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Etats Unis

N RD of the dutrkeness
e the light e

National Crganization
for Rare Disordérs

e 1983 Orphan Drug Act

* Plusieurs Mio de dollars obtenus pour la
recherche
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EURORDIS

Rare Diseases Europe

L’ organisation européenne

pour les maladies rares




La mission dEURORDIS

= Construire une forte communauté paneuropéenne
d’associations et de malades vivant avec des
maladies rares

= Etre leur voix au niveau europeen

= et — directement ou indirectement — combattre
I'impact de leur maladie sur leur vie.

-y . . .
! |. P 5 w Ty '
t swuse AR 1

ot ] el '

e . L . ’
et i .

neag DEW. 43 7

* MARCHE DES >+
MALADIES RARES




Les objectifs ’EURORDIS

Faire connaitre et reconnaitre les maladies rares
comme un probleme de santé public.

Attirer I'attention du public et des institutions nationales
ou internationales sur les problemes des maladies
rares.

Ameéliorer les traitements et les soins, le soutien aux
personnes atteintes et faciliter 'acces a I'information.

Promouvoir la recherche scientifique et clinique.

Améliorer la qualité de vie des patients en matiere
d’assistance sociale et educative.

Favoriser le developpement du médicament orphelin.



Construire une communaute pan-européenne

= Association créée en 1997

= Dirigée par des malades ou leurs proches

= En 2009
= 380 membres dans 39 pays

= 19 Alllances nationales




Construire une communaute pan-européenne

L]
n. o, .
e ® Rare Disorders Denmark
[ X J
[} L
Rare Disorders Denmark
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Maladies Rares
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www.alliance-maladies-rares.org
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Greek Alliance of Rare Diseases
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www.enfermedades-raras.org

More information at: www.eurordis.org

List of alliances current as of July 2007
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Actions d’'Eurordis

« Formation des * Listes de discussion
associations — Achondroplasie
| | — Acidémie propionique
— Alstrom
— Aniridie
— Behcet

o — Anomalie du Chromosome 11q
« Organisation de _ Enler Danlos

conférences et de cours — Hystiocytose

— lchthyose

— Polychondrite chronigue
atrophiante

— Sanfilippo

Guidelines de bonnes pratiques
http://eurordis.medicalistes.org



Actions d’Eurordis: enguétes

europeennes

2004 : comparer les besoins et
I'acces aux soins

2005 comparer les délais d’acces
au diagnostic et leurs causes (8
maladies rares, 17 pays, 6 000
guestionnaires)

2006 comparer les expériences et
les attentes en matiere de soins
(16 maladies rares, 23 pays, 6000
guestionnaires), en particulier le
besoin de centres spécialisés

_

The Voice of
12,000 Patients

of Rare Disease Manients




Action d’'Eurordis:

Rare Diseases Da

e 29 Février 2008: 1 € journée européenne |
A rare Day for very special people pra——

e 28 Février 2009: 2eme Journée
Internationale

Patient Care: a Public Affair!

e 28 Février 2010: 3eme Journée
Internationale

Patients & Researchers:
Partners for Life!

www.rarediseaseday.orq




| es succes d’'Eurordis

1997- 2009

e 1999: Réglementation du medicament
orphelin

e 2006: Réeglementation du médicament
pediatrique

e 2009: Adoption de la Communication
Européenne: « maladies rares: un deéf
pour 'Europe »

 Europlan en cours
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Maladies Rares
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L’exemple de I'Alliance Francaise

Des malades
Des associations
Un collectif

'i‘ ‘i\ ’i" '*‘ ’ﬁ‘ Les maladies sont rares mais les malades nombreux /i\ /i\ % ‘i‘ *
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Mission: Créer un collectif fort

Maladies Rares

Créée le 24 février 2000

De 40 associations a sa creation, I'Alliance Maladies Rares regroupe aujourd’hui

193 associations de malades et de parents de malade s.

Elle est un lieu d’information, de formation et d'entraide ou la convivialité,

I'échange et le partage d’expériences entre associations jouent un role essentiel.
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Maladies Rares
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Sensibiliser le grand public

% |La Marche des maladies rares

* L es forums régionaux d’'information

% |La Journée internationale

Rare Disease Day
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Sensibiliser le grand public
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Les maladies rares concernent plus de 3 millions
de personnes en France soit 1 personne sux 20.
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Maladies Rares

Structurer les liens avec les professionnels de san

te

Edition d’une plaquette « Et si c’était une maladie rare ? » déclinée en région,

detaillant la filiere de soins et les dispositifs d’information

panc,

Maladies Rares

Rompre Iisolement des famiies

Maladies Rares Info Services 0 810 63 19 20

Alliance Maladies Rares 102 rue Didot 75014 Paris

Réatiser une Prise en charge adaptée

Les maladies rares ont
longtemps écé oublices
de la science et de fa
médecine.

Bls éralent mal cu non dignost-

Le Plan national maladies rares

Le Plana retenu pour les maadies rares,une:
Grganistion pradugs de Tofire de sams,
qul assacte:

* un niveau d'experiss national ou Inter-
régional le centre de référence :

- un niveau de prise en chargs des malades
regenal chelcn

ment sur le terriceire, D'l un sen-
ciment d'excusion et dimpulssinee
trésfort parmi les famillss, dautane
Flus Q2 pour a pluart d zntre elles
1 nya pas de waitemen: curatt
Mait le contexce charge: sous fm-
puleion des assocktions de malades
e notamment de FAllance Makidies
Fares ex de [AFH,les maladies rares
ant eté ratanuss comms une des
eing priarités e a lol rebtive 4 fa
politique de santé publique du 9
20012004,

Un premisr Plan natlonal maladies
Fares 20052008, articulé autour de
10 axes strarégiques, a &é mis en
e quivisat & assurer aux mala-
des ['quits pour laccés au dagnos-
tie.au traltsment et 3 la priss en
charge

Les maladies sont rares mais les malades nombreux

de [a il de soins 4 preximi: du melade.

Les missions...

Lapplcation de ce phn a défh cendulcd la
mize en place de 32 cemres de réference
aballisés pour une maladie rare ou un
groups de maladies rarss

Les centres de compétences sont desgnés
par les ARH {Agences Reglorales de IHoz-
pitalisarion) qui en publient la fsts régicn
par region

Un nouveau Plan national
Maladles Rares est en cours
délaberation et sera mis en
ceuire au plus tard en 2010,
Les financements du premier
Plan sercnt maintenus durant
lannée 2009, natamment en
ce qui conceme les centres
de réfiérence.

..des centres de référence

2 Fadliver le diagnostic et définlr

se en charge
thérspsutique, peychologique
et d'accompagnement socal

28 Défnir e difuser des protocoles
de prise en charge en len
avee la Hante Autorics de Sants

2 Coordanner les travaux
de recherche et participer
A Ia surveillance épldémiologique

2 Participer A des actions
de formation ¢ information
pour les professionnels de santé;
fos malades et lours familles.

2 Animer et coordonner des
réseaux de correspondants
sanitaires st médico-socians

2 Eire dus interlocateurs
priviléglés pour les tutelles.
et les assoclations de
malades

..des centres
de compétences

¥ Exabir e diagnostic pour
les maladies les moins. rares

2 Mettre en wuvre Ia thérapeutique
quand slle est disponible

7 Organiser b prise en charge
du malade, en fien avec les
centres de réfbrence labellisés
k5 acteurs et structures
sanitaires ec ciales
de proximité

Alsace

‘Maisons Déparcemontales
des Parsonnes
HandicapGes (MDPH)

« Bas Rhin (67)
T4.0200747 900 (n” vert
6 A rue delerdon

67000 Strasbourg

» Haut Riin (§8)
T4.03893068 10

ma i

48 wanwa da la Républiqua
68000 Colmar

D.R.D.A.S.S. Alsace
at B.D.AS.S.

wwwalsa ce.sante goufr

Agence régionale
da I'hospitalisation
dAlsace (ARH)
www parhtage. antefr

GRSP (Groupement
Régional de Santé
Publique)
hetpigrsp-alsace sante g

Maladies Rares Info Services 0 810 63 19 20

Alliance Maladies Rares 102 rue Didot 75014 Paris

Antenne régionate de
P Alliance Maladies Rares
on Atsaco

« Angiqus LORENTZ

27 rus Hanrt Freny
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Participer activement a I'élaboration des politiques
concernant les maladies rares

Maladies Rares

* A l'origine de I'Inscription des maladies rares dans la loi du 9 aolt 2004 comme
un des cing axes prioritaires de santé publique

+» Associée étroitement a I'élaboration, a la mise en ceuvre et au suivi du ler Plan
national maladies rares

% |nterlocuteur incontournable de I'élaboration du 2nd Plan maladies rares

'# ’ﬂ\ ’n" ‘i‘ ’ﬁ‘ Les maladies sont rares mais les malades nombreux /i\ /i\ i- !ﬁ\ *



Et la Suisse ?

Il N’y a pas d’Alliance de patients, mais
Orphanet Suisse a permis de repertorier
plus de 80 associations:

Association Enfance et Maladies Orphelines
Association des Parents d’Enfants Phenylcétonuriques
Association pour la Sclérose Tubéreuse de Bourneville

Association du syndrome de Prader-Willi
Association contre les leucodystrophies
Fondation Marfan
Fondation Sanfilippo
Retina Suisse

Tourette Romandie........
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Suisse - Schweiz - Svizzera
www.erphanet.ch
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Ont organise:

1 ere Rencontre des Associations
Suisses de Patients et leur Famille

Concernés par les Maladies Rares
28 mars 2009

« Pertinence de la création d’'une alliance maladies
rares en Suisse »



