlasti glede
diagnostike in zdravstvene oskrbe ter evropskih smernic
za preverjanje prebivalstva. To bi lahko veljalo tudi za
porocila o oceni terapevtske dodane vrednosti zdravil
sirot, ki bi lahko pospesila pogajanja glede cene na nacio-
nalni ravni in tako skrajsala ¢akalno dobo bolnikov z
redkimi boleznimi za dostop do zdravil sirot.

SZO je krepitev vloge bolnikov oznacila kot ,prvi pogoj
za zdravje® ter spodbudila ,proaktivno partnerstvo in
strategijo samooskrbe bolnika za izboljsanje zdravstvenih
rezultatov in kakovosti Zivljenja kroni¢no bolnih
oseb“(1). V tem smislu je vloga neodvisnih skupin
bolnikov temeljna tako za neposredno podporo posa-
meznikom, ki Zivijo z boleznijo, kot za skupno delo,
ki ga skupine opravljajo za izboljSanje pogojev skupnosti
bolnikov z redkimi boleznimi ter za naslednje generacije.

Drzave ¢lanice bi si morale prizadevati za vkljucevanje
bolnikov in predstavnikov bolnikov v proces oblikovanja
politik in spodbujati dejavnosti skupin bolnikov.

(") http://www.euro.who.int/Document/E88086.pdf


http://www.euro.who.int/Document/E88086.pdf
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(22) Razvoj raziskav in infrastrukture zdravstvene oskrbe na spodbujajo ustrezno priznavanje bolezni v nacionalnih

podro¢ju redkih bolezni zahtevajo dolgoro¢ne projekte in
s tem tudi ustrezna finan¢na sredstva za zagotavljanje
njihove dolgoro¢ne trajnosti. Ta prizadevanja bi ob¢utno
povecala sinergijo s projekti, razvitimi v okviru Drugega
programa ukrepov Skupnosti na podro¢ju zdravja
(2008-2013), Sedmega okvirnega programa za raziskave,
tehnoloski  razvoj in  predstavitvene  dejavnosti
(2007-2013) ter naslednike teh programov —

PRIPOROCA, DA DRZAVE CLANICE:

L

1.

IL

)

NACRTI IN STRATEGIJE NA PODROC]U REDKIH BOLEZNI

dolo¢ijo in izvedejo nalrte ali strategije za redke bolezni na
ustrezni ravni ali preucijo ustrezne ukrepe za redke bolezni
v drugih strategijah na podro¢ju javnega zdravja, da bi
skusali zagotoviti, da imajo bolniki z redkimi boleznimi
dostop do visoko kakovostne oskrbe, vkljuéno z diagno-
stiko, zdravljenjem in navajanjem na Zivljenje z boleznijo
ter po moznosti do ucinkovitih zdravil sirot, in zlasti:

(a) cimprej, po moznosti najpozneje do konca leta 2013,
oblikujejo in sprejmejo nacrt ali strategijo, katerega/ka-
tere cilj je usmerjanje in oblikovanje ustreznih ukrepov
na podro¢ju redkih bolezni v okviru zdravstvenih in
socialnih sistemov;

(b) ukrepajo za vkljucitev sedanjih in prihodnjih pobud na
lokalni, regionalni in nacionalni ravni v njihove nacrte
ali strategije za celovit pristop;

(c) v svojih nacrtih ali strategijah opredelijo omejeno
Stevilo prednostnih ukrepov s cilji in mehanizmi nadalj-
njega spremljanja;

(d) se seznanijo z razvojem smernic in priporocil za obli-
kovanje nacionalnega nacrta za redke bolezni na nacio-
nalni ravni s strani ustreznih organov, v okviru
teko¢ega evropskega projekta za oblikovanje nacio-
nalnih nacrtov za redke bolezni (EUROPLAN), izbranih
za financiranje v obdobju 2008-2011 v okviru prvega
programa ukrepov Skupnosti na podro¢ju javnega
zdravja (1).

USTREZNA OPREDELITEV, KODIFIKACIJA IN

POPISOVANJE REDKIH BOLEZNI

. za namen oblikovanja politik na ravni Skupnosti uporabijo

skupno opredelitev redke bolezni kot bolezni, za katero
zboli najve¢ pet na 10 000 oseb;

. skusajo zagotoviti, da so redke bolezni ustrezno kodirane

in sledljive v vseh zdravstvenih informacijskih sistemih, ter

Sklep §t. 1786/2002[ES Evropskega parlamenta in Sveta z dne

23. septembra 2002 o sprejetju programa ukrepov Skupnosti na
podro¢ju javnega zdravja (2003-2008) (UL L 271, 9.10.2002,
str. 1).

10.

sistemih zdravstvene oskrbe in povradil na podlagi ICD,
pri ¢emer pa upostevajo nacionalne postopke;

dejavno prispevajo k razvoju enostavno dostopnega in
dinami¢nega seznama redkih bolezni EU, ki temelji na
mrezi Orphanet in drugih obstoje¢ih mrezah, kot je
navedeno v sporodilu Komisije o redkih boleznih;

. razmislijo o podpori na vseh ustreznih ravneh, tudi na

ravni Skupnosti, po eni strani informacijskim omrezjem
za posebne bolezni, po drugi pa registrom in zbirkam
podatkov v epidemioloske namene, pri tem pa upostevajo
neodvisno vodenje.

III. RAZISKAVE O REDKIH BOLEZNIH

opredelijo potekajoce raziskave in raziskovalne vire v nacio-
nalnih okvirih in okvirih Skupnosti, da se ugotovi najno-
vejSe stanje, oceni raziskovalni prostor na podro¢ju redkih
bolezni ter izboljsa usklajevanje programov Skupnosti,
nacionalnih in regionalnih programov za raziskave redkih
bolezni;

opredelijo potrebe in prednostne naloge za osnovne,
klini¢ne, translacijske in socialne raziskave na podrodju
redkih bolezni in nacine njihovega pospesevanja, ter
spodbujajo interdisciplinarne kooperativne pristope, ki se
dopolnilno obravnavajo z nacionalnimi programi in
programi Skupnosti;

. olajsujejo sodelovanje nacionalnih raziskovalcev pri razisko-

valnih projektih o redkih boleznih, ki se financirajo na vseh
ustreznih ravneh, tudi na ravni Skupnosti;

. v svoje nacrte ali strategije vkljucijo dolocbe, namenjene

spodbujanju raziskav na podro¢ju redkih bolezni;

skupaj s Komisijo olajsujejo razvoj sodelovanja na podrocju
raziskav s tretjimi drzavami, ki so dejavne pri raziskovanju
redkih bolezni, in splo$neje v zvezi z izmenjavo informacij
in strokovnega znanja.

IV. STROKOVNI CENTRI IN EVROPSKE REFERENCNE MREZE

11.

12.

ZA REDKE BOLEZNI

do konca leta 2013 dolocijo ustrezne strokovne centre po
vsem svojem nacionalnem ozemlju in razmislijo o podpi-
ranju njihove ustanovitve;

spodbujajo udelezbo strokovnih centrov v evropskih refe-
ren¢nih mrezah, pri tem pa spostujejo nacionalne pristoj-
nosti in predpise glede njihove potrditve ali priznanja;
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13. organizirajo poti zdravstvene oskrbe za bolnike z redkimi dostopa do zdravil sirot za bolnike z redkimi bolez-

14.

15.

16.

boleznimi, in sicer z vzpostavitvijo sodelovanja z ustrez-
nimi strokovnjaki ter izmenjavo strokovnih delavcev in
strokovnega znanja v drzavi ali po potrebi iz tujine;

podpirajo uporabo informacijskih in komunikacijskih
tehnologij, kot je telemedicina, kjer je to potrebno za zago-
tovitev dostopa do potrebne posebne zdravstvene oskrbe
na daljavo;

v svoje nalrte ali strategije vkljucijo potrebne pogoje za
raz§irjanje in mobilnost strokovnega znanja in izkuenj,
da bi olajsali zdravljenje bolnikov v njihovem okolju;

strokovne centre spodbujajo, naj se pri obravnavi redkih
bolezni oprejo na multidisciplinaren pristop oskrbe.

V. Zbiranje strokovnega znanja o redkih boleznih na

17.

evropski ravni

zbirajo nacionalno strokovno znanje o redkih boleznih in
podpirajo zdruzZevanje tega strokovnega znanja s sorodnimi
evropskimi organizacijami, da bi podpirali:

(a) izmenjavo najboljsih praks o orodjih za diagnostiko in
zdravstveno oskrbo ter izobrazevanju in socialnem
varstvu na podro¢ju redkih bolezni;

(b) ustrezno poucevanje in usposabljanje za vse zdrav-
stvene delavce, da bi se zaceli zavedati obstoja teh
bolezni in virov, ki so na voljo za njihovo oskrbo;

(c) razvoj zdravniskega usposabljanja na podrogjih, ki
zadevajo diagnostiko in obravnavo redkih bolezni, kot
so. genetika, nevrologija, onkologija, pediatrija;

(d) razvoj evropskih smernic za diagnosti¢ne teste in
preverjanje prebivalstva ob spostovanju nacionalnih
odlocitev in pristojnosti;

() porazdelitev priprave porocil o oceni terapevtske ali
klini¢ne dodane vrednosti zdravil sirot na ravni Skup-
nosti med drzave ¢lanice, ¢e se pridobijo pomembno
strokovno znanje in izku$nje, da se skrajSajo roki

18.

19.

20.

nimi.

VI. KREPITEV VLOGE ORGANIZACI] BOLNIKOV

se posvetujejo z bolniki in predstavniki bolnikov o poli-
tikah s podro¢ja redkih bolezni ter bolnikom olajsajo
dostop do najnovejsih informacij o redkih boleznih;

spodbujajo dejavnosti organizacij bolnikov, kot so ozave-
Scanje, vzpostavljanje zmogljivosti in usposabljanje, izme-
njava informacij in dobrih praks, povezovanje v mreZe,
doseganje zelo izoliranih bolnikov.

VIL. Trajnost

skupaj s Komisijo skusajo z ustreznimi mehanizmi financi-
ranja in sodelovanja zagotoviti dolgoro¢no trajnost infra-
struktur na podroju informiranja, raziskav in zdravstvene
oskrbe za redke bolezni —

POZIVA KOMISJJO, DA:

1.

do konca leta 2013 na podlagi informacij, ki jih predlozijo
drzave clanice, pripravi porocilo za Evropski parlament, Svet,
Evropski ekonomsko-socialni odbor in Odbor regij o izva-
janju tega priporocila, v katerem je treba preuditi u¢inkovi-
tost predlaganih ukrepov in potrebo po nadaljnjem ukre-
panju za izboljSanje Zivljenj bolnikov z redkimi boleznimi
in zivljenj njihovih druzin, da se tako omogo¢i predlozitev
predlogov v zvezi z morebitnim prihodnjim programom
ukrepanja Skupnosti na podro¢ju zdravja;

. Svet redno obves¢a o nadaljnjem spremljanju sporocila

Komisije o redkih boleznih.

V Luksemburgu, 8. junija 2009

Za Svet
Predsednik
Petr SIMERKA




