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1. Introduzzjoni

a. Qafas ta' politika

I[l-mard rari jaffettwa bejn 27 u 36 miljun ruh fl-Unjoni Ewropea u huwa prijorita politika
ewlenija fil-qasam tas-sahha minhabba l-ghadd limitat ta’ pazjenti u minhabba l-iskarsezza ta’
gharfien u kompetenza rilevanti rigward tipi partikolari ta' mard.

Huwa ta' spiss il-kaz i pazjenti b’mard rari jqattghu snin shah fi stat ta' incertezza waqt li
jistennew li ssir dijanjozi tal-marda taghhom, u li tinstab kura xierqa. Jista' jkun li l-esperti
medi¢i li huma kapaci jwettqu dijanjozi ta' mard rari jipprattikaw f’regjun iehor, jew tabilhaqq
fi Stat Membru iehor. L-gharfien xjentifiku dwar mardiet rari spe¢ifici individwali x’aktarx li
jkun insuffi¢jenti u frammentat.

Huwa ghalhekk 1i d-dimensjoni tal-Unjoni Ewropea u l-kooperazzjoni bejn l-Istati Membri
tista’ taghmel differenza, perezempju billi jingabru flimkien I-gharfien u l-kompetenzi, billi
jitrawmu r-ricerka u l-kooperazzjoni u billi tinghata l-awtorizzazzjoni ghall-awqa medicini
possibbli ghall-Unjoni Ewropea kollha. L-azzjoni tal-UE fir-rigward tal-mard rari tipprovdi
valur mizjud gholi.

Sabiex tikseb dan I-ghan f1-2008, il-Kummissjoni adottat Komunikazzjoni dwar il-Mard
Rari: L-isfida tal-Ewropa’, li tistabbilixxi strategija globali biex 1-Istati Membri jinghataw
appogg fit-twettiq ta' dijanjozi, il-kura medika u l-kura soc¢jali ghac-¢ittadini tal-UE i jbatu
minn mard rari. Din il-Komunikazzjoni tiffoka fuq tliet ogsma ewlenin: 1) it-titjib tar-
rikonoxximent u l-vizibilita tal-mard rari; ii) 1-ghoti ta' appogg ghall-politiki dwar il-mard rari
fl-Istati Membri ghal strategija globali koerenti, u iii) l-izvilupp ta’ kooperazzjoni,
koordinazzjoni u regolamentazzjoni ghall-mard rari fil-livell tal-UE.

Flimkien mal-Komunikazzjoni, ftit xhur wara giet adottata Rakkomandazzjoni tal-Kunsill
dwar azzjoni fil-qasam tal-mard rari’ , li titlob li 1-Istati Membri jdahhlu fis-sehh strategiji
nazzjonali. Ir-Rakkomandazzjoni tiffoka fuq 1) id-definizzjoni, il-kodifikazzjoni u l-inventarju
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tal-mard rari, ii) ir-ricerka, iii) in-netwerks Ewropej ta’ referenza, iv) il-gbir ta’ gharfien espert
fil-livell tal-UE, v) l-ghoti ta’ setgha lill-organizzazzjonijiet tal-pazjenti, u vi) is-sostenibbilta.

L-Artikolu 13 tad-Direttiva 2011/24/UE® dwar l-applikazzjoni tad-drittijiet tal-pazjenti fil-
gasam tal-kura tas-sahha transfruntiera jindirizza wkoll il-mard rari. Huwa jiddikjara li 1-
Kummissjoni ghandha tappogga lill-Istati Membri, b’mod partikolari billi taghmel lill-
professjonisti tas-sahha konxji dwar I-ghodod disponibbli sabiex jigi meghjun it-twettiq tad-
dijanjozi tal-mard rari, u billi l-partijiet ikkoncernati jsiru konxji dwar il-possibilitajiet 1i joffri
r-Regolament 883/2004* fir-rigward tar-riferiment ta' pazjenti b’mard rari lejn Stati Membri
ohra.

[l-mard rari gie identifikat ghall-ewwel darba bhala qasam prijoritarju ghall-azzjoni fil-qasam
tas-sahha pubblika fl-Unjoni Ewropea fil-Komunikazzjoni tal-Kummissjoni tal-24 ta’
Novembru 1993° dwar qafas ghal azzjoni fil-qasam tas-sahha pubblika. Wara dan inghata
appogg ghal diversi progetti, u twaqqfet ukoll it-Task Force ghall-Mard Rari.

Ir-Regolament dwar il-Prodotti Medi¢inali Orfni (ir-Regolament (KE) Nru 141/2000 tal-
Parlament Ewropew u tal-Kunsill tas-16 ta’ Dicembru 1999 dwar il-prodotti medicinali orfni)®
jistabbilixxi 1-kriterji ghal klassifikazzjoni orfni fl-UE u wassal sett ta' incentivi (ez. 10 snin
esklussivitd tas-suq, assistenza tal-protokoll, aécess ghall-Procedura Centralizzata ghall-
Awtorizzazzjoni ghat-Tqeghid fis-Suq) biex jinkoraggixxi r-ricerka, l-izvilupp u t-tqeghid fis-
suq ta’ medic¢ini biex ikun hemm il-kura, il-prevenzjoni u t-twettiq ta' dijanjozi ta’ mard rari.

Dan ir-rapport jaghti harsa generali lejn I-implimentazzjoni tal-istrategija dwar il-mard rari sal-
lum, u jiehu kont tal-kisbiet 1i saru u tat-taghlimiet mehuda. Ir-rapport ghandu I-ghan li jasal
ghal konkluzjonijiet dwar sa liema punt iddahhlu fis-sehh il-mizuri previsti fil-Komunikazzjoni
tal-Kummissjoni u fir-Rakkomandazzjoni tal-Kunsill, u dwar il-htiega ghal aktar azzjoni biex
tittejjeb kemm il-hajja tal-pazjenti affettwati minn mard rari kif ukoll dik tal-familji taghhom.

b. Bazijiet tar-rapport u metodologija

Fil-Komunikazzjoni u fir-Rakkomandazzjoni tal-Kunsill, il-Kummissjoni ntalbet tirrapporta
dwar l-implimentazzjoni tal-istrategija. Sabiex tigbor informazzjoni dwar is-sitwazzjoni fil-
livell nazzjonali, il-Kummissjoni baghtet kwestjonarju elettroniku lill-Istati Membri. Tmintax-
il pajjiz taw l-informazzjoni mitluba. It-twegibiet mill-Istati Membri, flimkien ma’
informazzjoni migbura mill-Azzjoni Kongunta tal-EUCERD u 1i giet ippubblikata bhala r-
'Rapport dwar 1-Ahhar Avanzi fl-Attivitajiet dwar il-Mard Rari fl-Ewropa'’, servew bhala s-
sors ewlieni ta’ informazzjoni ghal dan ir-rapport ta’ implimentazzjoni.

> GU L 88, 04/04/2011, p. 45-65
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2. Il-pjanijiet u l-istrategiji fil-qasam tal-mard rari

a. L-attivitajiet tal-Kummissjoni Ewropea

Sabiex tappogga lill-Istati Membri fil-process tal-izvilupp ta' pjanijiet u strategiji nazzjonali, il-
Kummissjoni Ewropea kkofinanzjat il-progett EUROPLAN mill-Programm tas-Sahha tal-UE.

[l-progett, li sar bejn April 2008 u Marzu 2011, involva rapprezentanti tal-awtoritajiet
nazzjonali tas-sahha minn 21 Stat Membru, u lagqa’ flimkien 57 imsieheb assoc¢jat u
kollaboratur minn 34 pajjiz. Wiehed mir-rizultati tangibbli kien 'Rapport dwar l-indikaturi
ghall-monitoragg tal-implimentazzjoni u l-evalwazzjoni tal-impatt ta’ Pjan jew Strategija
Nazzjonali ghall-mard rari' i serva bhala bazi ghall-adozzjoni tar-'Rakkomandazzjonijiet tal-
EUCERD dwar l-Indikaturi Ewlenin ghal Pjanijiet/Strategiji Nazzjonali dwar il-Mard Rari®®.

Uhud mill-attivitajiet tal-EURPLAN, spec¢jalment dawk relatati mal-assistenza teknika lill-
Istati Membri b’diffikultajiet partikolari fit-thejjija tal-pjan jew strategija nazzjonali taghhom,
huma koperti aktar minn pakkett ta’ hidma specifiku tal-Azzjoni Kongunta tal-EUCERD.

Permezz ta’ dan il-pakkett ta’ hidma, il-Kummissjoni tkompli tappogga t-thejjija ta’ pjanijiet
nazzjonali fil-pajjizi fejn dawn il-pjanijiet ghad mhumiex fis-sehh.

L-Azzjoni Kongunta tal-EUCERD tkopri perjodu ta’ 42 xahar (Marzu 2012 — Awwissu 2015).
Din tappogga lill-Istati Membri fl-izvilupp ta’ strategiji, l-immappjar tal-ghoti ta’ servizzi
socjali specjalizzati u l-integrazzjoni ta’ mard rari fil-politiki so¢jali integrati, u tappogga wkoll
l-implimentazzjoni ta’ kodifikazzjoni u klassifikazzjoni tal-mard rari. L-Azzjoni Kongunta
tipprovdi wkoll appogg ghall-produzzjoni ta’ OrphaNews Europe’ u tar-rapport annwali dwar
1-Ahhar Avanzi fl-Attivitajiet dwar il-Mard Rari fl-Ewropa.

b. Is-sitwazzjoni fl-Istati Membri

L-ghanijiet ghall-azzjoni: Fir-Rakkomandazzjoni tal-Kunsill 1-Istati Membri impenjaw ruhhom
biex jadottaw pjan jew strategija biex jindirizzaw il-mard rari mill-aktar fis possibbli, u sa
mhux aktar tard minn tmiem 1-2013.

F1-2009, li titqieghed enfazi fuq il-mard rari kienet haga relattivament gdida u innovattiva
f’hafna mill-Istati Membri, u ftit minnhom biss kellhom pjanijiet nazzjonali fis-sehh. Dawn
kienu 1-Bulgarija, Franza, il-Portugall u Spanja.

Sal-ewwel kwart tal-2014, 16-i11 Stat Membru kellhom pjanijiet jew strategiji nazzjonali
biex jindirizzaw il-mard rari. Seba’ pajjizi ohra jinsabu fi stat avvanzat sew fl-izvilupp tal-
pjanijiet/tal-istrategiji taghhom.

¥ http://www.eucerd.eu/wp-content/uploads/2013/06/EUCERD_Recommendations_Indicators_adopted.pdf
? http://www.orpha.net/actor/cgi-bin/OAhome.php?Ltr=EuropaNews
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L-Istati Membri li ghandhom pjan adottat jew strategija nazzjonali adottata ghall-mard rari:
il-Belgju, il-Bulgarija, Cipru, ir-Repubblika Ceka, Franza, il-Germanja, il-Greéja, 1-Ungerija, il-
Litwanja, il-Pajjizi I-Baxxi, il-Portugall, ir-Rumanija, is-Slovakkja, is-Slovenja, Spanja u r-Renju
Unit.

L-Istati Membri li ghandhom pjan nazzjonali jew strategija nazzjonali ghall-mard rari fi stat
avvanzat ta' thejjija: 1-Awstrija, il-Kroazja, id-Danimarka, il-Finlandja, 1-Irlanda, 1-Italja, il-
Polonja.

[1-pajjizi jvarjaw b’mod konsiderevoli fil-livell tal-implimentazzjoni tal-pjanijiet taghhom. Dan
huwa parzjalment minhabba I-fatt 1i bosta pajjizi bhar-Renju Unit, il-Germanja, il-Pajjizi I-
Baxxi u 1-Belgju adottaw il-pjanijiet/strategiji taghhom dan I-ahhar. Pajjiz wiehed biss, jigifieri
Franza, diga lesta I-ewwel pjan ta’ implimentazzjoni u adotta t-tieni pjan nazzjonali.

Bosta Stati Membri ma ghandhom I-ebda bagit dedikat ghall-implimentazzjoni ta’ pjanijiet
nazzjonali. Normalment, il-finanzjament jigi pprovdut bhala parti mill-infiq generali b'rabta
mas-sahha. Il-pajjizi jipprovdu bagits okkazjonali ghall-implimentazzjoni ta’ progetti specifici.
Xi pajjizi rrappurtaw li l-bagits jinsabu taht pressjoni addizzjonali bhala rizultat tal-krizi
ekonomika.

Minkejja 1-komprensivita u l-approc¢ intersettorjali taghhom, il-pjanijiet kollha gew adottati
fil-livell tal-Ministeru tas-Sahha. Fir-Repubblika Ceka, barra minn hekk, il-pjan gie wkoll
approvat mill-Prim Ministru.

[I-kamp ta' applikazzjoni tal-pjanijiet dwar il-mard rari jvarja minn pajjiz ghal iehor.
Perezempju, filwaqt 1i tipi rari ta’ kancer huma parti importanti mill-ispettru tal-mard rari,
bosta pjanijiet/strategiji ma jkoprux dan il-grupp ta’ mard. Dan huwa l-kaz ghall-Germanja,
Franza, il-Belgju, id-Danimarka u 1-Portugall. Id-Danimarka ma tqisx il-mard infettiv bhala
mard rari.

Erbatax-il pajjiz ghamlu kampanji ta’ taghrif sabiex titqajjem kuxjenza dwar il-mard rari.
Bhalissa I-Germanja, il-Kroazja, Cipru u l-Latvja ged ihejju -kampanji taghhom.

[I-monitoragg u l-evalwazzjoni tal-pjanijiet nazzjonali huma aspetti importanti ta’ din I-
inizjattiva, u 1-UE kkofinanzjat il-progett EUROPLAN' - u sussegwentement l-azzjoni
kongunta EUCERD"' — sabiex I-Istati Membri jigu pprovduti b'qafas li jappogga fl-isforzi
taghhom ta' zvilupp u implimentazzjoni tal-pjanijiet nazzjonali taghhom.

Pajjizi ohra bi pjanijiet fis-sehh (il-Kroazja, Franza, il-Litwanja, il-Portugall u Spanja)
jibbazaw l-istrategija taghhom ta’ monitoragg fuq indikaturi tal-EUROPLAN. Il-Bulgarija u s-

1 http://www.europlanproject.eu/_newsite 986989/index.html
' http://ec.europa.eu/eahc/projects/database.html?prjno=20112201
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Slovakkja ma ghandhom ebda strategija ta’ monitoragg. Fil-bqija tal-pajjizi, l-istrategiji ta’
monitoragg ghadhom ged jigu zviluppati.

3. Definizzjoni, kodifikazzjoni u sistema ta' inventarju tal-mard rari

a. L-attivitajiet tal-Kummissjoni Ewropea

L-ghanijiet ghall-azzjoni: 1i tigi stabbilita definizzjoni tal-mard rari huwa kundizzjoni
essenzjali ghal azzonijiet effettivi f'dan il-qasam. Fl-Artikolu 3 tar-Rakkomandazzjoni tal-
Kunsill, 1-Istati Membri impenjaw ruhhom li, ghall-finijiet ta’ hidma politika flivell
Komunitarju, jaghmlu uzu minn definizzjoni komuni ta’ mard rari bhala mard li jaffettwa
mhux aktar minn 5 persuni minn kull 10 000. Huwa importanti wkoll li I-kodifikazzjoni tal-
mard rari fis-sistemi tal-kura tas-sahha tittejjeb malajr hafna. L-Istati Membri qablu li
jistabbilixxu I-ghan li jizguraw li 1-mard rari jigi kodifikat u li dan ikun trac¢abbli b’mod xieraq
fis-sistemi tal-informazzjoni tas-sahha, kif ukoll 1i jikkontribwixxi b’mod attiv ghall-izvilupp
tal-inventarju facilment accessibbli u dinamiku tal-UE ta' mard rari abbazi ta-netwerk
Orphanet'?.

EZempyji tas-sitwazzjoni f’diversi Stati Membri fir-rigward tad-definizzjoni tal-mard rari:

o L-Isvezja: mard jew disturbi li jaffettwaw inqas minn 100 persuna minn kull miljun, u li jwasslu ghal grad
sinifikanti ta’ dizabilita;

e II-Finlandja: tuza d-definizzjoni ta’ mhux aktar minn persuna 1 minn kull 2 000 persuna affettwata, u d-definizzjoni
ta' marda gravi/debilitanti;

e Id-Danimarka: ghadha ma stabbilixxietx definizzjoni uffi¢jali ta’ mard rari. L-awtoritajiet tas-sahha Danizi
ghandhom it-tendenza li jiddefinixxu l-mard rari bhala mard li jaffettwa mhux aktar minn 500 sa 1 000 pazjent tal-
popolazzjoni Daniza;

e L-Estonja: ma ghandha ebda definizzjoni uffi¢jali ta’ mard rari. Madankollu, il-partijiet ikkoncernati jaccettaw id-
definizzjoni tal-UE stabbilita fir-Regolament dwar il-prodotti medic¢inali orfni;

e II-Belgju: jiddefinixxi l-mard rari bhala mard li jista’ jikkawza mewt jew mard kronikament debilitanti li tant ghandy
prevalenza baxxa li hemm bzonn ta' sforzi spec¢jali kongunti biex dawn jigu indirizzati. Bhala gwida, prevalenza
baxxa tfisser li I-marda taffettwa inqas minn 5 individwi minn kull 10,000 individwu fil-Komunita tal-Unjoni
Ewropea.

b. Attivitajiet tal-Istati Membri

L-Istati Membri 1li adottaw pjanijiet jew strategiji huma konformi mad-definizzjoni tal-UE
dwar il-politika fil-livell Komunitarju. Dawk 1i m'ghandhom ebda pjanijiet fis-sehh
normalment ma jkollhomx definizzjoni uffi¢jali ta’ mard rari.

' http://www.orpha.net/consor/cgi-bin/index.php



Attwalment, I-Istati Membri kollha qged juzaw is-sistemi ICD-9 jew ICD-10 ta'
Klassifikazzjoni Internazzjonali tal-Mard, li 1-bi¢¢a I-kbira tat-tipi ta' mard rari mhumiex
inkluzi fihom. Dan l-ahhar, uhud mill-Istati Membri ddec¢idew li jintroducu kodicijiet ORPHA
(is-sistema ta’ kodifikazzjoni tal-mard rari li giet Zviluppata mill-bazi ta' dejta Orphanet) fis-
sistemi ta’ statistika taghhom tas-sahha, b’mod parallel man-nomenklatura ICD jew bhala
progett pilota. L-azzjoni kongunta EUCERD qed tipprovdi input li ghandu jigi inkluz fl-abbozz
ICD-11 tad-WHO sabiex jigi zgurat li l-mard rari jkun prezenti fin-nomenklaturi
internazzjonali.

Sabiex tigbor l-informazzjoni dwar il-mard rari u taghmilha disponibbli, il-Kummissjoni ged
tappogga 1-Azzjoni Kongunta Orphanet”® permezz tal-Programm tas-Sahha tal-UE, u qed
tinvolvi lill-Istati Membri kollha bhala shab assocjati jew bhala shab kollaborattivi.
ORPHANET huwa bazi ta' dejta relazzjonali disponibbli f’seba’ lingwi li ghandha I-ghan 1i
tghaqgad flimkien informazzjoni dwar iktar minn 6,000 marda, u li tippermetti li jsiru
mistogsijiet multipli. Kull pajjiz ghandu wkoll pagna tad-dhul tieghu stess, bil-lingwa
nazzjonali tieghu.

4. Ricerka dwar mard rari

a. L-attivitajiet tal-Kummissjoni Ewropea

L-ghanijiet ghall-azzjoni: skont il-punt 5.12 tal-Komunikazzjoni u skont 1-Artikolu 3 tar-
Rakkomandazzjoni tal-Kunsill, 1-Istati Membri u I-Kummissjoni gew mistiedna jsibu modi kif
itejbu 1-koordinazzjoni tal-programmi Komunitarji, nazzjonali u regjonali ta’ ricerka dwar il-
mard rari. L-UE ffinanzjat madwar 120 progett ta’ ri¢erka kollaborattiva rilevanti ghall-
mard rari permezz tas-Seba’ Programm Qafas ghall-Innovazzjoni u I-Izvilupp Teknologiku
(FP 7)" taghha. B’bagit totali ta’ aktar minn EUR 620 miljun, dawn il-progetti jkopru
diversi ogsma ta’ mard bhal perezempju n-newrologija, l-immunologija, il-kancer, il-
pnewmologija u d-dermatologija'®. Permezz tal-attivitajiet taghha ta’ politika ta’ ricerka, il-
Kummissjoni Ewropea kienet ukoll forza motri¢i fit-tnedija ta’ inizjattivi mmirati lejn
koordinazzjoni mtejba tar-ricerka kemm fil-livell Ewropew kif ukoll fil-livell internazzjonali.

Ezempji ta’ programmi nazzjonali ghar-ricerka fil-qasam tal-mard rari

F’Settembru 2010, fil-Germanja giet ippubblikata sejha gdida ghal proposti ghall-estensjoni possibbli tal-10 netwerks li
nbdew f1-2008, u ghall-holgien ta’ netwerks godda. Wara li saret evalwazzjoni ta’ 39 proposta minn bord ta’ revizjoni ta’
esperti internazzjonali dwar il-mard rari, il-Ministeru Federali tal-Edukazzjoni u r-Ri¢erka ghazel 12-il netwerk ghal
finanzjament li jibda mill-2012, b’aktar minn EUR 21 miljun ghal tliet snin. Bhalissa qed isir finanzjament addizzjonali tar-
ricerka dwar il-mard rari bhala parti minn inizjattivi ohra ta’ finanzjament, bhan-Netwerk Nazzjonali tar-Ricerka dwar il-
Genomi (NGFN), Terapiji Innovattivi, il-Medi¢ina Rigenerattiva, id-Dijanjostika Molekolari, il-Provi Klini¢i u inizjattivi

'3 http://ec.europa.eu/eahc/projects/database.html?prjno=20102206

' Din i¢-¢ifra tirreferi ghar-ricerka li giet iffinanzjata bhala parti mit-Tema tas-Sahha tal-Programm ta’
Kooperazzjoni tal-FP7 (2007-2013).

' Pubblikazzjoni li nharget dan l-ahhar li tinkludi 1-finanzjament tal-UE ghar-ricerka dwar il-mard rari tista’ tigi
kkonsultata fuq: http://ec.europa.eu/research/health/pdf/rare-diseases-how-europe-meeting-challenges_en.pdf
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ohrajn, li jirrapprezentaw madwar EUR 20 miljun fis-sena.

Fi Franza, is-sejhiet ghal progetti ta’ ricerka huma mmexxija mill-Agenzija Nazzjonali Fran¢iza ghar-Ricerka (ricerka
bazika) jew mill-Ministeru tas-Sahha (ricerka klinika), jew mit-tnejn li huma (ricerka translazzjonali). Huma disponibbli
wkoll talbiet ghal progetti fil-qasam tax-Xjenzi So¢jali. Anki l-asso¢jazzjonijiet tal-pazjenti jipprovdu fondi ghar-ricerka. Ir-
ricerka bazika, klinika u translazzjonali tinghata appogg fuq bazi kontinwa u fl-ogsma kollha, filwaqt li ma tigi stabbilita
ebda prijorita nazzjonali fir-rigward ta' marda rari individwali specifika. Matul it-tieni pjan nazzjonali 2011-2014 gie allokat
l-ammont ta” EUR 51 miljun ghar-ri¢erka.

Fil-Kroazja hemm nuqqas ta’ dejta dettaljata dwar il-fondi allokati ghar-ricerka dwar il-mard rari. Huwa kkalkulat li jista'
jkun li madwar 4 % tal-progetti attwali ta' ricerka fil-Kroazja huma relatati mal-mard rari.

L-istrategija ta’ finanzjament tal-UE ghar-ricerka dwar il-mard rari ffukat fuq il-fehim tal-
kawzi sottostanti ghal dan it-tip ta' mard, u fuq id-dijanjozi, il-prevenzjoni u I-kura. L-
istrategija hija illustrata permezz tas-sejhiet tas-sahha FP7 tal-2012 u 1-2013, li inkludew
diversi temi dwar il-mard rari'®. Ir-ricerka kollaborattiva ffinanzjata mill-UE tigbor flimkien
timijiet multidixxiplinarji 1i jirrapprezentaw universitajiet, organizzazzjonijiet ta’ ricerka,
SMEs, l-industrija u organizzazzjonijiet tal-pazjenti mill-Ewropa u lil hinn minnha. Ir-ricerka
kollaborattiva f'llivell Ewropew u internazzjonali hija spe¢jalment importanti f’qasam bhal dak
tal-mard rari, li huwa kkaratterizzat minn popolazzjonijiet zghar ta’ pazjenti u minn rizorsi
skarsi. L-UE ffinanzjat ukoll aktar minn 100 fellowship, ghotjiet u netwerks ta' tahrig f’dan il-

1
qasam'’.

Il-progett ERA-NET iffinanzjat mill-UE E-RARE-2"® ghandu l-ghan li jizviluppa u jsahhah il-
koordinazzjoni ta’ programmi ta’ ricerka nazzjonali u regjonali. Wahda mill-attivitajiet
principali tieghu hija t-tnedija ta’ Sejhiet Transnazzjonali Kongunti. Dawn is-sejhiet involvew
agenziji ta’ finanzjament minn 13-il Stat Membru'’ tal-UE, kif ukoll ohrajn mit-Turkija, mill-
Izrael, mill-Isvizzera u mill-Kanada. Flimkien mal-progett ta' qablu, E-RARE-2 iffinanzja aktar
minn 60 progett ta’ ricerka.

F’kollaborazzjoni mal-imsiehba nazzjonali u internazzjonali taghha, il-Kummissjoni Ewropea
xprunat it-tnedija tal-Konsorzju Internazzjonali tar-Ri¢erka dwar il-Mard Rari
(IRDiRC)® fl-ewwel xhur tal-2011. L-ghan principali tieghu hu li sal-2020 johloq

1 Tt-temi i ttrattaw dwar il-mard rari fis-Sejhiet tas-Sahha FP7 tal-2012 u 1-2013 kienu: "L-appogg ghar-ricerka
internazzjonali dwar il-mard rari; L-utilita klinika ta' —omiki u —omiji ghal dijanjozi ahjar ta' mard rari; Bazijiet
ta' dejta, bijobanek u centru tal-'bijoinformatika’ ghall-mard rari; L-izvilupp prekliniku u kliniku tal-medicini
orfni; Provi ta’ osservazzjoni fil-mard rari; L-ahjar prattika u I-qgsim ta’ gharfien fil-gestjoni klinika tal-mard
rari (2012) u I-IZvilupp ta' teknologiji ta' immagni ghal interventi terapewtici fmard rari; Metodologiji godda
ghal provi klinic¢i ghal gruppi ta’ popolazzjonijiet zghar (2013).

"7 Dawn l-attivitajiet gew iffinanzjati permezz tal-programmi FP7 Nies (Azzjonijiet Marie Curie) u FP7 Ideat

(Kunsill Ewropew tar-Ricerka). Aqra aktar fuq: http://ec.europa.eu/research/mariecurieactions u fuq:
http://erc.europa.cu

'® Agra aktar fuq il-websajt E-RARE-2: http://www.e-rare.eu

' L-Awstrija, il-Belgju, Franza, il-Germanja, il-Gre¢ja, 1-Ungerija, I-Italja, il-Latvja, il-Pajjizi 1-Baxxi, il-
Polonja, il-Portugall, ir-Rumanija u Spanja.

% Agra aktar fuq il-websajt tal-IRDiRC: http://www.irdirc.org
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200 terapija gdida ghall-mard rari, kif ukoll mod kif jigu identifikati I-bi¢¢a I-kbira minnhom
billi r-rizultati tar-ricerka dwar il-mard rari jigu stimolati, koordinati ahjar, u massimizzati fuq
livell globali. Fi tmiem 1-2013, 1-IRDiRC kellu aktar minn 35 organizzazzjoni membru minn
erba’ kontinenti, li impenjaw ruhhom li jahdmu flimkien biex jiksbu I-ghanijiet tal-inizjattiva.

L-impenn qawwi tal-UE lejn ir-ricerka dwar il-mard rari u lejn 1-IRDiRC huwa mistenni li
jkompli permezz ta’ Orizzont 2020, il-Programm Qafas tal-UE ghar-Ricerka u 1-Innovazzjoni
ghall-perjodu 2014-2020. Tul is-seba’ snin li jmiss, 1-UE se tkompli tiffinanzja r-ricerka fil-
qasam tal-mard rari ghall-benefi¢¢ji tal-pazjenti tal-Ewropa u tad-dinja kollha.

Ir-registri u l-bazijiet tad-dejta tal-pazjenti huma strumenti importanti li jikkontribwixxu
fir-ricerka fil-qasam tal-mard rari u li jtejbu l-kura tal-pazjenti u l-ippjanar tal-kura tas-sahha.
Dawn jghinu biex tingabar flimkien id-dejta sabiex jinkiseb kampjun ta' dags suffi¢jenti ghar-
ricerka epidemjologika u/jew klinika. Huma wkoll essenzjali sabiex tigi vvalutata I-fattibbilta
tal-provi klini¢i, biex jigi ffacilitat l-ippjanar ta’ provi xierqa u biex tigi appoggata r-
registrazzjoni tal-pazjenti. Dawn jistghu wkoll jintuzaw biex jitkejlu I-kwalita, is-sikurezza, 1-
effikacja u l-effi¢jenza ta’ tipi differenti ta' kura. Orphanet ippubblika harsa generali lejn il-
kwistjonijiet relatati mat-twaqgif, il-governanza u l-finanzjament ta’ registri akkademici®'.

Sa Jannar 2014 kien hemm 588 registru tal-mard rari, li huma mqgassma kif gej: 62
Ewropej, 35 globali, 423 nazzjonali, 65 regjonali u 3 1i ma gewx definiti. Il-bi¢¢a 1-kbira tar-
registri huma stabbiliti f’istituzzjonijiet pubbli¢i u akkademi¢i. Ftit minnhom huma gestiti
minn kumpaniji farmacewtic¢i jew tal-bijoteknologija, filwaqt li ohrajn ged jitmexxew minn
organizzazzjonijiet tal-pazjenti. In-nuqqas ta’ interoperabilita bejn ir-registri tal-mard rari qed
jipperikola I-potenzjal tar-registri b'mod serju.

Huwa minhabba fhekk li ¢-Centru Kongunt tar-Ri¢erka tal-Kummissjoni Ewropea bhalissa
ged jizviluppa Pjattaforma Ewropea ghar-Registrazzjoni tal-Mard Rari. L-ghanijiet
ewlenin ta’ din il-pjattaforma huma li jigi pprovdut punt ¢entrali ta’ access ghal informazzjoni
ghall-partijiet ikkoncernati kollha dwar ir-registri tal-pazjenti li jbatu minn mard rari, li jigu
appoggati registri godda u ezistenti fid-dawl tal-interoperabilita taghhom, li jigu pprovduti
ghodod tal-IT ghaz-zamma tal-gbir tad-dejta u li jigu ospitati attivitajiet tan-networks ta'
sorveljanza.

b. Attivitajiet tal-Istati Membri

Uhud mill-pajjizi ghandhom programmi specifici ta’ finanzjament ghar-ricerka fil-qasam tal-
mard rari. Fost il-pajjizi li stabbilixxew kemm programmi/sejhiet ta’ finanzjament ghar-
ricerka fil-qasam tal-mard rari li ghadhom ghaddejjin kif ukoll programmi ta’ finanzjament
ghar-ricerka fil-qasam tal-mard rari li gew iffinalizzati hemm: 1-Awstrija, Franza, il-
Germanja, 1-Ungerija, I-Italja, il-Pajjizi 1-Baxxi, il-Portugall, Spanja u r-Renju Unit.

Ghadd kbir ta' pajjizi japppoggaw progetti relatati mal-mard rari permezz ta’ programmi ta’
finanzjament ghar-ricerka generalizzati. Uhud mill-pajjizi (bhal Franza, il-Germanja, 1-Italja,

*! http://www.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/GB/Registries.pdf
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il-Pajjizi 1-Baxxi u Spanja) ghandhom ukoll, jew kellhom, inizjattivi u incentivi specifici
sabiex tinghata spinta lir-Ri¢erka u Zvilupp fil-qasam tal-prodotti medi¢inali orfni u ta'
terapiji innovattivi ohra fil-livell nazzjonali.

5. Centri ta' kompetenza u netwerks Ewropej ta' referenza ghal mard
rari

a. L-attivitajiet tal-Kummissjoni Ewropea

Id-Direttiva 2011/24/UE dwar l-applikazzjoni tad-drittijiet tal-pazjenti fil-qasam tal-kura tas-
sahha transfruntiera (2011)* tistabbilixxi r-regoli ghad-drittijiet tal-pazjenti li jkollhom acéess
ghal kura sikura u ta’ kwalita tajba, kif ukoll regoli xierqa ta’ rimborz, fl-Istati Membri kollha
tal-UE. Id-Direttiva tipprovdi bazi soda ghal kooperazzjoni akbar bejn Il-awtoritajiet
nazzjonali tas-sahha. Uhud mid-dispozizzjonijiet jindirizzaw il-mard rari. L-Artikolu 12
jipprevedi kooperazzjoni msahha tal-Istati Membri, 1i tinkludi 1-kriterji u I-kundizzjonijiet
ghal Netwerks Ewropej ta’ Referenza u ghall-fornituri tal-kura tas-sahha.

Id-Direttiva ghandha l-ghan li tidentifika centri ta’ kompetenza li huma diga stabbiliti, u li
tinkoraggixxi l-parteCipazzjoni volontarja tal-fornituri tal-kura tas-sahha fin-Netwerks
Ewropej ta’ Referenza tal-gejjieni. FI-10 ta' Marzu 2014 il-Kummissjoni adottat lista ta'
kriterji u kondizzjonijiet 1i jridu jigu ssodisfati min-Netwerks Ewropej ta’ Referenza, kif ukoll
il-kriterji mehtiega minn fornituri tal-kura tas-sahha li jkunu jixtiequ jsiru membri ta' Netwerk
Ewropew ta’ Referenza™*,

Qabel l-adozzjoni tad-Direttiva 2011/24/UE, il-Kummissjoni appoggat 10 Netwerks pilota
Ewropej specifici ta’ Referenza ghall-mard rari permezz tal-Programm tal-UE dwar is-
Sahha. L-esperjenza miksuba permezz ta' dawn il-progetti ghenet biex jigi mfassal qafas
legali, u se tghin ukoll in-Netwerks Ewropej ta’ Referenza futuri.

Lista ta’ Netwerks pilota Ewropej ta’ Referenza ghall-mard rari
e  Dyscerne: Netwerk Ewropew ta’ Centri ta’ Referenza ghad-Dizmorfologija
¢  ECORN CF: Netwerk Ewropew ta’ Centri ta’ Referenza ghall-Fibrozi Cistika
e  PAAIR: Registru internazzjonali tal-Assocjazzjonijiet tal-Pazjenti u ta' Alpha 1,
e  EPNET Netwerk Ewropew tal-Porfirja,
e  EN-RBD Netwerk Ewropew tad-Disturbi Emorragici Rari, in-Netwerk tal-Linfoma ta' Hodgkin fit-tfal
e NEUROPED: Netwerk Ewropew ta’ Referenza ghal Mard Newrologiku Rari fit-Tfal

e EURO HISTIO NET: Netwerk ta’ referenza ghall-istjocitozi ta¢-¢elluli ta' Langerhans u sindromu asso¢jat fl-UE

22 http://eur-lex.europa.eu/LexUriServ/LexUriServ.do?uri=0J:L:2011:088:0045:0065:mt:PDF
PGU L 147, 17/05/2014, p. 71-78
*GU L 147, 17/05/2014, p. 79-87
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e TAG: Flimkien kontra 1-Genodermatozi

e  CARE NMD: It-Tixrid u I-Implimentazzjoni tal-Istandards tal-Kura ghad-distrofija muskolari Duchene fl-Ewropa

b. Attivitajiet tal-Istati Membri

L-Istati Membri uzaw approcéi differenti hafna fl-organizzazzjoni ta¢-centri ta’ kompetenza fi
hdan is-sistemi taghhom tal-kura tas-sahha. Xi pajjizi hatru, b'mod formali, centri ta’
kompetenza ghall-mard rari: Franza, id-Danimarka, Spanja u r-Renju Unit. L-Italja hatret
¢entri ta’ kompetenza ghall-mard rari b'mod formali f'livell regjonali:

[l-kriterji ghall-hatra jvarjaw minn pajjiz ghal iehor, u kultant sahansitra minn regjun ghal
regjun fl-istess pajjiz, anki jekk dawn il-kriterji ta’ spiss huma konformi mar-
rakkomandazzjonijiet tal-EUCERD dwar il-kriterji tal-kwalita ghac-centri ta’ kompetenza
ghall-mard rari fl-Istati Membri®.

Ghadd ta' pajjizi ghandhom c¢entri ta’ kompetenza ghall-mard rari li, filwaqt li mhumiex
mahtura b'mod uffi¢jali, huma rikonoxxuti mill-awtoritajiet f’livelli differenti: I-Awstrija, il-
Belgju, il-Kroazja, ir-Repubblika Ceka, Cipru, il-Germanja, il-Gre¢ja, 1-Ungerija, 1-Irlanda, il-
Pajjizi 1-Baxxi, l-Isvezja u s-Slovenja.

Ghadd ta’ pajjizi ghandhom centri ta’ kompetenza ghall-mard rari li huma rikonoxxuti biss
permezz tar-reputazzjoni taghhom, u li xi kultant jiddikjaraw lilhom infushom stess bhala
¢entri ta’ kompetenza: il-Bulgarija, 1-Estonja, il-Finlandja, il-Latvja, il-Litwanja, il-Portugall,
il-Polonja, ir-Rumanija u r-Repubblika Slovakka.

6. Il-gbir ta' gharfien espert dwar il-mard rari f’livell Ewropew

L-ghanijiet ghall-azzjoni: skont it-Taqsima V tar-Rakkomandazzjoni tal-Kunsill, I-Istati
Membri ged jintalbu jigbru l-kompetenzi nazzjonali dwar il-mard rari u jappoggaw il-
gbir ta' dawn il-kompetenzi nazzjonali.

Il-bicca 1-kbira tal-Istati Membri jappoggaw il-gbir ta’ kompetenzi mal-kontropartijiet
Ewropej sabiex jitrawwem l-iskambju tal-ahjar prassi dwar l-ghodod dijanjosti¢ci u t-
trattament mediku, kif ukoll l-edukazzjoni u l-kura soc¢jali fil-qasam tal-mard rari. Bosta
minnhom organizzaw attivitajiet ta' edukazzjoni u tahrig ghall-professjonisti tas-sahha, sabiex
dawn tal-ahhar jigu maghmula konxji dwar ir-rizorsi ezistenti disponibbli.

Sabiex tappogga dan il-process, dan l-ahhar il-Kummissjoni ikkofinanzjat il-progett tal-
Aqwa Prattiki Rari*®. Dan huwa progett ta' tul ta' erba’ snin (Jannar 2013 sa Dicembru 2016)
kofinanzjat mis-Seba’ Programm Kwadru ghall-Innovazzjoni u I-Izvilupp Teknologiku (FP7).
Fost I-ghanijiet ewlenin tal-progett hemm: il-holqgien ta' standards u ta' proc¢eduri affidabbli u
trasparenti ghall-izvilupp u l-evalwazzjoni ta' linji gwida tal-prattika klinika ghall-mard rari, u
li jigi stabbilit kunsens dwar metodologija innovattiva.

 http://www.eucerd.eu/?post_type=document&p=1224
*® http://www.rarebestpractices.eu/
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7. L-ghoti ta’ setgha lill-organizzazzjonijiet tal-pazjenti

a. L-attivitajiet tal-Kummissjoni Ewropea

L-ghanijiet ghall-azzjoni: skont 1-Artikolu 6 tar-Rakkomandazzjoni tal-Kunsill, I-Istati
Membri ged jintalbu jikkonsultaw lill-organizzazzjonijiet tal-pazjenti dwar il-politiki fil-
gasam tal-mard rari u jippromwovu l-attivitajiet ta' dawn l-organizzazzjonijiet.

Il-partecipazzjoni tal-organizzazzjonijiet tal-pazjenti fl-aspetti kollha tal-izvilupp tal-politika
dwar il-mard rari hija importanti hafna biex jigu identifikati l-bZonnijiet tal-pazjenti. Il-
Kummissjoni qed tappogga dan l-approce fil-livell tal-UE billi tinvolvi lill-organizzazzjonijiet
tal-pazjenti rapprezentattivi Ewropej f’diversi azzjonijiet, bhal perezempju gruppi u kumitati
ta’ esperti.

[I-Kummissjoni pprovdiet ukoll ghotjiet operattivi lil organizzazzjonijiet tal-pazjenti permezz
tal-Programm tas-Sahha tal-UE.

b. Attivitajiet tal-Istati Membri

Fl-Ewropa nholoq ghadd dejjem akbar ta’ alleanzi nazzjonali ta’ organizzazzjonijiet ta'
pazjenti li jbatu minn mard rari. Skont Orphanet, sa tmiem 1-2013 kien hemm 2512
organizzazzjoni speéifika ta' pazjenti li jbatu minn mard rari, inkluz 2161 li huma
nazzjonali, 213 regjonali, 72 Ewropej u 61 internazzjonali.

L-Istati Membri kollha li wiegbu ghall-kwestjonarju jippartecipaw fi djalogu attiv tal-
organizzazzjonijiet tal-pazjenti li jbatu minn mard rari, prin¢ipalment billi jikkonsultaw lill-
pazjenti u lir-rapprezentanti tal-pazjenti dwar il-politiki fil-qasam tal-mard rari.

8. Governanza u koordinazzjoni Ewropea

L-ghanijiet ghall-azzjoni: fi-punt 7, il-Komunikazzjoni tistipula li 1-Kummissjoni ghandha
tigi meghjuna minn kumitat konsultattiv dwar il-mard rari.

Dan il-Kumitat twaqqaf b’Dec¢izjoni tal-Kummissjoni tat-30 ta’ Novembru 2009 i
tistabbilixxi Kumitat tal-Unjoni Ewropea ta' Esperti dwar il-Mard Rari (2009/872/KE)*’. II-
hidma tal-Kumitat wasslet ghall-adozzjoni ta' opinjoni u ta’ hames settijiet ta’
rakkomandazzjonijiet, ghall-pubblikazzjoni ta’ bullettin li johrog darba kull xahrejn u ghal
rapport annwali dwar I-Ahhar Avanzi fl-Attivitajiet dwar il-Mard Rari fl-Ewropa 1i jiddeskrivi
l-attivitajiet fil-livell tal-Istati Membri, tal-UE u flivell globali.

Dan l-ahhar, il-Kumitat gie sostitwit mill-grupp tal-Unjoni Ewropea ta' Esperti dwar il-Mard
Rari”®, b'konformita mad-dispozizzjonijiet tal-Qafas ghall-gruppi ta' esperti tal-Kummissjoni:
regoli orizzontali u registru pubbliku®.

*7 http://eur-lex.europa.eu/LexUriServ/LexUriServ.do?uri=0J:L:2009:315:0018:0021:MT:PDF
*% http://ec.europa.eu/health/rare_diseases/docs/dec_expert_group 2013 mt.pdf
* http://ec.europa.eu/health/rare_diseases/docs/dec_expert_group 2013 mt.pdf
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[I-grupp ta’ esperti huwa maghmul minn rapprezentanti tal-Istati Membri, u minn
rapprezentanti ta’ organizzazzjonijiet tal-pazjenti, assoc¢jazzjonijiet Ewropej ta’ produtturi ta'
prodotti jew ta' fornituri ta’ servizzi, assocjazzjonijiet professjonali Ewropej jew socjetajiet
xjentifi¢i u esperti individwali. Il-kompitu ewlieni tal-grupp ta’ esperti huwa li jaghti pariri
lill-Kummissjoni dwar l-implimentazzjoni ta’ azzjonijiet tal-Unjoni dwar il-mard rari, inkluz
it-tfassil ta’ strumenti legali, dokumenti ta’ politika, linji gwida u rakkomandazzjonijiet.

9. Azzjonijiet biex tizdied il-kura tas-sahha ta’ kwalita gholja ghal mard
rari

a. Ir-Regolament dwar il-prodotti medicinali orfni

Bi twegiba ghat-thassib ghas-sahha pubblika u sabiex jigu stimolati r-ricerka u l-izvilupp ta’
medicini orfni, I-UE adottat ir-Regolament dwar il-prodotti medi¢inali orfni, li ghandu I-ghan
li jipprovdi incentivi ghall-izvilupp ta’ prodotti medi¢inali orfni. Ir-Regolament (KE)
Nru 141/2000™ tal-Parlament Ewropew u tal-Kunsill jistabbilixxi procedura centralizzata
ghad-denominazzjoni ta’ prodotti medi¢inali orfni, u jistabbilixxi in¢entivi ghar-ricerka, il-
kummer¢jalizzazzjoni u l-izvilupp ta’ medic¢ini ghal mard rari.

Sa Jannar 2014, il-Kummissjoni Ewropea awtorizzat aktar minn 90 medi¢ina orfni. Il-fatt
li I-Kummissjoni Ewropea ddikjarat aktar minn 1000 prodott bhala prodotti medic¢inali orfni
huwa ugwalment importanti’'. L-isponsers li jizviluppaw dawn il-prodotti jibbenefikaw minn
in¢entivi bhal ghajnuna ghall-protokoll. Din l-assistenza ghandha tiffacilita l-izvilupp u I-
awtorizzazzjoni ta’ medi¢ini innovattivi ghall-benefi¢¢ju tal-pazjenti.

F’dawn l-ahhar snin, l-ghadd ta’ dezinjazzjonijiet zdied, filwaqt 1i n-numru ta’
awtorizzazzjonijiet baqa’ stabbli (7 awtorizzazzjonijiet f1-2013, meta mqabel ma' 10
awtorizzazzjonijiet f1-2012).

b. L-iffacilitar tal-ac¢cess ghal prodotti medicinali orfni

Minkejja dawn l-in¢entivi, il-prodotti medi¢inali orfni awtorizzati mhumiex disponibbli fl-
Istati Membri kollha tal-UE, u l-a¢¢ess tal-pazjenti mhuwiex l-istess fl-Istati Membri kollha
tal-UE. Barra minn hekk, gie osservat dewmien importanti fid-disponibbilta. B'hekk, 1-Istati
Membri u I-Kummissjoni nedew progett biex jikkoordinaw l-investimenti fl-evalwazzjoni ta’
medicini godda u fl-iskambju ta’ informazzjoni u ta' gharfien™.

Minkejja li d-decizjonijiet dwar l-ipprezzar u r-rimborz huma esklussivament ta’ kompetenza
nazzjonali, l-Istati Membri ged jiffac¢jaw sfidi importanti u komuni biex jipprovdu access
affordabbli u sostenibbli ghal medicini li jiswew hafna flus ghal pazjenti bi htigijiet medici
ovvji li mhumiex ged jigu ssodisfati. Dawn l-isfidi jistghu jwasslu ghal problema akbar meta
jkun ikkonc¢ernat numru limitat ta’ pazjenti u meta t-tipi ta' kura possibbli biex jintlahqu I-
htigijiet medi¢i mhux issodisfati jkunu skarsi u ghalja, kif spiss huwa I-kaz fir-rigward tal-
mard rari u I-prodotti medicinali orfni.

3% http://eur-lex.europa.eu/LexUriServ/LexUriServ.do?uri=0J:L:2000:018:0001:0005:mt:PDF
3! http://ec.europa.eu/health/human-use/orphan-medicines/index_en.htm

*http://ec.europa.eu/enterprise/sectors/healthcare/competitiveness/process_on_corporate_responsibility/platform
_access/index_en.htm#h2-2
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II-Grupp ta’ Hidma “Mekkanizmu ta’ Access Koordinat ghal Prodotti Medicinali Orfni” bhal
aparti mill-Proc¢ess dwar ir-Responsabbilta Korporattiva fil-Qasam tal-Prodotti Farmacewtici
L-ghan ewlieni tal-grupp ta’ hidma® kien li jigi ezaminat kif jinghata "access fil-hajja reali"
ghal prodotti medic¢inali orfni lil pazjenti li jbatu minn mard rari. Ir-rakkomandazzjoni
princ¢ipali ta’ dan il-grupp kienet i jigi zviluppat mekkanizmu koordinat bejn 1-Istati Membri
u l-isponsers voluntiera ghall-evalwazzjoni tal-prodotti medi¢inali orfni, li jista’ jkun ibbazat
fuq qafas ta' valur trasparenti, sabiex jigi appoggat l-iskambju ta’ informazzjoni bil-ghan li
jkunu jistghu jittiechdu decizjonijiet infurmati rigward l-ipprezzar u r-rimborz fil-livell tal-
Istati Membri. Dan ghandu jwassal ghal prezzijiet aktar ragonevoli ghal minn ihallas, ghal
kundizzjonijiet tas-suq aktar prevedibbli ghall-industrija kif ukoll ghal ac¢cess aktar ekwu
ghall-pazjenti’**.

¢. L-iskrinjar tal-popolazzjoni ghal mard rari

L-ghanijiet ghall-azzjoni: Fil-punt 5 tal-Komunikazzjoni, il-Kummissjoni impenjat ruhha li
tevalwa l-istrategiji attwali ta' skrinjar tal-popolazzjoni (inkluz l-iskrinjar tat-trabi) ghall-
mard rari.

[I-Kummissjoni kkummissjonat rapport dwar il-prattiki tal-iskrinjar tat-trabi ghal disturbi rari
implimentati fl-Istati Membri kollha tal-UE, inkluz I-ghadd ta’ ¢entri, stima tan-numru ta’
trabi skrinjati u l-ghadd ta' disturbi inkluzi fl-iskrinjar tat-trabi, kif ukoll ir-ragunijiet ghall-
ghazla ta’ dawn id-disturbi®’. Il-bi¢¢a 1-kbira tal-Istati Membri koperti minn dan ir-rapport
ghandhom korp 1i jissorvelja l-iskrinjar tat-trabi. L-ghadd ta’ tipi ta' mard li jsir skrinjar
ghalihom ivarja b'mod sostanzjali bejn Stat Membru u iehor, minn tip wiehed fil-
Finlandja ghal 29 fl-Awstrija.

Abbazi ta’ dan ir-rapport, il-Kumitat ta’ Esperti tal-UE dwar il-mard rari adotta opinjoni dwar

ogsma potenzjali ta’ kollaborazzjoni Ewropea fil-qasam tal-iskrinjar tat-trabi®®.

10.1d-dimensjoni globali tal-politika dwar il-mard rari

L-ghanijiet ghall-azzjoni: 11-Komunikazzjoni ghandha 1-ghan 1i trawwem il-kooperazzjoni
dwar il-mard rari f'livell internazzjonali mal-pajjizi kollha 1i huma interessati, u
b'kollaborazzjoni mill-qrib mal-Organizzazzjoni Dinjija tas-Sahha.

L-Unjoni Ewropea u 1-Istati Membri taghha huma meqjusa bhala 1-mexxejja fl-izvilupp ta’
azzjonijiet ghal mard rari. Azzjonijiet li saru mill-UE u li saru fl-Istati Membri influwenzaw 1-
izviluppi f’dan il-qasam f’pajjizi mhux Ewropej, u l-izviluppi teknic¢i u politi¢i fl-Unjoni
Ewropea kellhom ukoll impatt sinifikanti fuq il-politika ta' pajjizi ohra fir-rigward tal-mard
rari.

3http://ec.europa.eu/enterprise/sectors/healthcare/competitiveness/process_on_corporate_responsibility/platform
_access/index_en.htm#h2-2

* Wara li I-grupp ikkonkluda I-hidma tieghu f1-2013, uhud mill-membri tal-grupp ta’ hidma segwew id-
diskussjonijiet dwar l-inizjattiva tal-Kumitat tal-Evalwazzjoni tal-Medi¢ini (MEDEV, grupp informali ta’
esperti minn istituzzjonijiet statutorji tal-assigurazzjoni tas-sahha fl-Ewropa) bil-ghan li jittrasponu I-
konkluzjonijiet tal-grupp fil-prattika u jwaqqfu progetti pilota.

% http://ec.europa.eu/eahc/news/news104.html
*® http://www.eucerd.eu/wp-content/uploads/2013/07/EUCERD _NBS_Opinion_Adopted.pdf
15


http://www.eucerd.eu/wp-content/uploads/2013/07/EUCERD_NBS_Opinion_Adopted.pdf
http://www.eucerd.eu/wp-content/uploads/2013/07/EUCERD_NBS_Opinion_Adopted.pdf

Diversi pajjizi mhux Ewropej wettqu azzjonijiet specifici, xi drabi bhala rizultat tal-fatt li
huma vizibbli fuq l-Internet, bhal fil-kaz ta’ Orphanet, 1i jippubblika informazzjoni onlajn
f’seba’ lingwi u kiseb importanza bhala sors ta’ informazzjoni verament globali. Hemm ukoll
inizjattivi ohra li ged jaghtu appogg lil organizzazzjonijiet internazzjonali globali fil-hidma
taghhom b'rabta mal-mard rari, bhal perezempju l-involviment ta' Azzjoni Kongunta tal-
EUCERD fl-aggornament tal-ICD-10. II-Konsorzju Internazzjonali tar-Ric¢erka dwar il-Mard
Rari’’ huwa ezempju eccellenti ta’ kooperazzjoni internazzjonali mibdija mill-Kummissjoni
Ewropea.

[l-politika tal-Kummissjoni Ewropea dwar il-mard rari ibbenefikat ukoll minn kisbiet fil-
qasam tal-politika f'pajjizi ohra.

11.Konkluzjonijiet u proposti ghall-futur

Skont ir-rakkomandazzjoni tal-Kunsill, ir-rapport ta’ implimentazzjoni ghandu jikkunsidra sa
liema punt il-mizuri proposti ged jahdmu b’mod effettiv, u ghandu jikkunsidra wkoll il-htiega
ghal aktar azzjoni biex tittejjeb il-hajja kemm tal-pazjenti li jbatu minn mard rari kif ukoll il-
hajja tal-qraba taghhom.

Minn meta gew adottati I-Komunikazzjoni tal-Kummissjoni f1-2008 u r-Rakkomandazzjoni tal-
Kunsill 11-2009, 1-Unjoni Ewropea mxiet hatna 'l quddiem fit-trawwim ta' kooperazzjoni biex
tittejjeb il-hajja ta’ persuni li jbatu minn mard rari.

B’mod generali, l-ghanijiet tal-Komunikazzjoni u tar-Rakkomandazzjoni tal-Kunsill gew
milhuqa. It-tnejn li huma ghenu biex tissahhah il-kooperazzjoni bejn 1-Unjoni Ewropea,
l-Istati Membri u l-partijiet ikkoncernati rilevanti kollha.

[I-Kummissjoni inkoraggiet l-iskambju tal-esperjenzi sabiex tghin lill-Istati Membri
jizviluppaw il-pjanijiet jew l-istrategiji nazzjonali taghhom ghall-mard rari.

Dan serva ta' appogg biex ghadd sinifikanti ta’ Stati Membri jdahhlu fis-sehh pjanijiet
dedikati biex jindirizzaw il-mard rari: illum, 16-il Stat Membru ghandhom pjanijiet relatati
mal-mard rari (meta mqabbel ma’ 4 biss fl1-2008) u ghadd sinifikanti ged joqorbu lejn I-
adozzjoni ta’ pjan. L-ghoti ta' appogg lill-Istati Membri f’dan l-isforz jibga’ I-prijorita
ewlenija tal-hidma tal-Kummissjoni f’dan il-qasam.

Minkejja dan il-progress inkoragganti, ghad baga hafna xi jsir biex jigi zgurat li persuni li
jbatu minn marda rari jkunu jistghu jiksbu dijanjozi korretta u l-ahjar kura possibbli flI-UE
kollha. Ghad hemm Stati Membri li ghad m’ghandhomx pjan jew strategija nazzjonali.
F’dawk I-Istati Membri li ghandhom pjan jew strategija nazzjonali fis-sehh, fil-bic¢a 1-kbira
tal-kazijiet l-implimentazzjoni bdiet biss dan l-ahhar, u jehtieg li tigi mmonitorjata.

Huwa ghalhekk li I-azzjoni rigward il-mard rari hija prominenti fil-Programm il-gdid dwar is-
Sahha u fil-programm il-gdid tal-UE ghar-Ri¢erka u 1-Innovazzjoni Orizzont 2020. Huwa
previsti li I-azzjonijiet li gejjin se jkomplu jappoggaw lill-Istati Membri:

37 Agra aktar fuq il-websajt tal-IRDiRC: http://www.irdirc.org
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e [7-Zamma tar-rwol ta' koordinazzjoni tal-UE fl-izvilupp tal-politika tal-UE dwar il-
mard rari u l-ghoti ta' appogg lill-Istati Membri fl-attivitajiet taghhom f'livell
nazzjonali.

e [t-tkomplija tal-ghoti ta' appogg ghall-izvilupp ta’ Pjanijiet/Strategiji Nazzjonali
dwar il-Mard Rari fl-Unjoni Ewropea.

e L-ghoti ta' appogg sostnut lill-Konsorzju Internazzjonali tar-Ricerka dwar il-Mard
Rari, u lill-inizjattivi zviluppati bhala parti mill-attivitajiet generali tieghu.

e [t-tkomplija tal-izgurar ta’ kodifikazzjoni xierqa tal-mard rari.

e [t-tkomplija tal-hidma biex jonqsu l-inugwaljanzi bejn il-pazjenti b’mard rari u I-
pazjenti li jbatu minn mard aktar komuni, u l-ghoti ta' appogg ghal inizjattivi li
jippromwovu access ugwali ghad-dijanjozi u ghall-kura.

e [t-tkomplija tal-promozzjoni tal-ghoti tas-setgha lill-pazjenti fl-aspetti kollha tal-
izvilupp tal-politika dwar il-mard rari.

e [t-tkomplija tal-attivitajiet 1i jzidu l-gharfien tal-pubbliku dwar il-mard rari u dwar I-
attivita tal-UE f’dan il-qasam.

e [-uzu tad-Direttiva 2011/24/UE fir-rigward tal-applikazzjoni tad-drittijiet tal-pazjenti
fil-qasam tal-kura tas-sahha transfruntiera biex jingiebu flimkien Netwerks Ewropej
ta’ Referenza dwar il-mard rari. L-ghoti ta' appogg ghall-izvilupp tal-ghodod li
jiffacilitaw il-kooperazzjoni u l-interoperabilita tan-Netwerks Ewropej ta’ Referenza
ghall-mard rari.

e L-istimolar tal-izvilupp u l-uzu ta’ soluzzjonijiet tas-sahha elettronika fil-qasam tal-
mard rari.

e L-implimentazzjoni u t-tkomplija tal-ghoti ta' appogg ghall-Pjattaforma Ewropea
ghar-Registrazzjoni tal-Mard Rari.

e Li jkompli jingeda rwol globali fl-inizjattiva tal-mard rari, u li jkun hemm
kollaborazzjoni ma’ partijiet ikkon¢ernati internazzjonali importanti.

L-opinjonijiet li gew espressi mill-Istati Membri u mill-partijiet ikkoncernati, fil-qafas tal-
Grupp ta’ Esperti tal-Kummissjoni dwar il-mard rari, se jitqiesu wkoll.
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