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Milyen munkat végez az Europai
Bizottsag a ritka betegségekkel és
az europai referenciahalozatokkal
kapcsolatban?

Tudta-e?
A ritka betegségekkel kapcsolatos munkaban szamos bizottsagi féigazgatdsag és szolgalat vesz

@ részt, amelyek kdzdsen koordinaljak a munkat és a szakértelmet a ritka betegségekkel kapcsolatos
unids tevékenységek multidiszciplinaris és egylttmUkoddésen alapuld elémozditasa érdekében.

A ritka betegségekkel kapcsolatos uniés munka keretei

. , Az egészségugyi politika, valamint az egészségugyi szolgaltatasok és az orvosi ellatas
megszervezése nemzeti hataskorbe tartozik. A Bizottsag azonban kiegésziti a nemzeti
szakpolitikakat, 0szténdzve a bevalt gyakorlatok cseréjét és a tagallamok kozotti egylittmikodést.

A Bizottsag az alabbiak keretében jar el:

e a Bizottsag kdzleménye a ritka betegségekrél,

e a Tanacs ajanlasa a ritka betegséagek terliletén,

e a hataron atnyuld egészséguagyi ellatasra vonatkozd
iranyelv.

Ezek népegészségligyi szempontbdl hatdrozzak meg a ritka
betegségekkel kapcsolatos, Eurdpai Union belili munka
paramétereit. Ami a kutatdst illeti, az EU régota prioritasként
kezeli a ritka betegségek tamogatasat az egymast kovetd
kutatasi és innovacios keretprogramok révén, az eurdpai
referenciahalézatok szamos projektbe és klinikai vizsgalatba
torténd erételjes bevonasaval.



https://research-and-innovation.ec.europa.eu/research-area/health/rare-diseases_en
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*© kezelésére alkalmazott
gyogyszerek és

orvostechnikai eszkozok

Az EU fellép annak érdekében, hogy javitsa a ritka
betegségek kezelésére alkalmazott biztonsagos

és hatasosabb gyogyszerek és orvostechnikai
eszkozok hozzaférhetdségét. A ritka betegségek
gyogyszerei esetében a Bizottsag fellilvizsgalta

a ritka betegségekre vonatkozo jogszabdlyokat,

és valtoztatdsokat javasolt az elmult 20 évben
azonositott valamennyi kihivas kezelése érdekében.

A valtoztatasok célja, hogy célzott 6sztonzék,
fokozott szabalyozasi tdAmogatas és a ritka
betegségek gydgyszereihez valo egyenlé hozzaférés
javitasa révén elémozditsak a ritka betegségek
gydgyszereinek fejlesztését a nem kelléen lefedett
ritka betegségek esetében.

2024-ben irdnymutatas késziilt a ritka betegségek
gyogyszereinek klinikai értékeléséhez, amely segiti a
gyartokat az orvostechnikai eszkozokrél szolé unids
rendeletben foglalt szabalyozasi kdvetelmények
teljesitésében. Ezen iranymutatas alapjan az Eurdpai
Gydgyszeriigynokség kisérleti programot inditott,
hogy szakeértdi testliletek bevondsaval tamogassa

a ritka betegségek gyogyszereinek fejlesztését és
értékelését.

oo Az adatok elérhetésége és
ahill megosztasa

A kiiszdbon allé eurdpai egészséqgligyi adattér
nemzeti és eurdpai szinten is javitani fogja a betegek
ellatasanak folyamatossagat azaltal, hogy Unio-
szerte lehetdvé teszi az elektronikus egészségligyi
dokumentumokhoz valé biztonsagos hozzaférést

és azok megosztasat. Az eurdpai egészségligyi
adattér tamogatni fogja az adatok masodlagos
felhasznaldsat azaltal, hogy tobb, a ritka
betegségekre vonatkozo adatot bocsat rendelkezésre
kutatds és innovacid céljara. Az adatokhoz valo

jobb hozzaférés varhatdan felgyorsitja a ritka
betegségekben szenvedd paciensek Uj kezeléseinek
és gyogyszereinek fejlesztését.
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A Bizottsdg megerdsiti a 24 eurdpai
referenciahalézat (ERH) munkajat — ezek olyan,
hatdrokon atnyuld halézatok, amelyek 6sszefogjak
az eurdpai szakértdi és referenciakdzpontokat

a ritka, alacsony el6fordulasi gyakorisagu és
osszetett betegségek, valamint a rendkivil specidlis
egészseégugyi ellatast igényld allapotok kezelése
érdekében. Az eurdpai referenciahalézatok az eurdpai
egészségugyi unio kulcsfontossagu elemét képezik

a ritka betegségek teriiletén, mivel dolgoznak a
haldzati koordinacién, a betegnyilvantartasokon, a
képzésen, a klinikai gyakorlati iranymutatasokon és a
kommunikacién a ritka betegségekkel és az eurdpai
referenciahaldzatok tevékenységeivel kapcsolatos
tudatossag novelése érdekében.



https://health.ec.europa.eu/medical-devices-sector/new-regulations/guidance-mdcg-endorsed-documents-and-other-guidance_en
https://health.ec.europa.eu/ehealth-digital-health-and-care/european-health-data-space-regulation-ehds_en
https://health.ec.europa.eu/rare-diseases-and-european-reference-networks_en
https://health.ec.europa.eu/rare-diseases-and-european-reference-networks_en

Hogyan szervezodik az eurdpai referenciahalozat

iranyitasa?
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A tagallamok képvisel8ibél allo testiilet egy
nemzeti képvisel6kbdl allo csoport, amelynek
feladata az eurdpai referenciahalézatok felligyelete.
Munkajuk magaban foglalja a halézatok és a
tagsagi kérelmek jovahagyasat és a haldzatok
megszlintetését, valamint a tagsag elvesztésérdl
valo hatarozathozatalt. A Bizottsag évente kétszer
taldlkozdkat szervez a tagallamok képviseldibdl
allo testiilettel, hogy iranyitsa az eurdpai
referenciahalézatok munkajat, és sziikség esetén
konszenzust érjen el a déntéshozatali elemekkel
kapcsolatban. Az eurdpai referenciahalézatok
szempontjabol relevans konkrét témakban tovabbi
Ulések is szervezhet6k.

Kozos munka

o
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Alapvet6 fontossagu az is, hogy a ritka betegségekkel
kapcsolatos uniés munka kdzéppontjaban a
betegek és csaladtagjaik vélemeénye alljon. A
Bizottsag ezért egyiittmuiikodik a betegképviseleti
szervezetekkel, kiilondsen az EURORDIS-szal, amely
a ritka betegségekben szenved6 betegek tobb mint
1000 szervezetét képviselé nonprofit szovetség. A
betegszervezetek beagyazddnak példaul az eurdpai
referenciahalézatok munkajdba, és az EURORDIS
szamos uniods finanszirozasu projekt, kdztik az
ERDERA és a Screen4Care fontos partnere.

<E> Orphanet

A Bizottsag tamogatja tovabba az Orphanet
kezdeményezést, amely a ritka betegségekkel
kapcsolatos ismeretek dsszegyUijtésére és javitasara
szolgdld digitdlis portdlt kezel a ritka betegségek
diagnosztizalasanak, ellatasanak és kezelésének javitasa
érdekében. Emellett az Orphanet tartja fenn a ritka
betegségek ORPHAcode elnevezés(i ndmenklatirajat,
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A Bizottsag szorosan egyuttmUkddik a halézatokkal
is, aminek keretében évente kétszer talalkozokat
szervez az eurdpai referenciahalézatok
koordinatorainak csoportjaval. Ez a csoport az
egyes europai referenciahaldzatok koordinatorait
tomoriti, és a technikai és szervezési szempontokkal
kapcsolatos, valamennyi halézaton ativeld kozos
kérdésekkel foglalkozik. A koordinatorok emellett -
szakértelmikbdl addddan - arra is felkérést kapnak,
hogy tanacsadast biztositsanak a tagallamoknak és
a Bizottsagnak.

amely vilagszerte lehetévé teszi a ritka betegségek
harmonizalt rendszerezését.

Ukrajna tamogatasa
a ritka betegségek
kezelésében

A Bizottsag kidll Ukrajna mellett, a ritka betegségek
teriiletén is. Ervényben van egy keretrendszer,

amely lehetévé teszi az ukran egészseégiigyi
szolgdltaték szamara, hogy tanacsot kérjenek

az eurdpai referenciahalézatok tagjaitol a ritka

vagy Osszetett betegségben szenvedé ukran
betegekkel kapcsolatban. Ezen tulmenéen az eurdpai
referenciahdlézatok vallaljak az ukran illetékes
hatdsagok és betegellatd osztalyok kapacitasainak
épitését és a bevalt gyakorlatok megosztasat.


https://health.ec.europa.eu/rare-diseases-and-european-reference-networks/european-reference-networks/governance-structure_en
https://health.ec.europa.eu/rare-diseases-and-european-reference-networks/european-reference-networks/governance-structure_en#%3A~%3Atext%3DEach%20ERN%20has%20a%20coordinator%2C%20and%20all%20coordinators%2Ctechnical%20and%20organisational%20aspects%20of%20the%252
https://health.ec.europa.eu/rare-diseases-and-european-reference-networks/european-reference-networks/governance-structure_en#%3A~%3Atext%3DEach%20ERN%20has%20a%20coordinator%2C%20and%20all%20coordinators%2Ctechnical%20and%20organisational%20aspects%20of%20the%252
https://www.eurordis.org/
https://erdera.org/
https://screen4care.eu/
https://www.orpha.net/en/disease/classification




