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KOMISE EVROPSKYCH SPOLECENSTVI

V Bruselu dne 11.11.2008
KOM(2008) 726 v konecném znéni

Navrh
DOPORUCENI RADY

o evropské akci v oblasti vzacnych onemocnéni

{SEK(2008)2713}
{SEK(2008)2712}
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Navrh
DOPORUCENI RADY

o evropské akci v oblasti vzacnych onemocnéni

RADA EVROPSKE UNIE,

s ohledem na Smlouvu o zalozeni Evropského spolecenstvi, a zejména na ¢l. 152 odst. 4
druhy pododstavec této smlouvy,

, [ |
s ohledem na navrh Komise',

s ohledem na stanovisko Evropského parlamentu?,

s ohledem na stanovisko Evropského hospodaiského a socialniho vyboru®,

. , . od
s ohledem na stanovisko Vyboru regioni”,

vzhledem k témto davodum:

(1

2

3)

4)

)

Vzacna onemocnéni ohrozuji zdravi evropskych obcant, jelikoZ jde o velmi sloZita
onemocnéni s nizkou prevalenci, kterda ohrozuji zivot nebo jsou chronicky
invalidizujici.

Na obdobi od 1. ledna 1999 do 31. prosince 2003° byl piijat akéni program
Spolecenstvi pro vzacna onemocnéni véetné onemocnéni genetickych. Tento program

stanovil, Ze postihne-li onemocnéni ne vice nez 5 z 10 000 osob v Evropské unii, jde o
onemocnéni vzacné.

Podle natizeni Evropského parlamentu a Rady (ES) €. 141/2000 ze dne 16. prosince
1999 o 1éc¢ivych ptipravceich pro vzacna onemocnéni se piipravek stanovi jako ,,1éCivy
ptipravek pro vzacna onemocnéni®, jestlize je uren pro diagnostiku, prevenci nebo
1é¢bu zivot ohrozujiciho nebo chronicky invalidizujiciho onemocnéni postihujiciho v
okamziku podani zadosti ne vice nez 5 z 10 000 osob ve Spolecenstvi.

Podle odhadii dnes existuje 5000 az 8 000 riznych vzacnych onemocnéni a tato
onemocnéni postihuji v pribéhu Zivota 6 % az 8 % obyvatelstva. Jinymi slovy 27 az
36 miliont obyvatel Evropské unie. VétSina znich trpi méné obvyklymi
onemocnénimi, ktera postihuji jednu osobu ze 100 000 nebo mén¢.

Vzhledem k nizké prevalenci a zvlastnosti vzacnych onemocnéni je tieba zaujmout k
nim globalni pfistup, jenz by byl zaloZzen na obzvlastnim a spole¢ném usili o
piredchézeni vysoké nemocnosti nebo odvratitelné predCasné tmrtnosti a o zvySeni
kvality zivota postizenych osob a jejich socidlné-ekonomickych moznosti.

[ N N S

UF. vést.
Ut. vest. C ...
Ut.vest. C[...], [...],s. [...].
Ut.vést. C[...1, [...], s. [...].

Rozhodnuti Evropského parlamentu a Rady ¢. 1295/1999/ES ze dne 29. dubna 1999, kterym se piijima
akéni program Spolecenstvi pro vzacna onemocnéni v rdmci opatfeni v oblasti vefejného zdravi (1999—
2003).
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Vzéacna onemocnéni byla jednou z priorit Sestého ramcového programu Spolecenstvi
pro vyzkum, technologicky rozvoj a demonstrace (2002—-2006) a jsou i nadale jednou
z akénich priorit nového sedmého rdmcového programu pro vyzkum, technologicky
rozvoj a demonstrace (2007-2013)°, jelikoZ je nutné, aby se na vyvoji novych
diagnostickych metod a zptsobu 1écby vzacnych onemocnéni, jakoz i na provadéni
epidemiologického vyzkumu téchto onemocnéni podilelo vice zemi, a zvysil se tak
pocet pacientli pro jednotlivé studie.

V bilé knize ,,Spolecné pro zdravi: strategicky pfistup pro EU na obdobi 2008-2013
ze dne 23. fijna 2007, ktera rozviji zdravotni strategii EU’, Komise oznaila vzacna
onemocnéni za akéni prioritu.

Aby se zlepsila koordinace a soudrznost celostatnich, regiondlnich a mistnich iniciativ,
které se zabyvaji vzdcnymi onemocnénimi, méla by byt vSechna souvisejici
vnitrostatni opatfeni v oblasti vzacnych onemocnéni zaclenéna do narodnich plana pro
vzacna onemocnéni.

Podle databaze Orphanet ma pouze 250 z 5 863 znamych vzacnych onemocnéni, ktera
1ze klinicky identifikovat, kod ve stavajici Mezinarodni klasifikaci nemoci (10. verze).
Je tfeba, aby byla vSechna vzacna onemocnéni vhodn¢ klasifikovana a kodifikovana,
a ziskala tak potiebnou viditelnost a uznani ve vnitrostatnich zdravotnich systémech.

Svétova zdravotnicka organizace (dale jen ,,WHO*) zah4jila v roce 2007 proces revize
desaté verze Mezinarodni klasifikace nemoci, aby bylo mozné piijmout béhem
Svétového zdravotnického shromédzdéni v roce 2014 novou, jedenactou verzi této
klasifikace. WHO jmenovala pracovni tym Evropské unie pro vzacnd onemocnéni
jako tematickou poradni skupinu pro vzacna onemocnéni, aby poskytovanim navrha
na kodifikaci a klasifikaci vzacnych onemocnéni ptispéla k tomuto procesu revize.

Uplatiiovani jednotné identifikace vzacnych onemocnéni ve vSech €lenskych statech
by vyrazné posililo pfinos Evropské unie v této tematické poradni skupiné a usnadnilo
by spolupraci v oblasti vzacnych onemocnéni na tirovni Spolecenstvi.

V cervenci 2004 byla zfizena skupina na vysoké trovni pro zdravotnické sluzby
a lékaiskou péci ®, ve které se sesli odbornici ze viech ¢lenskych stati, aby se zabyvali
praktickymi aspekty spoluprace mezi vnitrostatnimi zdravotnimi systémy v EU. Jedna
z pracovnich skupin této skupiny na vysoké urovni se soustfedi na evropské referencni
sit& pro vzacna onemocnéni’. Byly stanoveny ur¢ité zasady, véetné zasad tykajicich se
ulohy uvedenych siti pfi boji proti vzicnym onemocnénim, a urcita kritéria, kterd by
mely takovéto sité¢ splitovat. Evropské referen¢ni sité by rovnéz mély slouzit jako
vyzkumnd a znalostni centra, v nichz by byli 1éCeni pacienti z jinych ¢lenskych statl,
a v pripadé potieby zajistit, aby byla k dispozici zafizeni pro naslednou 1écbu.

Evropské referencni sit¢ maji z hlediska vzacnych onemocnéni obzvlasté vysokou
piidanou hodnotu na urovni SpoleCenstvi, jelikoz vyskyt takovychto onemocnéni je
ojedin€ly, zcehoz vyplyvd jednak omezeny pocet pacientl, jednak nedostatek
odbornych znalosti v ramci jediné zemé. Shromazd’ovani odbornych znalosti na

http://eur-lex.europa.eu/LexUriServ/LexUriServ.do?uri=0J:L:2006:412:0001:0041:CS:PDF

Viz http://ec.europa.eu/health/ph_overview/strategy/health_strategy en.htm

V reakci na proces tivah na vysoké urovni piijala Komise sdéleni o mobilité pacientl a vyvoji zdravotni
péce v EU — KOM(2004) 301, 20. 4. 2004 — a vytvofila mechanismus pro rozvoj ¢innosti stanovenych
ve sdéleni.

http://ec.europa.eu/health/ph_threats/non_com/rare 8 en.htm
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evropské Urovni ma proto prvorady vyznam, ma-li byt pacientim se vzacnym
onemocnénim zajistén rovny pristup k vysoce kvalitni péci.

V prosinci 2006 ptedlozila skupina odbornikli z pracovniho tymu Evropské unie pro
vzacnd onemocnéni skupiné na vysoké urovni pro zdravotnické sluzby a Iékatskou
péci zpravu s nazvem ,,Contribution to policy shaping: For a European collaboration
on health services and medical care in the field of rare diseases* (Pfinos k tvorb¢
politiky: za evropskou spolupraci v ramci zdravotnickych sluzeb a Iékaiské péce v
oblasti vzacnych onemocnéni)'®. V této zpravé skupiny odbornikii se mimo jiné
zdiraziiyje, jak je dilezité, aby byla na celostatni a regionalni Grovni urcena odborna
centra a vymezeny ulohy, které by tato centra méla plnit. Nékterd opatieni, k jejichz
ptijeti zprava vyzyva, jsou zahrnuta do tohoto doporuceni.

Ukézalo se, ze spoluprace a sdileni poznatkii mezi narodnimi a regionalnimi
odbornymi centry je nejucinnéj§im pristupem k boji proti vzacnym onemocnénim v
Evropé.

Narodni a regionalni odborna centra by méla k péc¢i zaujmout viceoborovy pfistup,
vnémz by se sloucila zdravotni a socidlni hlediska, aby bylo mozné zabyvat se
slozitymi a riiznorodymi stavy vyplyvajicimi ze vzacnych onemocnéni.

Zvlastni znaky vzacnych onemocnéni — omezeny pocet pacientii a nedostatek
patfinych poznatkli a odbornych znalosti — z nich ¢ini jedine¢nou oblast s velmi
vysokou piidanou hodnotou akce na urovni Spolecenstvi. Této piidané hodnoty lze
dosdhnout zejména shromazdénim vnitrostatnich odbornych znalosti o vzéacnych
onemocnénich, které jsou rozptyleny ve ¢lenskych statech.

Je nanejvys dulezité zajistit, aby se ¢lenské staty aktivné podilely na tvorbé nékterych
spolecnych nastroju, které jsou uvedeny ve sdéleni Komise o vzacnych onemocnénich,
zejména evropskych referencnich stanovisek k diagnostickym metoddm a Iékarské
péci a evropskych obecnych zasad pro populacni screening. Totéz by mélo platit pro
zpravy o posouzeni pfidané terapeutické hodnoty lécivych piipravkd pro vzacna
onemocnéni, coz by mohlo pfispét k urychleni vyjednavani o cendch na vnitrostatni
urovni, a tudiz i ke zkraceni prostojii, které pacientim se vzacnym onemocnénim
ztézuji ptistup k 1é¢ivym piipravkiim pro vzacna onemocnéni.

WHO oznacila posileni postaveni pacienti za ,zadkladni ptfedpoklad zdravi*
a podpotila ,,proaktivni partnerstvi a strategii péce pacientii o sebe sama s cilem zlepsit
vysledky v oblasti zdravi a kvalitu Zivota osob s chronickym onemocnénim“''.
V tomto smyslu ma velky vyznam uloha skupin pacientti, a to jak z hlediska pfimé
podpory osob s onemocnénim, tak z hlediska kolektivni prace, kterou tyto skupiny
vykonavaji, aby zlepSily podminky jak pro celou komunitu pacientii s vzacnym
onemocnénim, tak pro dalsi generace.

Pacienti a jejich zastupci by se proto meéli ucastnit vSech fazi tvorby
politiky a rozhodovacich procest. Jejich ¢innosti by mély byt v kazdém ¢lenském staté
aktivné prosazovany a podporovany, a to 1 finan¢né¢.

K rozvoji vyzkumnych infrastruktur a infrastruktur zdravotnickych sluzeb v oblasti
vzacnych onemocnéni jsou tfeba dlouhodobé projekty, a tudiz 1 odpovidajici finan¢ni
usili, aby se =zarucila jejich dlouhodoba udrzitelnost. Toto usili by zejména

http://ec.europa.eu/health/ph_threats/non_com/docs/contribution_policy.pdf
http://www.euro.who.int/Document/E88086.pdf
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1.

maximalizovalo sou¢innost s projekty v ramci zdravotniho programu Spolecenstvi
(2008-2013), sedmého ramcového programu pro vyzkum, technologicky rozvoj a
demonstrace (2007-2013) a navazujicich programt,

DOPORUCUIJE CLENSKYM STATUM, ABY:

Zavedly narodni plany pro vzacna onemocnéni, aby méli pacienti se vzacnymi
onemocnénimi univerzalni pfistup k vysoce kvalitni péci, vcetné¢ diagnostiky,
zpusobu 1éCby a l1éCivych ptipravki pro vzacna onemocnéni na celém svém uzemi na
zakladé rovného zachazeni a solidarity v celé¢ EU, a zejména aby:

1)

2)

3)

4)

S)

do konce roku 2011 vypracovaly a pfijaly ucelenou a integrovanou strategii,
ktera by prostfednictvim narodniho planu pro vzacna onemocnéni usmérniovala
vSechny pfislusné akce v oblasti vzacnych onemocnéni a formovala jejich
strukturu;

podnikly kroky k zaru€eni toho, aby byly do jejich narodniho planu zaclenény
vSechny soucasné i budouci iniciativy na regiondlni a celostatni Grovni;

v ramci narodniho planu pro vzacnd onemocnéni urcily omezeny pocet
prioritnich akei s konkrétnimi cili, jednoznaénymi lhitami, fidicimi strukturami
a pravidelnymi zpravami;

podporovaly vypracovani obecnych zasad a doporuceni, na jejichz zaklad¢ by
piislusné organy na narodni Grovni v ramci probihajiciho Evropského projektu
pro rozvoj narodnich plant pro vzacnd onemocnéni (EUROPLAN), jenz byl
zvolen pro financovéani v obdobi let 2007-2010 v rdmci programu veiejného
zdravi, ptipravily vnitrostatni akci v oblasti vzacnych onemocnéni;

zahrnuly do narodnich planii ustanoveni, jez by vSem pacientim na jejich
uzemi, ktefi jsou postizeni vzacnym onemocnénim, zajistila rovny piistup k
vysoce kvalitni péci, véetn¢ diagnostickych metod, zptisobt 1écby a 1écivych
pripravkil, aby byl zajistén rovny piistup ke kvalitni péci na zaklad¢ rovného
zachdzeni a solidarity v celé Evropské unii.

Adekvatni definice, kodifikace a soupis vzacnych onemocnéni

1)

2)

3)

4)

zavedly v Evropské unii jednotnou definici vzicnych onemocnéni jako
onemocnéni, ktera postihuji ne vice nez 5 z 10 000 osob;

zaruCily, Ze jsou vzicna onemocnéni ve vsech zdravotnich informacnich
systétmech opatfena odpovidajicim kodem a Ze je lze zpétné sledovat, a
ptispély tak k odpovidajicimu uznani onemocnéni ve vnitrostatnich systémech
zdravotni péCe a systémech thrad;

aktivné pfispivaly k vytvoteni dynamického soupisu vzacnych onemocnéni v
Evropské unii, o némz se zminuje sdélenti;

na celostatni nebo regionalni tirovni podporovaly informacni sité, registry a
databaze pro jednotliva onemocnéni.

Vyzkum vzacnych onemocnéni

1)

2)

vymezily probihajici vyzkumné projekty a stavajici zdroje na vyzkum, aby
bylo mozné urcit soucasny stav vyvoje v oblasti vzacnych onemocnéni;

upfesnily potieby a priority zékladniho, klinického a transla¢niho vyzkumu v
oblasti vzacnych onemocnéni a také priority vyzkumu socialniho;
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6.

3)

4)

podporovaly ucast vnitrostatnich vyzkumnych pracovnikli a laboratofi ve
vyzkumnych projektech tykajicich se vzacnych onemocnéni, které jsou
financovany na trovni Spolecenstvi;

zahrnuly do narodniho planu pro vzacna onemocnéni ustanoveni, kterd podpofi
vyzkum v oblasti vzacnych onemocnéni, vcetné¢ vyzkumu zaméfené¢ho na
vetejné zdravi a socialniho vyzkumu, a to zejména s cilem vyvinout nastroje,
napf. prufezové infrastruktury a projekty tykajici se konkrétnich onemocnéni.

Odborna centra a evropské referencni sité€ pro vzdcna onemocnéni

1)

2)

3)

4)

S)

do konce roku 2011 urc¢ily narodni nebo regiondlni odborna centra na celém
svém Uzemi a podpotily vznik odbornych center v mistech, kde dosud ziizena
nebyla, a to predevsim tim, Ze do narodniho planu pro vzacnd onemocnéni
zacCleni ustanoveni o vytvotfeni narodnich nebo regionalnich odbornych center;

podporovaly ucast narodnich nebo regiondlnich odbornych center v evropskych
referencnich sitich a poskytly odpovidajici dlouhodobé financovani z vetejnych
zdrojti, aby se zarucila jejich udrzitelnost, atudiz také nepretrzitd péce o
pacienty;

zavedly postupy pro pacienty vramci zdravotni péfe, a to navazanim
spoluprace se vSemi prislusSnymi odborniky z dané zemé nebo v ptipade
potieby ze zahranici; je-li to nezbytné pro zajisténi univerzéalniho pfistupu ke
zvlastni  zdravotni péci, mély by prostfednictvim informacnich a
komunikacnich technologii podporovat pteshrani¢ni zdravotni péci, vcetné
mobility pacientli, zdravotnickych pracovnikii a poskytovatelli a poskytovani
sluzeb;

zajistily, aby u slozitych a rtiznorodych stavii jako jsou vzacna onemocnéni,
uplatiiovala ndrodni nebo regiondlni odbornd centra viceoborovy piistup
k péci; a podporovaly slouceni 1ékarské a socialni roviny v centrech;

zaru€ily, aby narodni nebo regionalni odbornd centra dodrzovala standardy
vymezené Vv evropskych referencnich sitich pro vzacnd onemocnéni
s patficnym pfihlédnutim k potfebam a ocekdvanim pacienti a odbornych
pracovnikd.

Shromazd’ovéani odbornych znalosti o vzacnych onemocnénich na evropské tirovni

1)

zajistily mechanismy pro shromazd’ovéani vnitrostatnich odbornych znalosti
tykajicich se vzacnych onemocnéni a spojily je se znalostmi svych evropskych
protéjsku, a podpofily tak rozvoj:

a)  spolecnych protokoli a doporuceni, napi. evropskych referencnich
stanovisek k diagnostickym metodam, Iékaiské péci, vzdélavani
a socidlni péci;

b)  evropskych obecnych zasad pro popula¢ni screening a diagnostické testy;

c) sdileni zprav ¢lenskych statlh o posouzeni, které se zabyvaji ptfidanou
terapeutickou hodnotou 1écivych piipravkil pro vzacna onemocnéni na
urovni EU s cilem co nejvice zkratit prostoje, které pacientim se
vzacnym onemocnénim ztézuji piistup k 1é¢ivym piipravkiim pro vzacna
onemocneénti.

Posileni postaveni organizaci pacientti
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1)

2)

3)

prijaly opatfeni, jimiz by zarulily, ze jsou s pacienty a jejich zéastupci fadné
konzultovany vSechny faze tvorby politiky a rozhodovacich procest v oblasti
vzacnych onemocnéni, vcetn¢ zfizovani a fizeni odbornych center
a evropskych referencnich siti a ptipravy ndrodnich plant;

podporovaly c¢innosti organizaci pacientll, napf. zvySovani informovanosti,
budovani kapacit a odbornou pfipravu, vyménu informaci a osvédcenych
postupd, tvorbu siti, navazovani kontaktd s vysoce izolovanymi pacienty;

zaClenily do néarodnich pland pro vzadcna onemocnéni ustanoveni o podpofie
organizaci pacientli a konzultacich s témito organizacemi podle odstavct 1) a
2).

Udrzitelnost

1))

2)

3)

prostfednictvim vhodnych mechanismli financovani zajistily dlouhodobou
udrzitelnost vyzkumnych infrastruktur, napt. biobank, databazi a registrd,
a infrastruktur zdravotni péce, napi. odbornych center a evropskych
referencnich siti pro vzacna onemocnéni;

se spolecné s ostatnimi cClenskymi stity zabyvaly potiebou udrzitelnosti
celoevropskych vyzkumnych infrastruktur, které jsou spolecné pro vSechny
Clenské staty a také pro co nejvyssi pocet vzacnych onemocnéni;

do narodniho planu pro vzacnd onemocnéni zaclenily ustanoveni o nutnosti
fesit otazku financni udrzitelnosti ¢innosti v oblasti vzacnych onemocnéni.

VYZYVA KOMISI, ABY:

1.

Nejpozdéji do konce patého roku ode dne pfijeti tohoto doporuceni vypracovala na

zaklad¢ informaci poskytnutych Cclenskymi stity zprdvu o provadéni tohoto
doporuceni, ur¢enou Radé, Evropskému parlamentu, Evropskému hospodarskému
a socidlnimu vyboru a Vyboru regiond, v které zvazi, do jaké miry jsou navrhovana
opatfeni U€innd a zda je nutné provést dalsi opatient;

pravideln¢ informovala Radu o opatienich, kterd navazuji na sdéleni Komise o

vzacnych onemocnéni.
V Bruselu dne [...].

Za Radu
predseda/predsedkyné
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