Zeldzame ziekten
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Welke werkzaamheden verricht de
Europese Commissie op het gebied
van zeldzame ziekten en de Europese
referentienetwerken (ERN’s)?

Wist u dat?

Bij de werkzaamheden op het gebied van zeldzame ziekten zijn heel wat directoraten-generaal

@ (DG’s) en diensten van de Commissie betrokken. Samen codrdineren zij de werkzaamheden en
deskundigheid om de EU-activiteiten op het gebied van zeldzame ziekten multidisciplinair en op
basis van samenwerking te bevorderen.

De context van de EU-werkzaamheden op het gebied van zeldzame ziekten

Gezondheidsbeleid en de organisatie en verstrekking van gezondheidsdiensten en medische
&@v zorg is een nationale bevoegdheid. De Commissie zorgt echter voor aanvulling van nationale

beleidsmaatregelen en stimuleert de uitwisseling van beste praktijken en samenwerking tussen de
lidstaten.

De Commissie handelt op grond van:

¢ Mededeling van de Commissie over zeldzame ziekten

e Aanbeveling van de Raad betreffende zeldzame
ziekten

e Richtlijn van de Raad betreffende
grensoverschrijdende gezondheidszorg

Hierin worden de parameters van de werkzaamheden op het
gebied van zeldzame ziekten in de gehele EU bepaald vanuit

een volksgezondheidsperspectief. Wat onderzoek betreft, geeft

de EU al langer voorrang aan steun voor zeldzame ziekten, via
opeenvolgende kaderprogramma’s voor onderzoek en innovatie,
met nauwe betrokkenheid van de ERN’s bij verschillende projecten
en klinische proeven.


https://eur-lex.europa.eu/legal-content/NL/TXT/?uri=celex%3A52008DC0679
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/NL/TXT/?uri=CELEX%3A32009H0703(02)
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/NL/TXT/?uri=CELEX%3A32009H0703(02)
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/NL/TXT/?uri=celex%3A32011L0024
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/NL/TXT/?uri=celex%3A32011L0024
https://research-and-innovation.ec.europa.eu/research-area/health/rare-diseases_en

5 Weesgeneesmiddelen en
*© medische hulpmiddelen

De EU neemt maatregelen om de toegang tot
veilige en doeltreffendere weesgeneesmiddelen

en medische hulpmiddelen te verbeteren. Voor
weesgeneesmiddelen heeft de Commissie de
wetgeving inzake weesgeneesmiddelen herzien en
wijzigingen voorgesteld om alle problemen die de
afgelopen twintig jaar in kaart zijn gebracht, aan te
pakken.

De wijzigingen zijn erop gericht de ontwikkeling

van weesgeneesmiddelen voor zeldzame ziekten
waar onvoldoende aandacht voor is, via gerichte
stimulansen, versterkte ondersteuning op
regelgevingsgebied en een verbetering van de
gelijke toegankelijkheid van weesgeneesmiddelen te
bevorderen.

In 2024 werden de richtsnoeren voor de klinische
evaluatie van medische weeshulpmiddelen
uitgebracht om fabrikanten te helpen om aan

de regelgevingsvereisten van de EU-verordening
betreffende medische hulpmiddelen te voldoen.

Op basis van die richtsnoeren heeft het Europees
Geneesmiddelenbureau een proefprogramma
opgestart om de ontwikkeling en beoordeling van
medische weeshulpmiddelen te ondersteunen door
betrokkenheid van deskundigenpanels.

o Beschikbaarheid en

500l uitwisseling van gegevens
De toekomstige Europese ruimte voor
gezondheidsgegevens zal de continuiteit van

zorg voor patiénten op nationaal en Europees

niveau verbeteren door een veilige toegang tot en
uitwisseling van elektronische gezondheidsgegevens
in de hele EU mogelijk te maken. In de Europese
ruimte voor gezondheidsgegevens zal het secundaire
gebruik van gegevens worden ondersteund doordat
meer gegevens over zeldzame ziekten beschikbaar
zullen worden gesteld voor onderzoek en innovatie.
Dankzij een betere toegang tot gegevens zal

naar verwachting de ontwikkeling van nieuwe
behandelingen en geneesmiddelen voor patiénten van
zeldzame ziekten sneller gaan verlopen.

:.’".\ Europese
o;-‘.;i;.' referentienetwerken
(ERN’s)

De Commissie ondersteunt het werk van de

24 Europese referentienetwerken (ERN’s). Dit

zijn grensoverschrijdende netwerken waarin

als expertise- en referentiecentra aangewezen
Europese ziekenhuizen worden samengebracht om
zeldzame, weinig voorkomende en complexe ziekten
en aandoeningen waarvoor zeer gespecialiseerde
gezondheidszorg vereist is, aan te pakken. De ERN’s
vormen een belangrijk onderdeel van de Europese
gezondheidsunie wat zeldzame ziekten betreft.

Via deze netwerken wordt namelijk gewerkt aan
netwerkcodrdinatie, patiéntenregisters, opleiding

en richtsnoeren voor klinische praktijken en
communicatie om het bewustzijn over zeldzame
ziekten en de werkzaamheden van de ERN’s te
vergroten.



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_nl
https://health.ec.europa.eu/ehealth-digital-health-and-care/european-health-data-space-regulation-ehds_nl
https://health.ec.europa.eu/rare-diseases-and-european-reference-networks_nl

Hoe is het bestuur van de Europese
referentienetwerken georganiseerd?
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2 *. Samenwerking van de EU
“..* met de lidstaten

De bestuursraad van lidstaten is een groep van
nationale vertegenwoordigers die toezicht houdt

op de Europese referentienetwerken. Zij houden

zich onder meer bezig met het goedkeuren van de
netwerken en de aanvragen voor lidmaatschap,

het stopzetten van netwerken en het nemen van
beslissingen over beéindiging van het lidmaatschap.
Tweemaal per jaar organiseert de Commissie
bijeenkomsten met de bestuursraad van lidstaten
om richting te geven aan de werkzaamheden van de
ERN’s en om zo nodig tot een consensus te komen
over besluitvormingsaspecten. Er kunnen ook andere
bijeenkomsten worden georganiseerd over specifieke
onderwerpen met betrekking tot de ERN’s.

Samenwerking
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ﬁ]{% Patiéntenorganisaties

Het is ook van essentieel belang dat de stem van
patiénten en hun familieleden centraal blijft staan
bij de EU-werkzaamheden op het gebied van
zeldzame ziekten. Daartoe werkt de Commissie
samen met patiéntenorganisaties en met name
met EURORDIS, een non-profitalliantie die meer
dan 1 000 patiéntenorganisaties voor mensen
met een zeldzame ziekte vertegenwoordigt.

Zo zijn patiéntenorganisaties geintegreerd

in de werkzaamheden van de Europese
referentienetwerken, en is Eurordis een belangrijke
partner in tal van door de EU gefinancierde projecten,
zoals ERDERA en Screen4Care.

<E> Orphanet

De Commissie verleent ook steun aan Orphanet,
een initiatief dat een digitaal portaal beheert voor
het verzamelen en verbeteren van de kennis over
zeldzame ziekten met het oog op verbetering van
het diagnoseproces, de zorg voor en behandeling
van patiénten met een zeldzame ziekte. Daarnaast

o3}, Betrokkenheid van
%% de EU bij de Europese

°*  referentienetwerken

De Commissie werkt ook nauw samen met de
netwerken via bijeenkomsten die tweemaal per

jaar worden georganiseerd met de groep van
ERN-c6ordinatoren. In deze groep worden de
codrdinatoren van alle ERN’s samengebracht en
worden punten in verband met technische en
organisatorische aspecten behandeld die alle
netwerken gemeen hebben. Gezien de deskundigheid
van de codrdinatoren is hun ook verzocht de
lidstaten en de Commissie te adviseren.

beheert Orphanet de nomenclatuur inzake zeldzame
ziekten, ORPHAcode, waarmee het mogelijk wordt
de classificering van zeldzame ziekten wereldwijd te
harmoniseren.

Oekraine ondersteunen
bij het aanpakken van
zeldzame ziekten

De Commissie staat Oekraine bij, ook op het gebied
van zeldzame ziekten. Er is een kader beschikbaar
dat Oekraiense zorgaanbieders in staat stelt om

bij de leden van de Europese referentienetwerken
advies in te winnen over Oekraiense patiénten met
een zeldzame of complexe ziekte. Daarnaast zetten
de ERN’s zich in voor capaciteitsopbouw en de
uitwisseling van beste praktijken voor Oekraiense
bevoegde autoriteiten en gezondheidszorgeenheden.


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/
https://www.orpha.net/en/disease/classification




