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Bolile rare si sistemele
medicale din Romania si
Europa

« Dr. Irina Herghelegiu,
* Prof. Dr. Maria Puiu,

 Universitatea de Medicina si Farmacie Victor Babes, Timisoara,
Presedinte SRGM, Vicepresedinte ANBRaRo, Presedinte CNBR
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Istoria bolilor rare si a
politicilor europene Tn domeniu




PROGRAMUL DE COOPERARE ELVETIANO-ROMAN
SWISS-ROMANIAN COOPERATION PROGRAMME

Interviu cu Dr. Ségoléne Ayme, director al Orphanet si membru al
comitetului de monitorizare a planului national de Boli Rare

« "Bolile rare necesita un sistem de sanatate
performant dar si raspunsuri si actiuni
specifice"

* Franta este prima tara europeana care a derulat
un plan national pentru BR.

« Justificare: din perspectiva sanatatii publice:
— chiar daca bolile sunt rare, pacientii sunt multi.

— boli importante, invalidante si cu repercusiuni
puternice pentru bolnavi si familiile lor.

* Primul plan a adus progrese in 3 domenii bine
identificate:
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Primul plan francez a adus progrese in 3
domenii bine identificate:

1. Informatia

3. Cercetarea
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Primul plan a adus progrese in 3 domenii
bine identificate:

1. Informatia:

— Lipsa instruirii in universitatile medicale

— Profesionistii din domeniul sanatatii au nevoie de acces la
informatii atunci cand au nevoie de ele.

— Din 1997, Orphanet a devenit sie-ul resursa pentru bolile
rare la nivel global.

— Aceasta este o consecinta directa a planului, prin
finantarea obtinuta.

— Orphanet a dezvoltat o enciclopedie publica
popularizata si un instrument de diagnosticare on-line,
recomandari pentru practica clinica ...



PROGRAMUL DE COOPERARE ELVETIANO-ROMAN
SWISS-ROMANIAN COOPERATION PROGRAMME

Primul plan a adus progrese in 3 domenii
bine identificate:

 prin infiintarea de centre nationale si regionale de
referinta, ceea ce a permis o abordare
multidisciplinara si dezvoltarea unor ghiduri de bune
practici.

« Abordarea franceza este pe termen lung, deoarece
fiecare centru a stabilit obiective de imbunatatire
peste 5 ani.

- Indeplinirea obiectivelor a dus la imbunatatirea
practicilor si a reprezentat un plus real pentru
pacienti.
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Primul plan a adus progrese in 3 domenii
bine identificate:

3. Cercetarea:

~+ Bolile rare prezinta nevoi specifice in acest
@l sens, inclusiv necesitatea colaborarii, in special
la nivel international.

Franta a format astfel de retele si a initiat o
colaborare de finantare intre sapte tari
Importante.

* Nici o tara nu este in masura sa finanteze
cercetarea singura.
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Lipsuri ale Planului national
francez:

Acreditarea centrelor de referinta nu a fost optima pentru ca a fost
bazata pe un sistem de licitatie deschisa, care a dus la un numar
excesiv de centre, suprapuneri si o distributie inegala a
dotarilor (aceste structuri nu toate au aceleasi nevoi).

Ar fi fost mai bine sa avem o abordare mai organizata. Alte fari
care vor sa copie sistemul francez trebuie sa aiba in vedere o
abordare a tuturor bolilor rare.

Epidemiologia si instrumentele de cercetare clinica nu au fost
suficient dezvoltate iar colectarea datelor de referinta nu a fost
realizata conform asteptarilor.
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Asteptarile pentru al doilea plan BR 2010-
2014

« Consolidarea aspectelor care functioneaza,
repararea celor care sunt imperfecte si
dezvoltarea celor care lipsesc.

« Sub aspect epidemiologic s-a planificat un
registru national cu datele minime pentru copii,
utilizat de centrele de referinta. Acest lucru va
permite monitorizarea longitudinala a pacientilor
care au fost evaluati in aceste centre.

 Acesta ar trebui sa imbunatateasca, cunostintele
privind impactul bolilor rare.
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Asteptarile pentru al doilea plan BR 2010-
2014

« Sub aspect epidemiologic s-a planificat un registru national cu
datele minime pentru copii, utilizat de centrele de referinta. Acest
lucru va permite monitorizarea longitudinala a pacientilor care au
fost evaluati in aceste centre.

» Acesta ar trebui sa imbunatateasca, cunostintele privind impactul
bolilor rare.

« Imbunatatirea codurilor utilizate pentru BR. Clasificarea
internationala a bolilor (ICD-10) se dovedeste insuficienta si nu pot
fi utilizate datele MS. Se lucreaza la codurile Orpha.

* Revizuire a ICD-10; editia urmatoare este asteptata in 2017.
» Intensificarea cercetarii, parteneriate public-privat.
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Ruxandra Draghia-Akli, Director DE SANATATE la DG
cercetare, COMISIA EUROPEANA

 «Statele membre ar trebui sa-
si consolideze cooperarea in
domeniul cercetarii-dezvoltarii
BR»
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Belgia

"Sistemul nostru sanatate are nevoie de un check-up! »

managementul BR si a bolilor cronice in general.

Modelul nostru de ingrijire a fost dezvoltat pentru a
gestiona de maniera reactiva, punctuala si izolata,
afectiunile acute de scurta durata. Acest model are nevoie
de un check-up! El trebuie sa efectueze o mutatie si sa se
indrepte spre ingrijirea preventiva, multidisciplinara si
planificata a tuturor bolilor cronice.

Este esential sa se faca tot posibilul pentru a preveni BR,
complicatiile legate de BR si evitarea situatiilor in care acesti
pacienti necesita asistenta medicala inutil de costisitoare
pentru comunitate.




PROGRAMUL DE COOPERARE ELVETIANO-ROMAN
SWISS-ROMANIAN COOPERATION PROGRAMME

Health at a Glance: Europe 2014

Executive summary (available in 23 languages)

http://ec.europa.eu/health/reports/european
/health _glance 2014 en.htm

Raportul prezinta cele mai recente date privind starea de sanatate,
factorii de risc pentru sanatate, precum si accesul la servicii medicale
de calitate in toate statele membre ale UE, in tarile candidate (cu
exceptia Albaniei, din cauza disponibilitatii limitate a datelor) si in
tarile membre ale Asociatiei Europene a Liberului Schimb (AELS).

Alegerea indicatorilor se bazeaza in principal pe Indicatorii europeni
principali privind sanatatea (ECHI), elaborati de Comisia Europeana.
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PROGRAMUL DE COOPERARE ELVETIANO-ROMAN
SWISS-ROMANIAN COOPERATION PROGRAMME

Speranta de viata a continuat sa creasca, insa decalajele persista

« REZUMAT

 Tarile europene au realizat progrese semnificative in
domeniul sanatatii populatiei, insa exista in continuare
mari decalaje in ceea ce priveste starea de sanatate,
atat intre tari, cat si in interiorul acestora.

« Speranta de viata la nastere in statele membre ale
Uniunii Europene a crescut din 1990 cu mai mult de cinci
ani in medie, cu toate ca diferenta dintre tarile cu cea
mai ridicata si cu cea mai scazuta speranta de viata
ramane de aproximativ opt ani.
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Speranta de viata a continuat sa creasca, insa decalajele persista

REZUMAT

 De asemenea, exista in mod constant mari decalaje in interiorul
tarilor intre persoane din diferite grupuri socioeconomice, cu
persoane cu niveluri superioare de educatie si venit care se bucura
de o mai buna sanatate si mai multi ani de viata decat persoanele
mai dezavantajate.

» Aceste diferente sunt legate de numerosi factori, inclusiv unele din
afara sistemelor de sanatate, cum ar fi mediul in care traiesc
oamenii, stilurile de viata si comportamentele individuale, precum si
diferentele in ceea ce priveste accesul la ingrijiri medicale si
calitatea asistentei.
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Cheltuielile pentru sanatate au scazut sau s-au incetinit ca urmare a
crizeli economice

» Aceasta situatie a fost cauzata de reducerile de forta de
munca n domeniul sanatatii si de reducerea salariilor,
reduceri ale taxelor platite catre furnizorii de servicii de
sanatate, preturi mai mici ale produselor farmaceutice, si
mai multi pacienti.

- In timp ce cheltuielile pentru sdnétate au crescut intr-
un ritm moderat Tn 2012 in mai multe tari (inclusiv in
Austria, Germania si Polonia), ele au continuat sa scada
in Grecia, Italia, Portugalia si Spania, precum si in
Republica Ceha si Ungaria.
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Asigurarea medicala universala a protejat accesul
la ingrijiri medicale

* Majoritatea tarilor UE au mentinut o acoperire universala
(sau aproape universala) pentru un set de baza de
servicii de sanatate, cu exceptia Bulgariei, Greciel si
Ciprului, unde o parte semnificativa a populatiei este
neasigurata.

* Cu toate acestea, chiar si in aceste tari, au fost luate
masuri pentru a oferi acoperire pentru persoanele
neasigurate.
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Asigurarea medicala universala a protejat accesul
la ingrijiri medicale

« Asigurarea unui acces real la serviciile de sanatate
necesita numarul, diversitatea si distributia adecvate
de furnizori de ingrijiri medicale.

« Numarul de medici si de asistenti medicali pe cap de
locuitor a continuat sa creasca in aproape toate tarile
europene, desi exista temeri in legatura cu penuria de
anumite categorii de medici, cum ar fi medicii generalisti
in regiunile rurale si in cele indepartate, geneticieni!




PROGRAMUL DE COOPERARE ELVETIANO-ROMAN
SWISS-ROMANIAN COOPERATION PROGRAMME

Asigurarea medicala universala a protejat accesul
la ingrijiri medicale

- In medie, in tarile UE, numarul de medici pe
cap de locuitor a crescut de la 2,9 medici la 1
000 de locuitori in anul 2000 la 3,4 medici in
anul 2012.

* Aceasta crestere a fost deosebit de rapida in
Grecia (in cea mal mare parte Tnainte de criza
economica) si in Regatul Unit (o crestere de 50
% intre 2000 si 2012).
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Asigurarea medicala universala a protejat accesul
la ingrijiri medicale

» In toate tarile, densitatea medicilor este mai mare in
regiunile urbane. Multe tari europene ofera
stimulente financiare pentru a atrage si a pastra
medicii in zone insuficient deservite.

« Perioadele lungi de asteptare pentru serviciile de
sanatate este un aspect de politica important in
multe fari europene. Exista variatii considerabile in
ceea ce priveste timpii de asteptare pentru interventiile
chirurgicale fara caracter de urgenta.
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Concluzie......

* Pe fondul constrangerilor bugetare
severe, provocarea va fl aceea de a
mentine accesul |a servicil
medicale de calitate pentru intreaga
populatie la un cost rezonabil.
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etape de dezvoltare a
planurilor la nivel national
pentru boli rare in UE In
decembrie 2013

B National plans or strategles implemented . Public consultation process
- National plans or strategies adopted | | Drafting group/stakeholder meetings

| Nanls"al suhmmed lo nauonal aulhomles Decislon to elaborate a plan/strat
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etape de
dezvoltare a
planurilor la nivel
national pentru
boli rare in UE in
decembrie 2013
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centre de expertiza la nivel
national in europa si numarul lor
acolo unde exista (decembrie
2013)

CE designated outside of a national RD plan/strategy

CE officially recognised to varying degrees but not designated

CE by reputation only/self-declared

Countries with plans to designate centres within a national RD plan/strategy

I CE designated in the context of a national RD plan/strategy
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numarul de boli rare testate
in laboratoarele fiecarui
stat membru (Orphanet ,
lanuarie 2014)

| = 1000 diseases
500 - 999 diseases

100 - 499 diseases
1 - 99 diseases
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numarul de gene testate in
laboratoarele fiecarui stat
membru in raport cu cele 2362
de gene testate in europa
(Orphanet , ianuarie 2014)

' -2100099095

- 500 - 999 genes
| 100 - 499 genes
|'1-99 genes
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European countries with national research
agencies participating in the E-Rare 2
(ERANET for rare diseases) consortium and
observers (May 2014)
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Number of FP7 rare disease related
projects in which research groups in
European countries have participated

as leading partner (Orphanet data
extraction, February 2014)




PROGRAMUL DE COOPERARE ELVETIANO-ROMAN
SWISS-ROMANIAN COOPERATION PROGRAMME

Number of FP7 rare disease related projects r < 182 1 B A

in which research groups in European I AN T gy 2
countries are partipat_ing partners = ‘-", 151 .Sé \V_,,-.-'*'fGn?*-g' ~ < N %

(Orphanet data extraction, February )55 - B o < 1 &

2014)127 ';;,‘6‘;/' i j: g —‘_—““ 03 .. “’.]\ 5‘_’_~4
L._f’ - ) d Jf‘_"‘f‘ l
& NS . -

J -‘_ -19-'-"“. A A ’6




SWISS-ROMANIAN COOPERATION PROGRAMME

a I PROGRAMUL DE COOPERARE ELVETIANO-ROMAN

Tari din europa si aliantele cu
organizatiile de pacienti si anul
fondator
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Tari participante in
proiectele orphanet

“Orphanet Europe” Joint Action:
n Associated partners
- Collaborating partners

- Other partners
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ETAPE PREMERGATOARE DE REALIZARE
A CADRULUI'INSTITUTIONAL

- Infiintarea CNBR (cu rol consultativ) in structura Ministerului
Sanatatii

» Definirea criteriilor de acreditare si a procedurilor de evaluare pentru
Centrele de Expertiza, de competenta si medicale judetene

« Criteriile stabilite se fac publice
 Centrele intocmesc dosare de candidatura

* Dosarele se transmit catre Ministerul Sanatatii, care face selectia si
autorizarea pe baza criteriilor stabilite
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care sunt obiectivele retelel de
asistenta medicala n bolile
rare?

* Reducerea perioadei de asteptare a diagnosticului

a l PROGRAMUL DE COOPERARE ELVETIANO-ROMAN

- Diagnostic precis si terapie

 Facilitarea orientarii in sistemul de sanatate pentru pacientii cu BR
si persoanele care ii ingrijesc (in special medicul curant)

- Imbunatatirea continua a colaborarii intre actorii implicati n
ingrijirea medicala, inovare, diagnostic, terapie, cercetare clinica
de baza si de translatie spre industria farmaceutica pentru
dezvoltarea de terapii, ingrijire medicala la domiciliu.
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Ordinul MS oct/2014 privind organizarea si
functionarea serviciilor de genetica medicala

« Cunoscut fiind ca bolile genetice, prin frecventa si consecintele asupra
starii de sanatate a populatiei, constituie o problema majora de sanatate
publica, Ministrul Sanatatii emite urmatorul ordin...

Serviciile de Genetica Medicala se organizeaza trei tipuri de unitati:

Centre Regionale de Genetica Medicala (CRGM),
Cabinete de Genetica Medicala (CGM), la nivel judetean
Laboratoare de Genetica Medicala (LGM).
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Comunicat de presa ms

- In 2015, Ministerul Sanatatii intentioneaza reorganizarea Interventiei de
screening neonatal, confirmarea diagnosticului si aplicarea dietei specifice
pentru fenilcetonurie si hipotiroidism congenital din cadrul Programului
national de sanatate a femeii si copilului.

- In 2015, Ministerul Sanatatii intentioneaza reorganizarea Interventiei de
screening neonatal, confirmarea diagnosticului si aplicarea dietei specifice
pentru fenilcetonurie si hipotiroidism congenital din cadrul Programului
national de sanatate a femeii si copilului.
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Ce urmeaza?
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Actualizarea cadrulul
legislativ

e Cadru institutional de abordare a BR la nivel european si
national

« Adoptarea unor planuri nationale pentru BR pana la finalul
anului 2010/2011/2012/2013/2014/2015...

« Statele membre au un angajament comun
— asigurarea accesului universal la asistenta medicala
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Actualizarea cadrulul
legislativ

 Romania: centre care s-au dezvoltat (chiar daca in prezent
nu se numesc centre de expertiza/ excelenta/ referinta).

« Acestea trebuiesc inventariate, sprijinite Tn dezvoltarea lor
pentru desemnarea lor ca centre de expertiza conform
criteriilor europene
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Ce urmeaza......

« Emiterea Ordinului vizand acreditarea CE...
« Competitia pentru acreditarea CE...
* Nominalizarea CE......
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ASIGURAREA FINANTARII
CONTINUE A RETELEI

« Este nevoie sa se asigure o finantare ferma si constanta
a acestor centre de expertiza / competenta/ cabinete
medicale judetene de boli rare astfel incat sa fie eliminate
blocajele in activitate cauzate de lipsa de lichiditati.

 Finantarea se va asigura din diferite surse: plata unor
activitati, programe nationale, activitati de invatamant sau
de expertiza, studii epidemiologice etc.
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Speram sa avem rezultate mai concrete in februarie......

Va multumesc!
D



