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| Choroby rzadkie

Jakie dziatania podejmuje Komisja
Europejska w zakresie chordb
rzadkich i europejskich sieci
referencyjnych (ESR)?

Czy wiesz, ze...?
W dziatania w obszarze chordb rzadkich zaangazowanych jest wiele dyrekcji generalnych i stuzb

@ Komisji, ktore wspdlnie koordynuja prace i wiedze specjalistyczna, aby w sposob multidyscyplinarny
i oparty na wspotpracy rozwijac inicjatywy UE w tym obszarze.

Ramy dziatania UE w zakresie choréb rzadkich

. , Polityka zdrowotna oraz organizacja Swiadczenia ustug zdrowotnych i opieki medycznej nalezg
do kompetencji krajowych. Komisja uzupetnia jednak polityki krajowe, zachecajac do wymiany
najlepszych praktyk i wspdétpracy miedzy panstwami cztonkowskimi.

Komisja dziata w ramach nastepujacych
aktow prawnych:

e Komunikat Komisji w sprawie choréb rzadkich

e Zalecenie Rady w dziedzinie rzadkich chordb

e Dyrektywa w sprawie transagranicznej opieki
zdrowotnej.

Dokumenty te wytyczajg parametry dziatan podejmowanych w
catej UE w obszarze chordb rzadkich z punktu widzenia zdrowia
publicznego. Jesli chodzi o badania naukowe, UE od dawna nadaje
priorytet dziataniom na rzecz chordb rzadkich za posrednictwem
kolejnych programdéw ramowych w zakresie badan naukowych i
innowacji, przy silnym zaangazowaniu ESR w szereg projektowi
badan klinicznych.



https://eur-lex.europa.eu/legal-content/PL/TXT/?uri=celex:52008DC0679
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/PL/TXT/?uri=CELEX:32009H0703(02)
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/PL/TXT/?uri=celex:32011L0024
https://eur-lex.europa.eu/legal-content/PL/TXT/?uri=celex:32011L0024
https://research-and-innovation.ec.europa.eu/research-area/health/rare-diseases_en
https://op.europa.eu/en/publication-detail/-/publication/3791ed8f-d780-11ee-b9d9-01aa75ed71a1

Leki sieroce i wyroby
*© medyczne

UE podejmuje dziatania na rzecz poprawy dostepu
do bezpiecznych i skuteczniejszych lekdw sierocych
i wyrobéw medycznych. W odniesieniu do lekdw
sierocych Komisja dokonata przegladu przepiséw
dotyczacych tego rodzaju lekéw i zaproponowata
zmiany, ktére pozwolg sprosta¢ wszystkim
wyzwaniom zidentyfikowanym w ciggu ostatnich 20
lat.

Zmiany te majg na celu propagowanie
opracowywania lekdw sierocych na choroby rzadkie,
w przypadku ktdrych dostep do leczenia jest
niewystarczajacy, poprzez ukierunkowane zachety,
zwiekszone wsparcie regulacyjne i poprawe rownego
dostepu do lekéw sierocych.

W 2024 r. opublikowano wytyczne dotyczace

oceny klinicznej sierocych wyrobdéw medycznych,

aby pomaoc producentom w spetnieniu wymogow
regulacyjnych okreslonych w unijnym rozporzadzeniu
w sprawie wyrobdéw medycznych. Na podstawie

tych wytycznych Europejska Agencja Lekow
uruchomita program pilotazowy, ktéry ma wspierac
opracowywanie i ocene sierocych wyrobdéw
medycznych poprzez zaangazowanie paneli
ekspertow.

oo, Dostepnos¢ danych i
a0l wymiana danych

Przyszta europejska przestrzen danych dotyczacych
zdrowia poprawi ciagtos¢ opieki nad pacjentami

na poziomie krajowym i europejskim, umozliwiajac
bezpieczny dostep do elektronicznej dokumentacji
medycznej i jej wymiane w catej UE. Europejska
przestrzen danych dotyczacych zdrowia bedzie
wspierac¢ wtorne wykorzystywanie danych poprzez
udostepnianie wiekszej ilosci danych na temat
chordb rzadkich na potrzeby badan naukowych i
innowacji. Oczekuje sie, ze lepszy dostep do danych
przyspieszy opracowywanie nowych metod leczenia i
lekdw dla pacjentow cierpigcych na choroby rzadkie.
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os3n  Europejskie sieci

°>iyr referencyjne (ESR)

Komisja wzmacnia dziatanie 24 europejskich sieci
referencyjnych (ESR), ktére sg ponadnarodowymi
zrzeszeniami europejskich klinik specjalizujacych

sie w badaniu i leczeniu choréb i schorzen rzadkich,
mato rozpowszechnionych i ztozonych, ktore
wymagajg wysoce specjalistycznej opieki zdrowotnej.
ESR stanowig kluczowy element Europejskiej Unii
Zdrowotnej w zakresie chordb rzadkich, zajmujac sie
koordynacja sieci, rejestrami pacjentéw, szkoleniami,
wytycznymi dotyczacymi praktyki klinicznej oraz
komunikacjg majacg na celu szerzenie wiedzy na
temat choréb rzadkich i dziatalnosci ESR.



https://health.ec.europa.eu/medical-devices-sector/new-regulations/guidance-mdcg-endorsed-documents-and-other-guidance_en?prefLang=pl
https://health.ec.europa.eu/ehealth-digital-health-and-care/european-health-data-space_pl
https://health.ec.europa.eu/ehealth-digital-health-and-care/european-health-data-space_pl
https://health.ec.europa.eu/rare-diseases-and-european-reference-networks_pl
https://health.ec.europa.eu/rare-diseases-and-european-reference-networks_pl

W jaki sposob organizuje sie zarzadzanie
europejsky siecig referencyjng?

""", Wspétpraca UE z
"« panstwami cztonkowskimi

Zarzad ztozony z panstw cztonkowskich to grupa
przedstawicieli krajowych, ktérej zadaniem jest
nadzorowanie europejskich sieci referencyjnych.
Do zadan Zarzadu nalezy zatwierdzanie sieci i
wnioskdw o cztonkostwo oraz zamykanie sieci, a
takze podejmowanie decyzji o utracie cztonkostwa.
Dwa razy w roku Komisja organizuje spotkania z
Zarzadem ztozonym z panstw cztonkowskich w
celu kierowania pracami ESR i, w razie potrzeby,
osiggniecia konsensusu w sprawie elementéw
zwigzanych z podejmowaniem decyzji. Mozna
organizowac rowniez inne spotkania poswiecone
konkretnym tematom zwigzanym z europejskimi
sieciami referencyjnymi.

Wspdtpraca
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[EP{Q Organizacje pacjentow

Niezwykle wazne jest réwniez, aby gtosy pacjentéw
i ich rodzin pozostawaty w centrum dziatanh UE w
dziedzinie chordb rzadkich. Komisja wspotpracuje
zatem z organizacjami pacjentéw, a w szczegdlnosci
z EURORDIS, organizacjg non-profit zrzeszajaca
ponad 1 000 organizacji pacjentdw cierpiacych

na choroby rzadkie. Organizacje pacjentdw sg

na przyktad wtaczone w prace europejskich sieci
referencyjnych, a EURORDIS jest waznym partnerem
w wielu projektach finansowanych przez UE, takich
jak ERDERA i Screen4Care.

<E> Orphanet

Komisja wspiera réwniez inicjatywe Orphanet, ktéra
zarzadza portalem cyfrowym stuzacym gromadzeniu
i poszerzaniu wiedzy na temat choréb rzadkich w
celu poprawy diagnostyki, opieki i leczenia pacjentow
cierpigcych na choroby rzadkie. Ponadto Orphanet
utrzymuje nomenklature choréb rzadkich zwang

o*Y, Zaangazowanie UE
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Komisja scisle wspotpracuje réwniez z sieciami,
organizujac dwa razy w roku spotkania z

grupa koordynatorow ESR. Grupa ta skupia
koordynatoréw poszczegélnych europejskich sieci
referencyjnych i zajmuje sie kwestiami technicznymi
i organizacyjnymi, ktore dotyczg wszystkich sieci.

Ze wzgledu na swojg wiedze specjalistyczng
koordynatoréw zaprasza sie réwniez, by doradzali
panstwom cztonkowskim i Komisji.

ORPHAcode, ktéra umozliwia zharmonizowang
kodyfikacje choréb rzadkich na catym swiecie.

Wspieranie Ukrainy
w walce z chorobami
rzadkimi

Komisja wspiera Ukraine takze w dziedzinie choréb
rzadkich. Istniejg ramy umozliwiajace ukrainskim
Swiadczeniodawcom wystepowanie do cztonkdéw
europejskich sieci referencyjnych o porady dotyczace
ukrainskich pacjentdw cierpigcych na choroby rzadkie lub
ztozone. Ponadto ESR zajmuijg sie budowaniem zdolnosci
ukrainskich wtasciwych organdw i jednostek opieki
zdrowotnej oraz wymiang najlepszych praktyk z tyki
organami i jednostkami.


https://health.ec.europa.eu/rare-diseases-and-european-reference-networks/european-reference-networks/governance-structure_en?prefLang=pl
https://health.ec.europa.eu/rare-diseases-and-european-reference-networks/european-reference-networks/governance-structure_en?prefLang=pl#%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




