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Promocja konsultacji spotecznych
w ochronie zdrowia
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Maria Libura
Instytut Studiow
Interdyscyplinarnych nad
chorobami rzadkimi
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Definicja Parlamentu Europejskiego

Choroby rzadkie to takie, ktorych czestos¢

wystepowania nie przekracza progu 5 chorych na
10 000 tysiecy.

Wszystkie te choroby majg charakter powazny,
przewlekty i czesto zagrazajg zyciu.

www.pacjencidecyduja.pl
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,Rzadkos¢” — czym jest?

UE 5,0/10 000
USA 7,0/10 000
Japonia 2,5/10 000

ultrarzadkie: 1:50 000/100 000

Chorob rzadkich jest okoto 8 000.
c. 30 min os6b w UE cierpi na chorobe rzadka
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Choroby rzadkie ,,z zewnatrz”

80% - choroby genetyczne
65% - ciezki przebieg, zagrozenie zycia
50% - uposledzony rozwoj psychomotoryczny

70% - ujawnia sie u dzieci < 2. r.z.

35% - dzieci umierajg w 1. r.Z.
12% - dzieci umierajg pomiedzy 1 a 15 r.z.

www.pacjencidecyduja.pl
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Choroby rzadkie ,,z zewnatrz” cd.

 EU: 6-8% populacji (30 millionéw) cierpi na chorobe
rzadkg

* Dla wiekszosci tych chorob nie ma skutecznego
leczenia

* 60% - istnieje jakas forma terapii, zwykle - leczenie
objawowe

 Wiele z tych chorob nadal pozostaje
niezdiagnozowanych i/lub nieleczonych

Zrédfo: Priority Medicines for Europe and the World — a public health approach to innovation. WHO/EDM, 2004;
background paper 7.5 Orphan diseases

www.pacjencidecyduja.pl
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Rzadkos¢ — raz jeszcze

» 7 perspektywy medycznej — choroby rzadkie
nie sg spojng kategoria.

* Choroby rzadkie zostaty zdefiniowane z
perspektywy pacjenta — jego doswiadczenia
choroby, (braku) diagnozy i (braku) leczenia.

www.pacjencidecyduja.pl
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Choroby rzadkie z perspektywy

pacjentow
* Odyseja diagnostyczna
o 5 (UK) —7 (USA) lat poszukiwania przyczyny
o Srednio 3 btedne diagnozy
o 8 roznych lekarzy probowato zdiagnozowac chorego

e Koszty ekonomiczne
o 53% (rodzin) chorych siega po oszczednosci

o 34% - zwraca sie po pomoc do organizacji
charytatywnych

o 37% - pozycza pienigdze od rodziny/znajomych
zrodto: www.raredeseaseimpact.com

www.pacjencidecyduja.pl
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Choroby rzadkie z perspektywy

pacjentow cd.
e Koszty psychiczne
***Pacjenci
o 86% silny stres/lek
o 65% izolacja spoteczna
o 75% depresja
**Rodzice/opiekunowie
o 84%silny stres/lek
0 69% izolacja spoteczna
o0 72% depresja
o zrodto
zrodfo: www.raredeseaseimpact.com

www.pacjencidecyduja.pl
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Lata 70 - poczatek

Zmiany spoteczne oraz postep

Sytuacja chorych _
nauk biomedycznych

= Postepy w genetyce |
biologii molekularnej

= Postepy w leczeniu
"masowych" choréb

= Brak zainteresowania
y,hietypowymi” chorobami

" Brak diagnozy = Nowe srodki komunikacji
= Brak leczenia i perspektyw interpersonalnej i
na leczenie spotecznej

= Sukcesy idei
rOwnouprawnienia

www.pacjencidecyduja.pl
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Gdy na chorobe nie ma lekarstwa...
ldea "lekow sierocych"
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ldea "lekow sierocych"

* Perspektywa przemystu farmaceutycznego na
poczgtkowym etapie: mate rynki zbytu, duze
ryzyko niepowodzenia

* Organizacje pacjentow rozpoczety dziatania
prowadzgce do minimalizacji ryzyka badan nad
leczeniem chorodb rzadkich

www.pacjencidecyduja.pl
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Minimalizacja ryzyka

* NAZWANIE problemu — choroby
sieroce/choroby rzadkie, leki sieroce

* Rejestry chorych

* Historie naturalne chorob

* Sieci ponadnarodowe

* Zmiana standardow praktyki badan klinicznych

* Regulacje prawne ,wyrownujgce szanse”

www.pacjencidecyduja.pl
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* Negocjacje: organizacje pacjentow — wiadze
publiczne

* Regulacje prawne zachecajgce do badan nad
lekami i rozwojem nowych terapii

* Zmiana perspektywy przemystu:
innowacyjnos¢

www.pacjencidecyduja.pl
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Legislacja w USA: wptyw na badania
nad nowymi terapiami

10 lekow dla
chordb rzadkich

1800 zgtoszono produktéw
leczniczych; 320 uzyskato
B . rejestracje |

1973 1983 1990 2002 2008

B e e B S

Orphan Drug Safe Medical Rare Disease NIH
Act Devices Act Act Undiagnosed
i Disease
ustanawiajacy
Ustawa o NIH Office of Program
lekach :
, Rare Diseases
sierocych (ORD)

www.pacjencidecyduja.pl
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Choroby rzadkie w UE - regulacje

prawne

ZALECENIE RADY z
dnia 8 czerwca 2009 r.

Dyrektywa Parlamentu
Europejskiego i Rady
2011/24/UE

Rozporzadzenie w sprawie dziatan w .

Parlamentu Drugi program dziatan dziedzinie rzadkich z dnia 9 marca 2011 r.

Europejskiego nr w dziedzinie zdrowia choréb W sprawie stosowania

141/2000 w sprawie na lata 2008 - 2013 (2009/C 151/02) praw pacjentow w-

lekow sierocych choroby rzadkie (Narodowych Planéw ) transgraniczne] opiece
2000 jednym z priorytetow 2009 zdrowotnejzo11

2008

1999, , 2,007 Komunikat komisji 200,9 .
Wspdlnotowy Biala Ksigga ,Razem 4, pg Ragy, Decyzja Komisji o
Program dziatania na rzecz zdrowia: Komitetu powotaniu EUCERD
w dziedzinie Strategiczne podejscie Ekonomiczno

Spotecznego oraz
Komitetu Regiondw
na temat: Rzadkie
choroby: wyzwania

dla UE na lata 2008-
2013”

rzadkich chorob w
ramach dziatan w
zakresie zdrowia
publicznego (1999- stojace przed
2003). Europg

www.pacjencidecyduja.pl AZARSK
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Przetom XX/XXI w. - od lekdw sierocych
do badan podstawowych

* Lawinowy przyrost choréb rzadkich

* Trudno wynalezc lek, gdy nie rozumiemy
mechanizmow choroby

* Potrzeba badan podstawowych

www.pacjencidecyduja.pl
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ldea konsorcjow miedzynarodowych

* Perspektywa naukowcow: mate, rozproszone
populacje, ktopotliwe ze wzgledu na standardy
badan klinicznych, awans akademicki i
uzyskiwanie stopni naukowych, watpliwa
"publikowalnosc¢" rezultatow

* Zmiana perspektywy swiata nauki: specjalne
programy grantowe dla badan
wieloosrodkowych, periodyki

www.pacjencidecyduja.pl
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Narodowe strategie dla chorob
rzadkich w UE
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N *
Q& EVRORDL  The Voice of Rare Disease Patients in Europe *

PUBLIC HEALTH

EUCERD

European Union Committee
of Experts on Rare Diseases

European
Commission

orphanet

The portal for rare diseases and orphan drugs
" Inserm ** |

IRDIRC

INTERNATIONAL
RARE DISEASES RESEARCH
CONSORTIUM

National Center ORDR
N I H for Advancing Office of Rare
Translational Sciences Diseases Research

www.pacjencidecyduja.pl




SWISS

':xr‘;F:"": ) ' I "\
NEDIONE
..!‘D E, C]. EGY

RARE DISEASES e
EPIDEMIOLOGY

&) Springer
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Od leczenia do wigczenia spotecznego

* Przewlektos¢ chordb i dtuzsza przezywalnosc
* Zintegrowany system opieki jako priorytet
* Specjalistyczne swiadczenia/ rozwigzania opieki
spotecznej
e Opieka dtugoterminowa
* Opieka krotkoterminowa

www.pacjencidecyduja.pl
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Przejrzystosc¢ jako gwarancja
skutecznosci
* Finansowanie organizacji pacjentow

o Zrddfa i mechanizmy gwarantujace niezalezno$é
o Eurordis

* Relacje z wtadzami publicznymi

* Relacje ze swiatem naukowym

* Problem reprezentatywnosci i solidarnosci

www.pacjencidecyduja.pl
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Whnioski

* Dojrzewanie ruchow spotecznych a ewolucja
celow

* [nstrumenty trwatej zmiany
o Komunikacja spoteczna
O Prawo
o Mechanizmy finansowania

* Przejrzystosc a cele organizacji

www.pacjencidecyduja.pl
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Dziekujemy za uwage.
Zapraszamy ponownie.

PROJEKT WSPOLFINANSOWANY PRZEZ SZWAJCARIE W RAMACH SZWAJCARSKIEGO
PROGRAMU WSPOLPRACY Z NOWYMI KRAJAMI CZLONKOWSKIMI UNII EUROPEJSKIEJ

Fundacja MY PACJENCI
email: info@mypacjenci.org
WwWw.mypacjenci.org

tel.fax +48 22 615 57 10
KRS 0000420212

NIP 9522119578

REGON 146134960

FUNDACUJA
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pacjenci
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