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ACTION DE L'UE DANS LE DOMAINE DES MALADIES RARES

Ameéliorer l'acces des patients au diagnostic, aux connaissances et aux soins

FEVRIER 2022

«Des maladies rares mais
des patients nombreux»

Dans 'Union européenne, prés de 36 millions de personnes vivent avec une maladie rare. Il existe
plus de 6 000 maladies rares distinctes dans 'Union, de sorte que si une maladie rare peut ne toucher
gu’une poignée de patients, une autre peut toucher jusqu'a 245 000 personnes.

Environ 80 % des maladies rares sont d’origine génétique et 70 % d’entre elles se déclarent
dés ’enfance. L'action de I'Union dans le domaine des maladies rares vise a améliorer le diagnostic, les
soins et le traitement des patients atteints de ces maladies grace a la mise en commun des ressources
et a la coopération.
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Une coopération et une
coordination européennes
renforcées afin d’améliorer
l’accés aux connaissances, au
diagnostic et au traitement
des maladies rares

Plus de 1 400 centres
spécialisés connectés a
24 réseaux européens
de référence

Une meilleure disponibilité

et un meilleur acces aux
meédicaments pour les
patients de I’Union atteints de
maladies rares

Plus de 200 médicaments
orphelins ont été autorisés et
environ 2 000 médicaments
orphelins ont été désignés

Améliorer la reconnaissance,
la visibilité et la codification

Soutien a la plateforme
européenne d’enregistrement
des maladies rares

Soutien a Orphanet, portail
européen sur les maladies rares
et les médicaments orphelins,
qui développe et maintient le
systeme de codification des
maladies rares (Orphacodes).
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Soutien a la formation, au
développement et a la recherche

Soutien au programme
d’échange de professionnels
des réseaux européens de
référence afin de partager les
connaissances et de stimuler
la collaboration entre les
professionnels de la santé

Programme des lignes
directrices de pratique
clinique des réseaux
européens de référence

Projets de recherche financés
par 'Union européenne

Soutien aux politiques nationales
dans les Etats membres de
I’'Union européenne

Plusieurs actions conjointes
visant a mettre au point des
systémes nationaux d’information
et de données, les plans nationaux
de lutte contre les maladies

rares, ainsi qu’a faire avancer

les travaux sur les cancers rares.

Soutien en matiére de
collaboration internationale

Participation a la classification
internationale des maladies,
sous la direction de I’'OMS



Vers une approche européenne plus forte
en matiere de maladies rares
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Révision de la législation

sur les médicaments pour

le traitement des maladies
rares en 2022

Favoriser le développement de
meédicaments répondant aux besoins
meédicaux non satisfaits et un acces

plus rapide pour tous.

Promouvoir l'utilisation des
mégadonnées sur les maladies
rares a partir de 2022

Mettre en place des registres a l'échelle
européenne pour faciliter la recherche
clinique, améliorer la planification des
soins de santé et les soins aux patients,
en liaison avec l'espace européen des
données de santé
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Renforcement des réseaux
européens de référence
(RER) en 2022-2023

Création de '’Académie
virtuelle des RER en 2022
Premiére évaluation
périodique des RER et de
leurs membres aprés 5 ans
d’existence

Lancement du partenariat

européen Horizon Europe

sur les maladies rares en
2024
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Amélioration et simplification
du financement a partir de
2022

26 millions d’euros de
subventions directes aux RER
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Evaluation de la directive
sur les soins de santé
transfrontaliers d’ici a 2022

Améliorer encore 'accés a des
soins de santé transfrontaliers
sOrs et de qualité dans un
autre Etat membre

Soutien accru aux Etats
membres durant la période
2022-2025

Lancement de 'action commune
sur l'intégration des RER dans les
systéemes de santé nationaux

Le financement au titre du programme «L'UE pour
la santé» continuera de soutenir le développement
et 'amélioration de la plateforme de consultation
numérique des RER, le systéme de gestion clinique

des données des patients. Plus de 2,4 milliards
d’euros ont été alloués pour soutenir des projets
de recherche multinationaux liés aux maladies rares
au titre du septiéme programme-cadre et du
programme Horizon 2020.




