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Kovetkeztetések és ajanlasok

2009-ben az Europai Gazdasagi és Szocialis Bizottsag (EGSZB) elfogadta a Javaslat tandcsi
ajanlasra a ritka betegsegek teriiletén megvalositando europai fellépésrol cimii, SOC/330. sz.
véleményt, amelyben timogatasat fejezte ki, valamint aggodalmait és javaslatait vazolta fel a
ritka betegségekkel é16 emberek sziikségleteinek tudatositdsa érdekébent. Az EGSZB rendkiviil
sajnalja, hogy tobb mint tiz évvel a vélemény elfogadasa utdn meg kell ismételnie egy olyan
atfogd europai megkdzelitésre vonatkozd felhivasat, amely figyelembe veszi a ritka
betegségekben szenvedok valamennyi sziikségletét, €s europai megoldasokat szorgalmaz a ritka
betegségek mindennapi, csaladi és szakmai életre gyakorolt hatdsdnak enyhitésére.

Az EGSZB ismét hatarozottan leszogezi, hogy tamogatja a ritka betegségekben szenvedd
betegeket, csaladjaikat és a ritka betegségben szenveddk kozosségét, tovabba szolidaris velik.
Az Eurdpai Unid (EU) élen jarhatna az Unid-szerte mindenki szdmara biztositott egészségligyi
ellatashoz vald jog terén, és megmutathatna, hogy egy betegség ritkasaga nem jelenti azt, hogy
egyediil kell megkiizdeni a problémakkal. A ritka betegségek gyorsabb diagnosztizalasahoz és
kezeléséhez sziikkség van az alapkutatas, illetve a FAIR elv (megtalalhatd, hozzaférheto,
interoperabilis és ujrafelhasznalhatd adatok) alapjan létrehozott eurdpai egészségiigyi adattér
(EHDS) tamogatasara. Az EGSZB azt tanacsolja, hogy ismerjék el és atfogéan népszeriisitsék
az Orphanet szakértelmét, igy erésitve meg az eurdpai egészségiigyiadat-6koszisztémat a ritka
betegségekben szenveddk szolgalataban. A ritka betegségekben szenvedd betegek és az
egészségiigyl szakemberek szdmara komoly hozzaadott értéket jelentene, ha az Orphanet
weboldala valamennyi unids nyelven elérhetdvé valna.

Az EGSZB megerdsiti a ritka betegségek unios gyakorisagara, a ritka betegségekben szenveddk
betegutjanak hasonldsagaira és a szocialis védelemmel kapcsolatos kihivasokra vonatkozo
megallapitasokat a betegségek heterogenitasa, illetve nagy szama, valamint a betegek és a
szakértelem terén tapasztalhato jelentds szoras ellenére.

Az EGSZB iidvozli a szocialis jogok eurdpai pillére altal javasolt, az egészségligyi ellatashoz
vald jog elvét, az ENSZ hatarozatat, valamint azt, hogy az Eurdpai Unid jovojérdl szolo
konferencia (COFEU) és az EU Tanacsanak 2022. évi francia elnoksége figyelmet fordit a ritka
betegségekre annak érdekében, hogy az ilyen betegségekben szenvedd betegek helyzete ne
romoljon az egészségiigyi egyenldtlenségek miatt. Az EGSZB kiemeli, hogy milyen fontos egy
ambicidozus europai ellatasi stratégia a ritka betegségben szenvedd betegek informalis
gondozdinak szempontjabol.

Az EGSZB azt ajanlja, hogy ragadjuk meg a politikai lendiiletet, és épitsiink az intézmények és
a civil tarsadalom ajanlasaira abbol a célbol, hogy a ritka betegségekre vonatkozo atfogd
eurdpai cselekvési tervet dolgozzunk ki, amely 2030-ig elérhetd6 SMART-célokat fogalmaz meg
annak érdekében, hogy az EU-ban minden ritka betegségben szenvedd beteg egyenld esélyekkel
rendelkezzen a diagnoézis, a kezelés és az integralt ellatas holisztikus perspektivaja tekintetében.
Azt a célt kell kitlizni, hogy a betegek egy éven beliil megkapjak a diagnozist ritka
betegségiikrol.

HL C 218., 2011. 09. 11., 91. o.
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Az EGSZB javasolja az Egészségiigyi Sziikséghelyzet-felkésziiltségi és -reagalasi Hatdsag
(HERA) megbizatasanak kiterjesztését vagy annak modellként valo felhaszndlasat a nem fert6z6
betegségekkel foglalkoz6 olyan 1j eurdpai hatosag létrehozasa sordn, amely eldsegitené a ritka
betegségekkel kapcsolatos koordinaciot €s szolidaritast a ritka betegségekre vonatkozo eurdpai
cselekvési terv végrehajtasanak Osszehangolasa érdekében, és hogy eurdpai megkdzelitést
biztositsunk a nem fert6zé ritka betegségekkel kapcsolatban. Mind a betegek, mind a
szakemberek szamara garantalnd a sziikséges informacidkhoz vald hozzaférést, ha szinergikus
egylittmiikodés jonne létre az Orphanettel, amely strukturalis unids tamogatast élvezne, hogy
munkait valamennyi hivatalos unids nyelven kozzétehesse.

Az EGSZB a tagallamok civil tarsadalmanak szocséve a nyilvanossaggal folytatott politikai
parbeszéd fokozasa érdekében, és strukturalis, allandd egyiittmiikddés révén tamogatja az
europai intézményeket azzal a céllal, hogy teljeskdriien tamogatott szakpolitikak keriiljenek
kialakitasra. Az EGSZB azt ajanlja, hogy a kovetkezd, 2023-2024-es spanyol-belga—magyar
elndkségi trid tartsa napirenden a ritka betegségekkel kapcsolatos politikat, szem el6tt tartva az
eurdpai referenciahalozatok (ERH-k) 2022-es értékelését, valamint az Eurdpai Bizottsag
¢s a ritka betegségeket a népegészségligyi politika részévé teszi az Europai Bizottsag jovobeli
hivatali idejére. Az érdekelt felek és a szocidlis partnerek bevondsa kulcsfontossagi egy
ambiciozus stratégia kidolgozasa soran.

Az EGSZB olyan kezdeményezések kidolgozésat kéri, mint pl. egy, a ritka betegségekben
szenvedd betegek Onrendelkezésének biztositasarol és a ritka betegségekkel kapcsolatos
szakpolitikaban és ajanlasokban val6 részvételiik 6sztonzésérdl szolo allasfoglalas, 6sszhangban
a fogyatékossaggal €16 személyek jogairdl szolo egyezmény (UNCRPD) 4. cikkével. A
betegszervezetek mint tapasztalatforrasok a betegek képviseldjeként és hangjaként fontos
szerepet jatszhatnak; médiaszereplésiiket és a szakpolitikai ajanlasokban valod részvételiiket

garantalni €s timogatni kell?.

Az EGSZB kéri annak elismerését, hogy fontos a ritka betegségeknek a perinatalis vagy
ujsziilottkori  szlir6vizsgalatok sordn, illetve az egészségiligyi vagy fejlodési problémak
megjelenése utdn a lehetd leghamarabb torténd diagnosztizaldsa, a multidiszciplinaris
egészségiigyi ellatas elonyeinek és a betegek sziikségleteivel és a betegutakkal kapcsolatos
holisztikus szemlélet — amelyek kapcsan elényos lehet az integralt orvosi €s szocialis ellatas és a
kozpontositott ellataskoordinacio —, és mindenekelott az ellatas pénziigyi hozzaférhetdségének
optimalizalésa.

Az EGSZB szerint a minéségi egészségiigyi szolgaltatasok soha nem lehetnek azok kivaltsagai,
akik barmilyen okbol kifolyolag jobb hozzaféréssel rendelkeznek az adott nemzeti egészségligyi
szolgaltatashoz, meg tudjak fizetni a legmagasabb biztositasi dijakat, megengedhetik maguknak
az Oner6bdl valod kifizetést vagy a legjovedelmez6bb gyiijtékampanyokat tudjak lefolytatni.
Nem lehet alabecsiilni a szolidaritason alapul6 olyan egészségbiztositasi rendszerek fontossagat,
amelyek védik a ritka betegségekben szenvedo betegeket. Az EGSZB 6rommel fogadna az arrél
szolo vitat, hogy a szolidaritdson alapuld eurdpai kolcsonds egészségbiztositasi pénztarak

Az ENSZ Emberi Jogi Hivatala (2006), A fogyatékossaggal é16 személyek jogair6l sz6l6 egyezmény.
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szamara milyen elonyokkel és kihivasokkal jar a ritka betegségekben szenvedd betegek
innovativ kezelésének fedezése.

Az EGSZB elismeri, hogy a ritka betegségekben szenvedd eurdpai betegek szamara nagyon
fontos, hogy hataron atnyuldan is hozzaférhessenek diagnosztikai vizsgalatokhoz és ellatashoz.
A kezelésre vald eljutds és a megterheld utazdsok elkeriilése a telemedicina segitségével
javithatja a ritka — kiilonosen a nagyon ritka — betegségekben szenvedd betegek ellatdshoz valo
hozzaférését. Az EGSZB kéri, hogy optimalizaljak az ERH-k mikddését, és kéri, hogy
integraljak ezeket az EU egészébe és a tagallamok egészségiigyi rendszereibe. Az EGSZB
javasolja, hogy vegyék fontoléra az ERH-kban torténd ellatasra vonatkozd egyezmény esetleges
kidolgozasat.

Tekintettel a tagallamok egyenlétlen gazdasagi helyzetére, az EGSZB ajanlja és varja egy
kiilonleges unids pénziigyi alap lehetséges létrehozasdnak a vizsgalatat. A tagéallamok a
pénziigyi kapacitasuknak megfeleléen jarulnanak hozzd ehhez az alaphoz, illetve élveznék
annak forrasait, hogy minden ritka betegségben szenvedd eurdpai beteg — kiilondsen a
kielégitetlen egészségiigyi sziikségletekkel rendelkezOk — szamara biztositani tudjuk a
kezeléshez valo hozzaférést, ami valodi szolidaritasrol tenne tanubizonysagot az EU-ban. Az
EGSZB tamogatja a koz0s beszerzési €s hozzajarulasi modelleket, példaul a gyogyszerek
méltanyos eurdpai arkalkulatorat, hogy a tagallamok és a ritka betegségekben szenvedd betegek
szamara javuljon a gyogyszeres kezelés hozzaférhetdsége, és kéri, hogy ezt vegyék figyelembe
a ritka betegségek kezelésére hasznalt, illetve a gyermekgydgyészati felhasznaldsra szant
gyogyszerekrdl sz616 unids jogszabalyok feliilvizsgélata soran.

Az EGSZB ajanlja egy, a ritka betegségekre iranyul6 szolidaritasi alap mérlegelését, kiilondsen
az ERH-kban nem szerepld betegségek esetében. Egy ilyen alap a finanszirozas kiegészitésére
hasznalhat6 fel, ha a kotelezd egészségbiztositas nem fedezi a komplex vagy ritka betegségek
kezelésének vagy a hatarokon atnyuld ellatasnak a koltségeit, és az EGSZB ugy véli, hogy
elengedhetetlen az eurdpai szintli kolcsonodsség. A ritka betegségekben szenvedd betegek
europai szolidaritasi alapjanak:

- torekednie kell annak megakadalyozasara, hogy a ritka betegségben szenvedd betegek
szamara az EU-ban elérhetd, orvosilag sziikséges és indokolt egészségiigyi ellatas
kapcsan elviselhetetleniil magas koltségek mertiljenek fel, és hogy az ilyen betegek
betegségiik ritkasdga miatt tovabbi egészségi egyenlotlenségeket szenvedjenek el,

- eurdpai szintli szolidaritast kell kifejeznie annak érdekében, hogy valamennyi ritka
betegségben szenvedd beteg szamara javuljon az EU-ban elérhetd egészségiigyi
ellataishoz vald hozzaférés, jobban érvényesiiljenek a betegek hatarokon atnytlo
egészségiigyi ellatashoz vald jogai, és optimalizalodjon és konnyebbé valjon az ERH-k
hasznalata,

- a nemzeti tarsadalombiztositasi és egészségbiztositasi rendelkezéseket egy olyan alap
létrehozasaval kell kiegészitenie, amely fedezi az EU-n beliili, hatdrokon atnyulo
ellatassal kapcsolatos és elkeriilhetetlen koltségeket, valamint meg kell konnyitenie az
europai egylittmiikodést azon népegészségiigyi kihivasok kezelésében, amelyeknek
elényére valna egy strukturalis és timogato, hatarokon atnytldé megkozelités.
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Altalinos észrevételek a ritka betegségekrél és a ritka betegségekkel kapcsolatos eurdpai
szakpolitikarol

Altaldnos észrevételek a ritka betegségekrdl

A ritka betegségek ritkdk ugyan, de az ilyen betegségekben szenvedd betegek nagy szamban
fordulnak el6. A betegségeket a gyakorisag alapjan mindsitik ritka betegségnek. Az EU-ban
ritka betegségnek az olyan allapot mindsiil, amely gyakran kronikus, néha rokkantsagot okozo
vagy életveszélyes, és amely 2000-b8l legfeljebb 1 embert érint>. 2019-ben az Orphanet — a
ritka betegségek és a ritka betegség kezelésére hasznalt gyogyszerek portalja — 6172 egyedi
ritka betegséget szamlalt*. E ritka betegségek 71,9%-a genetikai eredetii, és 69,9%-uk kora
gyermekkorban jelentkezik. A becslések szerint a lakossag 3,5-5,9%-a szenved ritka
betegségben, ami koriilbeliil 36 millié beteget jelent az EU-ban.

Osszetettsége és kronikus jellege miatt sok ritka betegség gyakran nemcsak a beteg életét
befolyasolja, hanem masokra, példaul a csaladra, de az egészségiigyi ¢és szocialis
ellatorendszerekre is hatassal van. A csaladok ki lehetnek téve az elszigeteltség és a fokozott
kiszolgaltatottsag kockazatanak, és — tekintettel az informalis gondozas nemi dimenzidjara® — a
ritka betegségek jelent6sen érinthetik kiilondsen az anyak és a ndék életét. Ezért kiemelt
hangsulyt kell fektetni az informalis gondozok szocialis védelemhez valo hozzaférésére.

Bar mar t6bb mint 6172 betegséget azonositottak, és ezek alapjan diagnosztizalhatjak a beteget,
egyes orvosi kezelésre szoruld allapotok esetében még mindig hidnyozhatnak definiciok,
jellemzések vagy diagnosztikai tesztek. Ezek az ugynevezett név nélkiili szindromak (SWAN).
A diagnozis nélkiili betegek esetében még hangsulyosabb probléma az egészségiigyi szakadék.
Kielégitetlen sziikségleteik és az egyenl6tlenségek pedig még nagyobbak, mivel a megfeleld
orvosi ellatashoz vagy a tovabbi szocialis és egészségbiztositasi ellatasokhoz diagndzisra van
sziikség.

Az egészségiigyi ellatashoz vald hozzaférés terén fennallo egyenlétlenségek proaktiv és célzott
kozosségi modelleket igényelnek, hogy a legkiszolgaltatottabb csoportok, példaul a fizikai,
pszichoszocialis és érzékszervi fogyatékossaggal €16 személyek diagnozisban és ellatasban
részesiilhessenek. Korabbi véleményeiben az EGSZB mar foglalkozott a migransok és a
migrans hatteri unids polgarok egészségiigyi ellatasaval. A ritka betegségekre iranyuld kozos
megkozelités keretében alapul kell venni ezt a szakértelmet és ezeket az ajanlasokat®.

Eurépai Bizottsag (2019), Ritka betegségek/.

Orphanet (2021), Orphanet in numbers: 6172 diseases, https://www.orpha.net/consor/cgi-bin/index.php; Nguengang Wakap S,
Lambert DM, Olry A, Rodwell C, Gueydan C, Lanneau V, Murphy D, Le Cam Y, Rath A. Estimating cumulative point prevalence
of rare diseases: analysis of the Orphanet database. Eur J Hum Genet. 2020. feb;28(2):165-173. doi: 10.1038/s41431-019-0508-0.
Epub 2019. szeptember 16. PMID: 31527858; PMCID: PMC6974615.

Eurocarers (2021. december), The gender dimension of informal care.

HL C 286., 2021.7.16., 134. 0.; HL C 286., 2021.7.16., 141. 0., kiiléndsen a 6.8. pont (Ordkletes betegségek) és a 6.12. pont (A
migransok egészségiigyi ellatd rendszerekhez valod hozzaférésének és ezek hatékony hasznalatanak akadalyai).
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Egy — perinatalis sziiréssel be nem azonositott — ritka betegség diagnosztizalasa atlagosan
koriilbeltl 4,5 évet vesz igénybe az egészségi vagy fejlodési problémak megjelenése utan. A
kutatasok szerint a diagnosztikai bizonytalansdg — amely gyakran téves diagndzissal és/vagy
karos kovetkezményekkel jard helytelen kezeléssel jar — id6tartama 5 és 7 év kdzott ingadozik7.
A végleges ¢és helyes diagnozishoz vezetd t gyakran olyan kalvariat jelent, amelynek soran
tobb egészségiigyi szakembert is fel kell keresni: a kutatasok szerint a diagnosztizalt ritka
betegségben szenvedd betegek 22%-a tobb mint 6t, 7%-a pedig tiznél is tobb egészségiigyi
szakemberrel konzultalt®,

Az egészségligyi szakemberek tudatossaganak noveléséhez — hogy jobban felismerjék a
lehetséges ritka betegségeket —, valamint a betegek beutalasaban és a diagnosztikai folyamat
felgyorsitdsaban vald segitésiikh6z informaciocserére, a munkaerd megfelelé és folyamatos,
magas szinvonalu képzésére és a szocialis partnerek bevonasaval, idejében torténd munkaero-
tervezésre van sziikség.

A ritka betegségek okainak — koztikk a genetikai okoknak — a feltarasara iranyuld orvosi
alapkutatds terén a fontossagi sorrend megallapitasatol és a strukturdlt beruhdzasoktol azt
varjuk, hogy hatékonyabb legyen a ritka betegségekben szenveddk kezelése, és akar
gyogymodok is elérhetévé valjanak szamukra. Az olyan eurdpai finanszirozasi eszkozoknek,
mint amilyen a 2021-2027-es EU4Health program — az egészségesebb EU jovoképe — és az
olyan rendeleteknek, mint az eurdpai egészségiigyi adattérrdl szolo javaslat, timogatniuk kell az
ilyen kutatasokat.

Az egyes ritka betegségek diagnosztizalasahoz és kezeléséhez sziikséges szakosodott terapias
ellatasi igények kezeléséhez a tudas és a szakértelem nem mindig all rendelkezésre a
tagallamokban, és az EU-ban f0ldrajzilag szétszortan lelheté csak fel. A kezeléseknek
elérhetdbbnek, hozzaférhetébbnek és megfizethetobbnek kell lenniiik: a betegek arrol szamoltak
be, hogy a kezelés nem 4all rendelkezésre a lakohelyiikdn (22%), vardlistak akadalyozzék a
kezeléshez vald hozzaférést (14%), a kezelés anyagilag nem megfizethetd (12%), és nem all
rendelkezésre pénziigyi tamogatas ahhoz, hogy megkonnyitsék a mas orszagba torténd utazast
(12%)°.

Az ellatas mindségének megfeleld szinten tartasahoz az egészségiigyi szolgaltatasok iddszertiek,
méltanyosak, integraltak és hatékonyak kell, hogy legyenek®®. A perinatalis és Gjsziildttkori
szlir6vizsgalatok létfontossadguak a korai diagnosztikaban. A4 ritka betegségek hatdrokon atnyilo
genetikai vizsgalatarol szolo ajanlas, amelyet az Europai Bizottsag ritka betegségekkel

10

Eurordis; Rare disease impact report: insights from patients and the medical community 2013 (A ritka betegségek hatasarol sz616
jelentés: a betegek ¢€s az orvostarsadalom meglatasai 2013), amely részletesen ismerteti az alacsony gyakorisagl betegségekkel
kapcsolatos diagnosztikai bizonytalansagot az Egyesiilt Allamokban és az Egyesiilt Kiralysagban.

Koning Boudewijnstichting (2014), Zoom: nieuwe perspectieven op gelijke kansen- Zeldzame ziekten.

Kole, A., Hedley V., és mtsai. (2021) Recommendations from the Rare 2030 Foresight Study: The future of rare diseases starts
today: Available, accessible and affordable treatments — what do people living with a rare disease think? (Ajanlasok a Rare 2030
eldretekinté tanulmany: A ritka betegségek jovdje ma kezdddik: Elérhetd, hozzaférhetd és megfizethetd kezelések — mit gondolnak
a ritka betegséggel ¢16 emberek? cimii dokumentumbol) 119. o.

World Health Organization (2022), Quality of care.
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3.1

foglalkozd szakértéi csoportja fogalmazott meg, valamint az Eurordisnak az EU-n beliili
szliréssel kapcsolatos munkéja megalapozza az egész Eurdpara kiterjedd ajanlast.

A diagnoézishoz vezeto 1t, a diagnozis felallitasa és a ritka betegséggel vald egyiittélés mentalis
kihivast jelenthet a beteg és/vagy csaladja szamara. A pszichologiai és szocidlis sebezhetdséget
a betegség lathatatlansdga, a betegség fizikai terhe és masok részérdl a betegséggel kapcsolatos
ismeretek, illetve megértés hidnya okozhatja. A mindennapi életet nehezitheti a rossz ellatési
koordinacio, de a gyakorlati, adminisztrativ, oktatasi, szakmai vagy pénziigyi jellegli kihivasok
is'. Az ellatas holisztikus megkozelitése feloleli az egészségiigy (megel6zés €s folyamatos,
gyogyito, rehabilitacios €s palliativ egészségligyi ellatas), valamint a szocialis és mindennapi
sziikségletek teljes spektrumdt, és magas szinvonalu, integralt, multidiszciplinaris orvosi és
szocialis ellatas sziikséges hozza.

A ,Ritka betegségek napja” felhivja a tarsadalom figyelmét és ndveli a ritka betegségek
ismertségét, valamint a betegek és csaladok megértését és tarsadalmi befogadasat. A ritka
betegségben szenvedd betegek tdjékoztatisa és a betegek és csaladtagjaik jolétének biztositasa
az egészségiligyi szakemberek, a kolcsonds egészségbiztositasi pénztarak, a (digitalis)
kapcsolattartd csoportok és a betegszervezetek 6koszisztémajat igényli.

Altalanos észrevételek a ritka betegségekkel kapcsolatos eurépai szakpolitikarél

Az EU a ritka betegségeket tobb mint husz évvel ezeldtt prioritasként hatdrozta meg a
kozegészségiigy teriiletén, és olyan intézkedéseket hozott, amelyek eredményeképpen:
fokozodott a kutatas és fejlesztés, a tagallamok nemzeti cselekvési terveket fogadtak el a ritka
betegségekkel kapcsolatban, az ERH-k keretében koordinaltdk a hatarokon atnyalo
egylittmiikodést és a betegeknek a hatarokon atnyulo ellatashoz valo hozzaféréshez valo j ogétlz.
Az Europai Bizottsag elfogadta ,,A ritka betegségekben szenvedd betegek egészségiigyi
ellatashoz vald hozzaférésének megkonnyitését célzo tamogatasok fejlesztése” cimi 3. ajanlast,
¢s bejelentette, hogy adott esetben 2023 elejéig feliilvizsgalja a ritka betegségekre vonatkozd
stratégiéjétl3. Az Europai Parlament elfogadta a Covid19-jarvany utani unids népegészségiligyi
stratégiardl szold allasfoglalasat, amely a ritka betegségekre vonatkozo unids cselekvési terv

114

kidolgozasara szolit fel™™. Az EU a szocialis jogok europai pillérében is rogzitette, hogy

»Mindenkinek joga van ahhoz, hogy kell6 id6ében nyujtott és megfizethetd — megel6zési, illetve

gyogyitasi céli — egészségiigyi ellatasban részesiiljon™*>.

11
12

13

14

15

Loridan J., Noirhomme C. (2020) Field analysis of existing rd patient pathways in the EMR.

Az Eurdpai Unié Hivatalos Lapja (HL L 18., 2000.1.22., 1. 0.) Az Eurdpai Parlament és a Tanacs 141/2000/EK rendelete (1999.
december 16.) a ritka betegségek gydgyszereirdl; (HL C 151., 2009.7.3., 2. 0.) a Tandcs ajanlasa (2009. junius 8.) a ritka betegségek
tertiletén torténd fellépésrdl; (HL L 88., 2011.4.4., 45. 0.) _az Eurdpai Parlament és a Tandcs 2011/24/EU iranyelve (2011. mércius
9.) a hatarokon atnytl6 egészségiigyi ellatasra vonatkozo betegjogok érvényesitésérol.

Eurépai Szamvevdszék (2019), A hatarokon atnyuld egészségiigyi ellatasra iranyuld unids intézkedések: a jelentés célkitlizésekhez
hatékonyabb iranyitasnak kell tarsulnia.

Eurépai Parlament (2020. julius 10.), Az EU Covidl9 utani iddszakra sz6l6 kozegészségiigyi stratégidja. Az Eurdpai Parlament
2020. jalius 10-i allasfoglaldsa a Covid19-jarvany utani unios népegészségligyi stratégiardl (2020/2691(RSP)).

COM(2021) 102 final. A Bizottsag kozleménye az Eurdpai Parlamentnek, a Tanacsnak, az Eurdpai Gazdasagi és Szocialis
Bizottsagnak és a Régiok Bizottsaganak, Cselekvési terv a szocialis jogok eurdpai pillérének megvaldsitasara {SWD(2021) 46
final}.
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https://www.europarl.europa.eu/doceo/document/TA-9-2020-0205_HU.pdf
https://www.europarl.europa.eu/doceo/document/TA-9-2020-0205_HU.pdf
https://eur-lex.europa.eu/resource.html?uri=cellar:b7c08d86-7cd5-11eb-9ac9-01aa75ed71a1.0014.02/DOC_1&format=PDF

3.2

3.3

3.4

3.5

Az eurdpai gondozasi stratégiardl szolo bejelentett kdzlemény varhatoan kitér a szocialis jogok
europai pillérének megvalositdsara és az informalis gondozok megfeleld elismerésére. A ritka
betegségben szenvedd betegek csalddjai szdmara eldnyOs lenne egy olyan stratégia, amely
jobban elismeri a gondozdkat és jogaikat az EU-ban, amely nagyobb rugalmassagot biztosit a
gondozok jogainak gyakorldsara hatarokon atnyald helyzetekben, és amely a mentalis
egészséget (a hivatalos és az informalis gondozokét) f6 szempontként kezeli®®.

Az uniods tagéllamok tarsszponzoraltdk a ritka betegséggel él6 személyek és csaladtagjaik
kihivasaival foglalkoz6 2021. évi ENSZ-hatarozatot'’, amely tobbek kozott felszolit ,,az
egészségligyi rendszerek megerositésére [...] annak érdekében, hogy a ritka betegséggel ¢l
személyek szamara lehetdvé tegyék fizikai és mentalis egészségligyi sziikségleteik kielégitését,
hogy megvalosithassak emberi jogaikat, beleértve a fizikai és mentalis egészség elérhetd
legmagasabb szinvonalahoz val6é jogukat, fokozzdk az egészségiigyi méltdnyossigot és
egyenldséget, megsziintessék a megkiilonboztetést és a megbélyegzést, felszamoljak az
ellatasban meglévo hianyossagokat, és befogadobb tarsadalmat hozzanak 1étre”.

A Foglalkoztatasi, Szocialpolitikai, Egészségligyi és Fogyasztovédelmi Tanacs (itt konkrétan az
Egészségiigyi Tanacs) foglalkozott a ritka betegségekre adott eurdpai valaszlépésekkel, €s
megvitatta, hogy hasznos lenne-e megerGsiteni a ritka betegségekkel kapcsolatos
egylittmiikodést és koordinaciot a tagallamok kozott és unios szinten. A Tanacs elndksége ugy
vélte, hogy az unids fellépés fellenditése ezen a teriileten biztositand az egészségiigyi uniod
kézzelfoghato elényeit az eurdpai polgarok szamara. Az eurdpai egészségiigyi adattér az egyik
olyan eszkdz, amelynek hozza kell jarulnia a hatékonyabb unids fellépéshez azaltal, hogy
szerepet jatszik a ritka betegségek elleni kiizdelemben, és biztonsagos keretek kozott garantalja
a jo mindségl egészségiigyi adatokhoz vald hozzaférést. Segitenie kell abban is, hogy az 1j,

biztonsagosabb, személyre szabott kezelés hamarabb elérhetové valj on®®,

Az EU jovojérdl szold konferencia eredményérdl szold jelentés tartalmaz egy javaslatot az
egészségligyi ellatdshoz vald, mindenki szamdra garantalt egyenld hozzaférésrol, amelynek
célja az ,egészséghez vald jog” megteremtése, azaz a megfizethetd, megeldzd, gyogyitd és
mindségi egészségligyi ellatashoz vald egyenld és altalanos hozzaférés biztositdsa minden
europai polgar szamara. A konferencia plenaris iilése kifejezetten elismerte a ritka betegségek
kozosségét és hivatkozott is 14, valamint tdmogatasat fejezte ki a kovetkezok irant: gyorsabb és
erdsebb dontéshozatal a kulcsfontossagu témakban, valamint az eurdpai korméanyzas
hatékonysaganak javitasa az Eurdpai Egészségiigyi Unioé kialakitisa felé vezeté tuton; annak
biztositasa, hogy barki hozzaférhessen a meglévo kezelésekhez, ahol azok els6ként elérhetdk az
EU-ban; ennek érdekében a hatarokon atnyuld egyiittmiikodés megkonnyitése, kiilondsen a ritka
betegségek esetében; az egészségiligyi rendszer megerdsitése egészségligyi rendszereink
rezilienciagjanak €és mindségének megerdsitése  érdekében, kiilondsen az  eurdpai
referenciahaldzatok tovabbi fejlesztése, koordinalasa és finanszirozasa révén, mivel ezek

16
17

18

International Association of Mutual Benefit Societies (AIM) (2022), AIM's Views on the EU Care Strategy.

Egyesiilt Nemzetek Szervezete (2022. januar 5.), A/RES/76/132: a Kozgylilés altal 2021. december 16-an elfogadott hatarozat, A
ritka betegséggel él6 személyek és csaladjaik kihivdasainak kezelése.

Foglalkoztatasi, Szocialpolitikai, Egészségligyi és Fogyasztovédelmi Tanacs (Egészségiigy), (2022. marcius 29.) A f6bb
eredmények — A ritka betegségekre adott europai valasz.
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4.1

4.2

4.3

képezik a nagymértékben szakosodott és Osszetett kezelésekre vonatkozd orvosi ellatasi
halézatok fejlesztésének alapjat™®.

A 2021-es ,,Eurodpai rakellenes terv: 0j unios megkozelités a megeldzés, a kezelés és az ellatas
terén”, a 2030-ig megvalositando intézkedések listaja és az érdekelt felek bevonasa olyan
modon kozeliti meg az eurdpai egészségpolitikat, hogy kezeljék az EU-n beliili egészségiigyi
egyenlétlenségeket?’. A terv az eurdpai referenciahdlozatokra is épit, amelyek uttoré szerepet
jatszanak a ritka betegségek diagnosztizalasaval és kezelésével kapcsolatos szakértelem
megosztasdban.

A ritka betegségekrdl és a ritka betegségekkel kapcsolatos szakpolitikardl szolo konkrét
észrevételek

A Javaslat tandcsi ajanlasra a ritka betegségek teriiletén megvaldsitando europai fellépésré’l21
targyban kidolgozott EGSZB-vélemény nyomon kovetésének értékelése alapjan az EGSZB gy
véli, hogy bar az ajanlasokat tovabbra is tobb-kevesebb sikerrel megvalositjak — példaul 2017
ota fejlesztik az ERH-kat, bevezettek egy kommunikacidos ¢€s jelentéstételi rendszert,
kézikonyveket és irAnymutatasokat tettek kézzé az EU-n beliili kiilonb6z6 szakmai kultirak
kozotti parbeszéd megkonnyitése, illetve annak érdekében, hogy az eurdpai egészségligyi
adattérbe bekeriiljon az az eldiras, hogy a betegeknek hozza kell tudniuk férni az adataikhoz —, a
ritka betegségekkel kapcsolatos unids politikaban siirgds fellépésre van sziikség, és sok a
potolnivalo.

Az ERH-k az egészségiigyi rendszerek kozotti konkrét eurdpai egyiittmiikddés olyan
zaszloshajojaként mikddnek, amely tamogatja a klinikai vizsgéalatokat és a a ritka
betegségekben szenvedd eurdpai betegek diagnosztizalasa és kezelése terén szerzett
szakértelmet. Az ERH-kban rejlé lehet6ségeket egyelére még nem vizsgaltadk meg teljes
mértékben, ¢s még nem is mikodnek. Az értékelés a tervek szerint 2022-ben kezdédik?. A
2017-ben alapitott 24 ERH az 0sszes eurdpai tagallamban 1466 ERH-tagot ért el, koztiik tobb
mint 313 korhaz tobb mint 900 egészségligyi egységét. Az ERH-tagok 1,7 milli6 beteget
kezelnek, azonban a klinikai betegiranyitasi rendszeren (CPMS) keresztiil csak 2100 komplex €s
nagyon ritka betegségben szenvedd beteg esetét kezelték.

Az ERH-kban rejlé lehetéségek optimalizalasa érdekében a kovetkezd tényezokkel kell
foglalkozni: az ERH-kban részt vevd egészségiigyi szolgaltatok koltségtéritésének hianya, a
klinikai betegmenedzsment rendszeren keresztiil torténd virtualis konzultaciokra eldiranyzott
kiilon koltségtérités hianya, az adminisztrativ vagy technikai interoperabilitds problémai. Egy
ujabb sarkalatos pont az ERH-k integralasa a nemzeti egészségiigyi rendszerekbe a ritka

19
20
21
22

Az Europa jovojérol szolo konferencia, Jelentés a végeredményrdl, 2022. majus.

Bizottsag kozleménye az Eurdpai Parlamentnek és a Tanacsnak. Eurdpai rakellenes terv (2021).

HL C 218., 2009.9.11., 91. 0.

SWD(2022) 200 final, Bizottsagi szolgalati munkadokumentum, amely a kdvetkez6 dokumentumot kiséri: A Bizottsag jelentése az
Eurépai Parlamentnek és a Tanacsnak a hatarokon atnyuld egészségiigyi ellatdsra vonatkozd betegjogok érvényesitésérél szold
2011/24/EU iranyelv miikddésérél {COM(2022) 210 final}, Eurdpai referenciahéalézatok, 29. o.
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4.5

4.6

4.7

betegségek kapcsolt referenciakdzpontjain keresztiil, amellyel garantalhaté fennallasuk és
elérhetdségiik népszeriisitése.

A ritka betegségekben szenvedd betegek ellatasanak kozpontositasa a megfeleld szamu
szakértdi kozpontok fenntartasa mellett javitana az ellatds mindségét. Meg kell allapitani a
szakértdi kozpontok meghatarozdsdnak kritériumait. A szakértdi kozpontoknak egyedi és
megfeleld finanszirozasra van sziikségiik. Mivel az egészségligyi kozkiadasok forrasait a civil
tarsadalom és a szocialis partnerek hozzak Iétre, stratégiai szerepet kell betdlteniiik a forrasok
closztasaban. A helyi, regionalis €s nemzeti ellatohaldzatokat tajékoztatni kell a szakért6i
kozpontok 1étezésérol, és 6sztondzni kell ezeket az ERH-kban valo részvételre az ellatashoz
val6 hozzaférés megkonnyitése és az ellatas mindségének javitasa érdekében.

Az uniés finanszirozassal tamogatott, hatarokon atnyuld, tobb érdekelt felet tomoritd
partnerségek és konzorciumok, amelyek tagjai a ritka betegségekkel és az egészségiigyi vagy
szocialpolitikaval foglalkozé civil tarsadalom és szakérték, a tudomanyos élet, az orvosi
partnerek, a tudaskozpontok, a betegszervezetek, a nonprofit kdlcsonds egészségbiztositasi
pénztarak és a szakértd betegek, bizonyitottan gazdagitd 0koszisztémat jelentenek az eurdpai
kutatas és egyiittmiikodés szamara. Hozzéjarultak a betegkdzponti szakpolitikai ajanlasok,
kisérleti projektek és tanulméanyok kidolgozasahoz, amelyek célja, hogy javitsak az eurdpai ritka
betegségben szenvedd betegek hozzaférését a magas szinvonalu, holisztikus és integralt
egészségligyl és szocialis ellatashoz?®. Eljott az ideje annak, hogy ezeket az ajanlasokat és
bevalt gyakorlatokat olyan koherens szakpolitika formajaban konszolidaljuk, amely integralja a
nemzeti, hatarokon atnyuld és eurdpai kezdeményezéseket, és egyetlen ritka betegségben
szenvedo beteget sem hagy figyelmen kiviil.

A ritka betegségekr6l sz616, részvételen alapuld Rare 2030 eléretekinté tanulmany (Foresight in
Rare Disease Policy) nyolc alapvetd fontossagt ajanlast fogalmazott meg a kezelés, az ellatas, a
kutatas, az adatok, valamint az eurdpai és nemzeti infrastruktura terén, egy iitemtervvel és
SMART-célokkal, amelyek meghatarozzak a ritka betegségekkel kapcsolatos szakpolitika
kovetkezO évtizedének iranyvonalat: 1) hosszl tavu, integralt eurdpai €s nemzeti tervek és
stratégiak; 2) korabbi, gyorsabb és pontosabb diagnozis; 3) a magas szinvonalll egészségiigyi
ellataishoz vald hozzaférés; 4) integralt és személykdzpontt ellatds; 5) partnerségek a
betegekkel; 6) innovativ és igényorientalt kutatas és fejlesztés; 7) adatok optimalizalasa a
betegek és a tarsadalom javara; 8) elérhetd, hozzaférhetd és megfizethetd kezelések?,

A ritka betegségben szenvedd betegek, hozzatartozok ¢és egészségligyi szakemberek
szakértelmének elismerése képezte az EMRaDi-projekt 1ényegét, amely tobbek kozott a ritka
betegségek terén a keresletet és a kinalatot vizsgalta az Euregio Meuse-Rhein teriiletén. A
projekt a mindennapi valosagot és a betegutakat is elemezte, nyolc ritka betegséggel kapcsolatos
104 mélyinterju alapjan®®. Ez utébbiak megerésitették a diagnosztikai nehézségekkel, az ellatas

23
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INNOVCARE (2018) Bridging the gaps between health, social and local services to improve care of people living with rare and
complex conditions; EMRaDi (2020) Rare diseases do not stop at borders; RARE 2030 (2021) Foresight in Rare Disease Policy.

Kole, A., Hedley V., és mtsai. (2021) Recommendations from the Rare 2030 Foresight Study: The future of rare diseases starts
today (Ajanlasok a Rare 2030 el6retekint6 tanulmany: A ritka betegségek jovéje ma kezd6dik cimii dokumentumbol).

EMRaDi (2020) Final report of the EMRaDi project.
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koordinacidojanak fokozott terhelésével (a betegek legalabb hat és legfeljebb huszonot
egészségligyi szakemberrel taladlkoznak a betegtitjuk soran), a szakosodott kzpontokban torténd
multidiszciplinris ellatds sziikségességével és ennek eldnyben részesitésével kapcsolatos
feltételezéseket, valamint a szélesebb kori holisztikus szemlélet sziikségességét az informacios
igények, a pszichologiai tamogatas, a tarsadalmi befogadéas és a fejlodési lehetdségek, a
gyakorlati és adminisztrativ, egyuttal hatdrokon atnytlé egészségiigyi igények teljes, mindenre
kiterjed6 spektrumara vonatkozéan. A projekt ajanlasokat fogalmazott meg a holisztikus

ellatasra, a telemedicinara €s az eurdpai szolidaritasra vonatkozoan?®.

A Covid19-vilagjarvany felgyorsitotta az egészségiigyi ellatas digitalizalasat, az uj technologiak
hasznalatat és a telemedicina bevezetését. A telemedicina — beleértve a tavkonzultaciot, a
tavszakértelmet, a tdvmonitoringot ¢és a mobil egészségiigyet — szabdlyozasanak,
kapacitasépitésének és koltségtéritésének a szocialis partnerekkel és az egészségiigyi agazat
érdekelt feleivel folytatott konzultacié eredményeként kell létrejonnie, €és mindenekeldtt a
betegbiztonsagot, valamint az ellatas és a kezelés mindségét és folytonossagat kell biztositania.
A telemedicina optimdlis alkalmazasa megakadalyozza, hogy a betegeknek, beleértve a ritka
betegségekben szenvedoket is, tilzottan sokat kelljen utazniuk akar sajat orszagukon, akar
Eurdépan beliil.

A ritka betegségekkel kapcsolatos tudomanyos kutatds, az egészség-gazdasagtan és az ellatas
mindségének javitasa a FAIR elv (megtalalhato, hozzaférhetd, interoperabilis és
ujrafelhasznalhatd adatok) alapjan mikodd betegnyilvantartdsokat igényel. Az olyan
kezdeményezések alapjan, mint amilyen az eurdpai nyilvantartasi adattarhaz, az europai ritka
betegségek nyilvantartasi infrastruktirdjanak metaadat-tarhaza (ERDRL.mdr) és az eurdpai
egészségiligyl adattér, vitat kell inditani az Osszefogott és egységes nyilvantartasrol és a
nyilvantartasok céljarol.

A ritka betegségek terén a kereslet és a kinalat feltérképezése a ritka betegségekben szenvedd
betegek gyakorisaganak, ellatasi igénybevételének és ellatasi koltségeinek mennyiségi
elemzését igényli, a betegek maganéletének maximalis tiszteletben tartasa mellett. A belga
egészségbiztositasi pénztarak innovativ modszertana alapjan elkésziilt a ritka betegségben
clemzése, a tarsult tagok atlagos ellatasi koltségeivel és ellatasi igénybevételével

osszehasonlitva?’.

Az elemzés megerGsitette, hogy az atlagos tagokhoz képest magasabb az ellatasi igény
(gyakoribb korhazi latogatasok és felvételek, gyakoribb haziorvosi és szakorvosi ellatas), ami az
Osszetettebb ellatasi igényekkel magyarazhatd. A kotelezd egészségbiztositasi rendszerben a
koltségek az atlagos tagsag tizszeresének bizonyultak, az éves Onerébdl fizetett hozzajarulas
pedig haromszorosa az atlagos tagsaghoz képest. A kiadasok legnagyobb részét, atlagosan a
kiadasok felét a gyogyszerek tették ki. A valos koltségek varhatoan sokkal magasabbak, mivel a
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EMRaDi projekt (2019) EMRaDi-tajékoztatd — How to get EU actions on rare diseases (RD) closer to RD patients and their
relatives? From local and cross-border developments to European solutions.

Noirhomme C. (2020. december), MC informations 282, Analyse de la consommation et des dépenses de soins des personnes
atteintes de maladies rares, 20. 0.
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tanulmany nem vette figyelembe a csalad tarsadalmi-gazdasagi koriilményeit és mas, meg nem
téritett koltségeket, példaul a pszichologiai vagy paramedikalis ellatast, a kiegészitd
biztositasokat és az Oner6bdl fizetendd koltségeket. Az elemzés bizonyitja, hogy valdban
fontosak az er6s, szolidaritason alapuld egészségbiztositasi rendszerek, amelyek beavatkoznak a
ritka betegségben szenvedd betegek védelmében. Ha a ritka betegségekben szenvedd betegek
pénziigyi okokbol elutasitjadk vagy nem veszik igénybe az ellatast, az hatassal van egészségiikre,
késdbbi életmindségiikre, és hosszi tavon a megnovekedett koltségek pénziigyi kockézataval
jar.

A ritka betegség kezelésére hasznalt és a gyermekgyoOgyaszati felhasznalasra szant
gyogyszerekre vonatkozd unids jogszabdlyok feliilvizsgalata ambicidozus megkdzelitést tesz
szlikségessé annak biztositasa érdekében, hogy a ritka betegség kezelésére hasznalt gyogyszerek
¢és kezelések megfizethetok legyenek a tagallamok egészségiigyi rendszerei és a betegek
szdmara. A megfizethet6ség jelenleg szdmos ritka betegségben szenvedd beteg szdmara
akadalyt jelent. Az eurdpai egyiittmiikddés €s az orszagok kozotti kozos gyodgyszerbeszerzés
kiilsnboz8 formai és modelljei — amilyen pl. a Beneluxa?® vagy a Covid19-vilagjarvany idején a
vakcinakkal kapcsolatos egyiittmlikodés — javitottak a kezelésekhez vald hozzaférést, ami a
kozos, atlathatd, fenntarthaté és tamogatd unidés megkdzelitésnek koszonhetd. A méltanyos
arképzésrdl és a gydgyszerek K+F-koltségeinek atlathatosagarol szolo vitat erdsiti a
gyogyszerek méltdnyos arkalkulatorara vonatkozo javaslat és az AIM méltanyos arképzési
modellje, amely az 0j vagy meglévo (generikus versenytars nélkiili) gyogyszerek FAIR arat
szamitja ki, és 0sszehasonlitja azt a fizetett vagy targyalas alatt allo arral®®,

Ha nincs lehet6ség rendszeres visszatéritésre, a kiilonbozo tagallamok kiilonbozo
rendelkezéseket irnak eld a ritka betegségben szenvedd betegek ritka betegségek
gyogyszereihez vald hozzaférésére vonatkozoan, beleértve az egyiittérzé felhasznalasi
programokat, az indikacion tuli gydgyszeralkalmazasra vonatkozo rendelkezéseket és példaul a
Kiilénleges Szolidaritasi Alap beavatkozasait is*C. A szolidaritasi alapok hasznos kiegészitést
jelenthetnek, ha a kdotelezd egészségbiztositas nem fedezi az Osszetett vagy ritka betegségek
kezelésének vagy a hatarokon atnyuld ellatasnak a koltségeit. Mindenképpen ez a helyzet olyan
esetekben, amikor az EU-ban nincsenek elismert referenciakézpontok. A ritka betegségek
kezelésének koltségvetési hatasa ellenére az ERH-kban torténd ellatdsra vagy a ritka
betegségben szenvedd, egy masik tagallamban talalhato referenciakdzpontban ellatast igénybe
vevo betegek ellatasara vonatkozo eurdpai egyezményekrdl nem zajlanak vitak.

Az Egészségiigyi Sziikséghelyzet-felkésziiltségi és -reagalasi Hatosag (HERA) a Covidl9-
vilagjarvanyra adott valaszként és az eurdpai egészségligyi unié egyik f6 pilléreként jott 1étre.
Célja az egészségligyi vészhelyzetek megeldzése, felderitése és az azokra vald gyors reagalas,
valamint a fenyegetések és potencialis egészségiigyi valsagok eldérejelzése informacidgylijtés és
a sziikséges reagalasi kapacitasok kiépitése révén. Kiildetése nem csak a fert6z6 betegségekre
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Beneluxa gydgyszerpolitikai kezdeményezés.

AIM — Eurépai méltanyos gyodgyszerar-kalkulator; Az AIM egy olyan eszkozt kinal, amellyel kiszamithatok a hozzaférhetd
gyogyszeripari innovacidk méltanyos és atlathatd eurdpai arai.

Maastrichti Egyetem (2020), Report on the analysis of legal, financial and reimbursement mechanisms of rare diseases for treatment
costs of EMR rare diseases patients. 3.2. Orphan medical products, 43. o.
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terjedhet ki, és megbizatasa révén mas egészségiigyi fenyegetésekkel is megbirkozik. Az
eurdpai egészségiigyi uni6 jelenlegi irdnyitasi strukturaja egyelére nem tartalmaz
intézményesitett tdmogatast a felkésziiltség és a ritka betegségekkel kapcsolatos olyan
kihivasokra adott valaszok tekintetében, amelyekkel a tagallamok szembesiilhetnek. A HERA
modellként szolgalhat a nem fert6z0 betegségekkel foglalkozd 1 hatdsag szamara, amely
eldsegitené a ritka betegségekkel kapcsolatos koordinaciot és szolidaritast.

Kelt Briisszelben, 2022. szeptember 29-én.

Aurel Laurentiu Plosceanu
a ,,Foglalkoztatas- és szocialpolitika, uniés polgarsag” szekcio elndke
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