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Heoringssvar fra den danske regering vedrarende Europa-Kommissionens
horingstekst em sjeeldne sygdomme

Den danske regering finder det positivt, at Europa-Kommissionens Generaldirektorat for Sund-
hed og Forbrugerbeskyttelse som led i sine overvejelser om at fremsztte et forslag i lebet af
2008 pa omradet for sjzldne sygdomime har valgt at sende en heringstekst vedr. sjeldne syg-
domme 1 en bred offentlig hering blandt medlemslandene og andre interesserede parter.

Forméiet med heringen er at afdekke medlemsiandenes og andre parters synspunkter om, hvilke
videre skridt, der ber tages pé fellesskabsniveau med henblik pa at styrke behandlingen i for-
hold til patienter med sjaldne sygdomme. Alt i alt finder den danske regering, at haringsteksten
indeholder 5 relevante emner og 14 aktuelle spergsmal vedr, sjzldne sygdomme.

Imidlertid skal den danske regering understrege, at det eksisterende og nuverende netvaerkssam-
arbejde pé europzisk niveau ber veere fundamentet for den fortsatte koreplan for 2008, herunder
at forts@tte brugen af EU’s Folkesundhedsprogram 2003-2008 (2. EF-handlingsprogram for
sundhed 2008-2013) uden nye specifikke initiativer pd omradet for siidne sygdomme,

Generelt

Den danske regering har - pd baggrund af Sundhedsstyrelsens deltagelse i EU's Task force og
Ministeriet for Sundhed og Forebyggelses deltagelse i underarbejdsgruppen om europaiske
referencenetvark (ERN) for sjeldne sygdomme - som udgangspunkt en positiv holdning til
initiativer og aktiviteter, der kan fremme udveksling af viden, sundhedspersonale, data, prever
m.m. i indsatsen til gavn for patienter med sjzldne sygdomme.

Det skal samtidig understreges, at der i Danmark sével som i hovedparten af de evrige EU-lande
allerede findes nationale regelset og muligheder for, at et sddant samarbejde i relevante tilfzlde
kan komme patienter til gavn.

Et sddant samarbejde kan allerede foregd bl.a. hvis der er behov for direkte udveksling af infor-
mation og radgivning om konkrete patienter cller eventuelt i relevante tilfazlde behov for henvis-
ning af en patient til udlandet. Der findes siledes med henvisning til subsidiaritetsprincippet ikke
umiddelbart behov for yderligere regels®t pd omradet.

Det er pa det grundtag regeringens opfattelse, at intentionerne og ideerne t heringsteksten er af
meget vidtgdende karakter og pd flere punkter omhandler mediemslandenes reguleringsmeka-
nismer, som strekker sig langt ind i medlemslandenes organisering af sundhedsvasenet, herun-
der i tildeling af sociale og sundhedsfaglige ydelser, der ikke er undergivet EU-
reguleringskompetence.

Derudover stiller regeringen sig uforstéende over for, at haringsteksten henviser til artikler i et
kommende sundhedsdirektiv, der endnu ikke er fremsat og til et folkesundhedsprogram for
2014-2020.
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Grundlaget for begrebet sjzldne sygdomme i horingsteksten tager udgangspunkt 1 en prevalens
pé mindre end 5 per 10.000 personer, svarende til ca. 2300 patienter per sygdom i Danmark,
hvilket ikke forekommer speciel lavt eller sjzldent. [ Danmark vurderes en sygdom at veaere
sizlden, hvis der er en prevalens pa under 500 patienter, svarende til 1 per 10.000 personer,
Endvidere skal det bemarkes, at en afgraznsning i forhold til praevalens kun i begraenset omfang
i sig selv begrunder behov for serlig organisering, udveksling af viden, samarbejde eller be-
handiing over landegraenser i EU- regi.

Den lzgevidenskabelige forskning er internationalt organiseret og samarbejder allerede om
udveksling af viden og data pd mange forskellige mader. Der bor derfor vere klare sundhedsfag-
lige begrundelser for etablering af hver enkelt serligt EU — initiativ pé et sygdomsomrade.

Generelt er det den danske regerings opfatielse, at de eksisterende og nuvarende aktiviteter i
EU-regi er yderst vardifulde, idet det skaber mulighed for udveksling af erfaringer og viden til
gavn for nationale sundhedsmyndigheder, fagfolk og organisationer for patienter og pérerende
pd omradet bl.a. i relation til, om der kan identificeres behov for koordinerende initiativer.

Der er genereit pi omridet for sjmidne sygdomme som i evrigl pa andre sygdomsomrider, be-
hov for kontinuerlig udvikling og forbedring af indsatsen i relation til diagnostik og behandiing.
Det arbejder man séledes ogsd med i den kontinuerlige udvikling og forbedring af sundhedsvie-
senet i Danmark. Dette fremgdr af den nationale lovgivning pé sundhedsomrédet, hvor Sund-
hedsstyrelsen er titlagt kompetencer vedrarende fastseettelse af specialiserede funktioner (highty
specialized) og disses placering pé cenire i det danske sygehusvasen.

Det foreliggende haringsdokument indeholder pd visse punkter tilsyneladende en intention om at
fastlegge forpligtende og detaljerede krav og rammer for det enkelte fand for s vidt angér ydel-
ser, patientrettigheder, indberetningssystemer, statistik mv. Man finder fra dansk side overord-
net ikke at kunne statte, at man arbejder videre i denne retning, hvilket i avrigt heller ikke er i
overensstemmelse med dreftelserne i High Level Group on Health Services and Medical Care,

Endvidere vil regeringen gerne understrege, at samarbejdet i HLGs underarbejdsgruppe og EU's
task force vedr. sjzldne sygdomme er positivt i forhold til udvikling af samarbejdsnetverk
(ERN) mellem nationale ekspertcentre.

I den forbindelse skal man understrege, at EU's ekspertgruppe/task force vedr. sjeldne sygdom-
me har peget pd, at national udvikling samt understetteise al netverksdannelser metlem ekspert-
centre under respekt for nationale regler vil vare en konstruktiv og hensigtsmassig vej for
fremme af udvikling pd enwédet.

Det er den danske regerings opfattelse, at haringsteksten ensker at fastlaxgge forpligtende og
detaljerede krav og rammer for det enkeite medlemsland for sd vidt angir ydelser, rettigheder,
indberetningssystemer, statistile mv., hvilket man ikke kan stette.

Endelig er det regeringens opfattelse, at det eksisterende og nuvarende europeiske netvarks-
samarbejde (ERN) bor vaere fundamentet for den fortsatte kereplan for 2008, herunder at fort-
seette brugen af EU's Folkesundhedsprogram 2003-2008 (2. EF-handiingsprogram for sundhed
2008-2013) uden nye specifikke initiativer pd omrddet for sjeldne sygdomme,



Bemzrkninger til afsnit 4 i horingsteksten:

Ad 4: Milszetninger

Som det fremgar, er det Kommissionens malsatning at forbedre mulighederne for udredning,
undersegelse og behandling af patienter med sjzldne sygdomme. Ingen medlemslande kan veere
imod s&danne mélsztninger. Det er dog medlemslandenes opgave at sikre disse muligheder.

Ad 4, dot 1: En styrkelse af samarbefdet mellem EU's programmer
Det er den danske regerings opfattelse, at en koordinering mellem EU's vedtagne programmer
forekommer hensigtsmassig og enskelig.

Ad 4, dot 2: At EU-27 tilskyndelsen til at udvikle nationale sundhedspolitikker

Regeringen kan soin udgangspunkt statte en opfordring (soft actions) til de enkelte lande om at
udvikle nationale sundhedspolitikker for det sjzldne, som en del af den nationale overordnede
sundhedspolitik. Udformuning heraf mé tage udgangspunkt i relevante nationale problemstillin-

ger.

Ad 4, dot 3: At sikre, at der udarbejdes og formidles fzeiles politiske retningslinier over alt
i Europa

Det er ikke EU’s opgave at sikre, at der udarbejdes og formidles falles politiske retningslinier
vedrarende sjzldne sygdomme. EU’s opgave kunne derimod viere at understette inspirations- og
modelmateriale samt formidle erfaringer, der kan vaere tilgeengeligt for og understatte de enkelte
medlemsiandes arbejde pd feltet.

Ad 4.1: At forbedre identifikation af og viden om sjeeldne sygdomime

Ad 4.1, dot 1: Fzelles definition af sjzeldne sygdomme i EU, herunder spargsmil 1: "Er
EU's nuverende definition af en sjelden sygdom tilfredsstillende?”.

Definitionen er for bred. Den definition og afgransning, som man opererer med i EU, nemlig en
prazvalens pd mindre end 5 pr.10.000 svarer tit ca. 2500 patienter pr. sygdom i Danmark hvilket
ikke forekommer specielt sjzldent. § Danmark vurderes en sygdom generelt forst som sjeclden,
hvis denne har en praevalens pd under 500.

i den forbindelse geider som navnt generelt, at stigende viden om bl.a. genetik medforer, at
visse sygdomme evt. kan underinddeles i subgrupper med szrlig bagvedliggende arsag til den
pagzidende lidelse. Det kan f.eks. dreje sig om autisme eller epilepsi som navnt i dokumentet.
Der mé sdledes forudses en udvikling, hvor flere og flere store sygdomsgrupper vil kunne under-
inddeles i subgrupper og dermed opné praedikat af sjzidenhed.

Den nuvarende definition betyder, at grupper af sygdomme, som mi anses for blot at vare rela-
tivt sjzldne eller mindse hyppige, f.eks. alle maligne hamatologiske lidelser, er omfattet og i
samme kategori som virkelig meget sjzldne genetiske sygdomme f.eks. arvelige anzmier. Den
meget brede definition medferer risiko for, at de meget sjzldne tilstande, som burde vare den
centrale milgruppe for initiativer og programmer risikerer at blive forfordelt i indsatsen f.eks. i
Orphan drug programmet,

Begrebet sjaldent, uanset en eventuel pravalens definition og afgraensning, kan i evrigt 1kke sta
alene eller tillzmgges en selvsteendig vaerdi, der udsiger om der er behov for swrlige initiativer og
tiltag. Det krazver supplerende vurderingskriterier.

De uddybende forseg pi beskrivelse og karakterisering af patientgruppen i dokumentet illustre-
ver disse vanskeligheder med at etablere operatione] og entydig afgrensning.



Dret skal hertil bemarkes, at der i de enkelte EU-lande er store forskelle mellem, hvilke tilstande
man anser for at here til under overbegrebet "sjaldne sygdomme”.

Ad 4.1, dot 2: Bedre kodificering og klassificering af en sjaclden sygdom, herunder
spargsmil 2: "Er De enig i, at der er et presserende behov for at forbedre kodificering og
klassificering pa dette omrade?”.

Den danske regering er enig i, at mere detaljeret sygdomsklassifikation pd nogle felter vil vare
hensigtsmassig.

Det er WHO, der varetager omradet for sygdomsklassifikation. Det vil vare hensigtsmassigt,
hvis WHOs ICD 10 klassifikation ved den kommende revision forbedres, saledes at flere sjald-
ne sygdomme kan kodificeres specifikt.

Det er afgarende, at arbejdet med revision af sygdomsklassifikationssystemet entydigt fastholdes
i WHO. Paralielt og konkurrerende arbejde skal undgés. Det anbefates, at en faglig arbejdsgrup-
pe 1 EU leverer bidrag til WHO pa opfordring fra WHO.,

For sé vidt anghr indferelse af revideret 1ICD klassifikation i de nationale statistiksystemer mv. er
dette besiutninger, der traeffes og fortsat ber treeffes pd nationalt niveau. En evt. europaisk ind-
sats pd omradet skal dog respektere de enkelte mediemslandes nationale besluthingskompeten-
cer, herunder vedr. krav til anvendelse af statistik- og indberetningssystemer mv.

Ad 4.1, dot 3: Oprettelse af en fortegnelse over sjeldne sygdomme, herunder spsrgsmél 3:
"Kan en europzisk fortegnelse over sjeldne sygdomme hjzlpe Deres nationale/regionale
system til en bedre hiandtering af sjeeldne sygdomme.”

Der findes allerede tilgangelige oplysninger i forskeliige informationsdatabaser sd som Orpha-
net samt endvidere nationale informationsdatabaser f.eks. i Danmark og Sverige &bne for fagfolk
og offentligheden. Der kan arbejdes videre med information inden for disse rammer.

Det findes ikke hensigtsmassigt at etablere konkurrerende systermer,

Der er ikke anfert noget relevant formél med en sddan liste. Der er sdvel faglige som tekniske
grunde til, at en s&dan liste ikke vil kunne etableres uden betydelige vanskeligheder og store
ressourceanvendelser. Der vil endvidere kramve betydelige ressourcer at revidere og vedligeholde
en sddan.

Optagelse af en sygdom pi en EU udgivet liste vil kunne opfattes som et swerligt EU godkendel-
sesstempel, uden at det hermed er klart hvad det betyder. Forekomst af en sddan liste med uklart
formél og betydning vil veere sardeles vhensigtsmeassigl og mé staerkt frarddes

Ad 4.2: At forbedre forehygeelse, diagnosticering og behandling af patienter med sjizldne
sygdomme — heri spargsmil 4: *Skal de curopaiske referencenctveerk prioritere videnso-
verforsel? patienters mobilitet? Begge dele? hvordan?”

Vidensoverfersel skal prioriteres. Se nedenfor.

Ad 4.2, dot 1: Formidling af relevant information
Adgang til nejagtig og palidelig information via databaser sdsom bl.a. Orphanet og tilsvarende
er vaesentlig og ber fortsat stettes.

Ad.2, dot 2: Stette tit informationsnetveerk
Projekter som er omtalt ber fortsat steties.



Ad 4.2, dot 3: Udvikling af nationale/ regionale referencecentre og oprettelse af reference-
netveerk pd EU-plan

Udvikling og oprettelse af referencenetvazrk mellem ekspertcentre kan vare vasentligt og nyt-
tigt, jf. rapport fia EU's task force for sjzldne sygdomme.

I henhold til den omtalte rapport ber sddanne netverk prioritere videns-overfersel og -
udveksling, Dette vil give den bedste og sterste nytte. Som papeget § rapportes, er det som ud-
gangspunkt viden, eksperier og evi. presvemateriale, der ber udveksles. Det er ikke et mal, at
patienter skal rejse.

Ad 4.2, dot 4; Udvikling af e-sundhed inden for sjeldne sygdomme, herunder spergsmal 5:
»Skal der udvikles enlinevarktsier og elektroniske vaerktojer pa dette omride?”
IT-teknologi fremmer hurtig og let vidensudveksling og ma anses for at vaere hensigtsmassige
og nadvendige veerktajer for samarbejde og vidensudveksling. Der er imidlertid mange tekniske,
kvalitetsmassige, sikkerhedsmassige, okonomiske og juridiske spergsmél forbundet hermed,
som md afklares.

Ad 4.2, dot 5: Tilgzengelighed af og adgang til najagtige diagnostiske test, herunder geneti-
ske test, herunder spoargsmal 6: "Hvad kan der gares for yderligere at forbedre adgangen
til kvalitetstest for sjacldne sygdomme?”

Man kan vere enig i nytten af udveksling over greenser vedr. sddanne tests. Det ma endvidere
skennes hensiglsmaessigt, at der foreligger klare normer og procedurer samt kvalitetssikringspo-
litik for laboratorier. Piacering af opgaven ber vare entydig sé dobbeitarbejde undgds. Det be-
markes, at sivel Europaridet som OECD og Europa-Kommissionen beskeftiger sig hermed.

Ad 4.2, dot 6: Evaluering af strategier for screening af populationer (herunder neonatal
sereening) for sjseldne sygdomme, herunder spargsmil 7: "Mener De, at det er vigtigt at
vurdere en potentiel populationssereening for sjzldne sygdomme pa EU-plan?”

Beslutninger og vurderinger vedr. screening bor efter regeringens opfatielse fortsat vare et nati-
onalt anliggende. Henstillinger vedr. samarbejde om tilvejebringelse af dokumentation med
herblik pd mediemsstaters beslutningsgrundiag vil evt. kunne vare nyttige i visse tilfazlde. Dob-
beltarbejde § rejation til andre internationale organer ber imidlertid undgis.

Ad 4.2, dot 7: Primzere forebyggende foranstalininger, nir det er muligt

Som anfert 1 heringsteksten, foreligger der kun viden om muligheder for at foretage primar
forebyggelse vedr. meget meget 4 sjeldne sygdomme. Det forekommer ikke indlysende hen-
sigtsmeessigt, at droftelser om initiativer pé dette omrade henlegges til EU-regi.

Ad 4.2, dot 8: God praksis for behandling af sjzeldne sygdomme

Benchmarking inden for det enkeite medlemsland og internationalt er en velkendt metode for
kvalitetsudvikling, Det er en vanskelig og kreevende faglig opgave at vurdere om der er et validt
sanymenligneligt grundlag. Offentliggarelse af ikke sammeniignelige eller paiidelige benchmark
data vil gare mere skade end gavn.

Ad 4.2, dot 9; Lige adgang til legemidler til sjeeldne sygdomme
Det vurderes, at forslaget vil gribe uhensigtsmaessigt ind i forhold tit finansieringen af laogemid-
ler i det enkelte medlemsland.

Sporgsmil 8: *Forventer De, at problemet med adgang til lxzgemidler til sjzeldne sygdom-
me skal lgses pi nationalt eller EU- niveau?”

Som udgangspunkt udstedes markedsforingstilladelserne ti} legemidler til sjeldne sygdomme af
Europa-Kommissionen (cbligatorisk central ansagningsprocedure), mens beslutning om ibrugta-
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gen og evt, offentligt tilskud er overtadt til medlemsstaterne. Forsinkelser af administrativ art
som beskrevet er ikke kendt i Danmark, hvad angdr tilskud.

1 de senere ar har Sundhedsstyreisen i samarbejde med de regionate sygehusejere spillet en aktiv
rolle mht, at definere organisation af (kajt) specialiseret behandling med brug af bl.a. medicinsk
teknologivurdering. Det kan ikke udelukkes, at denne faglige vurdering opleves som et forsin-
kende led af indehaveren af markedsferingstilladelsen. Det forhold, at et fagemiddel er god-
kendt i EMEA, betyder ikke i sig selv, at det ber indfores og anvendes uden forudgaende yderli-
gere analyser f.eks. sundhedsekonomisk og/eller ved MTV-analyse.

Det er regeringens holdning, at problemet leses pd nationalt niveaun, men at der kan vare behov
for at analysere problemets omfang.

Ad 4.2, dot 10: Medicinsk udstyr til og diagnostik af sjzldne sygdomme

Umiddelbart kan det forekomme som en god ide at undersege muligheden af at indfere tilsva-
rende incitamenter som for Orphan drugs, men operationalisering og afgransning af mulige
produkter (leegeudstyr og diagnostik) udelukkende til sjaldne sygdomme er/kan i praksis vise
sig vanskelig eller umulig.

Spargsmil 9: "Bar EU pi detie omride have en forordning om medicinsk udstyr og diag-
nostik?”

Det vurderes som meget vanskeligt pd nuvarende tidspunkt at stette initiativer vedr. en evi.
forordning om dette. Det forudsatter en specifik og grundig udredning af bl.a. omfang af pro-
blemer og konsekvenser samt muligheder for operationel afgraensning,

Ad 4.2, dot 11: Sundhedsteknologivurdering af lzegemidier til sjzeldne sygdomme

Det er korrekt, at vurdering af emkostningseffektivitet ved legemidler for meget sizldae syg-
domme kan veere vanskelige at gennemfere. Udvikling af refevante evalueringsmetoder kunne
eksempelvis vaere et arbejdsfelt for samarbejdet mellem MTV-institutioner i EU.

Ad 4.2, dot 12: Koordineret specialudleveringsprogram

Lagemiddelstyrelsen kan efter ansegning i serlige tilfaclde tillade salg cller udlevering 1 be-
arznsel mangde af legemidler, som ikke er omflattel af en markedsferingstiliadelse elier ikke
markedsferes i Danmark (udleveringstitladelse) jf. § 29 i Lov om lagemidler. Dette system har
cksisteret i mange ar og deklker i betydelig grad legemidier til sieldne sygdomme. Det vil sige,
at der allerede findes nationale regler i Danmark. Der er derfor ikke behov for at ndre pé dette.

Ad 4.2, dot 13: Sociale specialydelser, herunder spergsmal 10: "Hvilke former for speciali-
serede social- og uddannelsesydelser til patienter med sjzeldne sygdomme og deres familier
bar udbydes pa hhv. EU-plan og Nationalf plan?”

Det skal understreges, at sociale ydelser tit individer er en national kompetence.

Efter dansk fovgivning tildeles sociale ydelser efter behov og i forheld ti] funktionsniveau og
ikke pé& grundlag af diagnoser.

Efter lov om social service har kommunaibestyrelsen forsynings- og finansieringsansvaret for at
yde hjalp i form af bostette, herunder socialpzdagogisk stette, stetie til trening mv., prakiisk
hjelp, pleje, samt radgivning og vejledning. Stette tildeles den enkelte efter en konkret vurde-
ring af padgzldendes behov.

Til stotte for kommunernes asbejde med rédgivning og vejledning pé det mere specielle omréde,
er der i statsligt regi etableret en videns- og radgivningsorganisation, VISO, der driver et net-
vaerk af specialridgivningstilbud, som stdr til ridighed for bade myndigheder og borgere. I VI-
S0O's samlede virksomhed indgar Center for Sméa Handicapgrupper, CSH, der fungerer som



videnscenter pa omrédet for sjzldne handicap. Center for Sjeeldne Handicap, CSH, tilbyder
ogsd rdgivning, herunder telefonrddgivning, til mennesker med sj@ldne handicap og deres
familier. Center for Smé Handicapgrupper ser det ogsd som sin opgave, at bidrage til at skabe
netvaerk mellem mennesker med sjaidne handicap.

Ad 4.3: At fremskynde forskning og udvikling i sjseldne svodomme og leegemidler il
sjizldne sygdomme

Ad 4.3, dot 1: Databaser, registre, arkiver ag biobanker, herunder spargsmal 11: "Hyvilken
forvaltnings- og finansieringsmodel vil viere egnet for registre, databaser og biobanker?”
Medlemslandene og Kommissionen har ydet stette til forskellige former for kvalitetsudvikling
pd omrédet. Der er imidlertid mange tekniske, sikkerhedsmassige, skonomiske og juridiske
spergsmal forbundet hermed. Heringstekstens overvejelser herom findes relevante.

Ad 4.3, dot 2: Biomarkerer
Her fremsaettes mange relevante overvejelser vedrerende udviklingen pd omrédet.

Ad 4.3, dot 3: Databeskyttelse
Direktivet om databeskyttelse er implementeret i Danmark med Persondataloven nr. 429 af 31.
maj 2000,

Ad 4.3, dot 4: Forsker netverk for spreldne sygdomme
Der er opbakning og stette hertil fra den danske regerings side.

Ad 4.3, dot 6: Intensivering af forskningen

Der fremsettes ogsd her relevante overvejelser og forslag til losninger af problemerne. Delle mé
imidlertid ses i sammenhang med den akluelt meget brede — og for brede afgraznsning af grup-
pen sjaldne. Der er en fang raekke sygdomime f.eks. mindre hyppige kraftformer, hvor man fra
industriens side har forsket intenst i mange &r uden behov for s@rlige incitamenter pd omradet.
Tilkendegivelserne her kan evt. have betydelige skonomiske konsekvenser. For de meget sjzld-
ne sygdomme vil en offentlig indsats formentlig veere positiv og hensigtsmassig.

Spergsmil 12: "Hverdan opfatter du partnernes {industriens og velgorende institutioners})
rolle i et EU- initiativ vedrorende sjeeldne sygdomme? Hvilken model vil veere mest veleg-
net?”

Spergsmalet forckommer sa bredt og ubestemt, at det neppe kan besvares.

4.4: Bevidstgarelse af patienter med sjzeldne syodomme pé individuelt og kolleltivt plan

Ad 4.4, dot I: Feelies strategi for inddragelse af patientorganisationer.

Der er fra regeringens side opbakning til at yde fortsat stette til organisering af patientorganisa-
tioner og patientorganisationsaktiviteter vedr. sjeldne sygdomme fta bl.a. EU’s Folkesundheds-
program 2003-2008 (2. EF-handlingsprogram for sundhed 2008-203).

Ad 4.5: At koordinere politikker og initiativer pd mediemsstatsplan og EU-plan

Ad 4.5, dot 1: Vedtagelse af nationale/ regionale planer for sjldne sygdomme, heri
spargsmal 13: "Er De enig i at handlingsplaner er en god ide? | bekraftende fald skal det
da veere pi nationalt eller regionalt plan i Deres land?”

Udarbejdelse af handlingsplaner kan vaere nyttigt athangig af det enkelte lands udgangspunkt og
behov. Sadanne planer ber udarbejdes i overensstemmelse med organiseringen og den generelle
tilrettelzggelse af sundhedsveassenet i det pageldende land. Behovet herfor vil i hej grad afhaen-
ge af det pdgeeldende lands overordnede specialeplanlagning i det pAgeidende medlemsland,
hvori indsatsen for sjzldne sygdomme ber vaere en integreret del. Der er efter den danske rege-
rings opfattelse ikke behov for koordination pd EU-plan af de nationale handlingsplaner, lige-



som europaiske retningslinier for udarbejdelse af nationale handlingsplaner ikke anses for pa-
kraevet.

Derimod kan EU spille en rolle ved at tilgeengeliggere erfaringer med modeller og inspirations-
materiale mv. Det skal i @vrigt bemearkes, at sikring af lige adgang til sundhedsydelser samt
kontrol af deres pris og kvalitet er et nationalt anliggende.

Ad 4.5, dot 2: Udvikling af sundhedsindikatorer for sjzeldne sygdomme

Det findes ikke umiddelbart realistisk og relevant teknisk fagligt at udvikle sarlige sundhedsin-
dikatorer for omrédet sjeldne sygdomme, s leenge dette er uklart defineret og afgranset og
dakker over en stor variation af sygdomme af vidt forskellig karakter.

Ad 4.5, dot 3: En europaisk konference om sjzldne sygdomme
Regeringen kan stotte tanken om en sédan konference.

Ad 4.5, dot 4: Oprettelse af EU's ridgivende udvalg om sjzldne sygdomme

Man kan som udgangspunkt stette, at de opgaver, der hidtil er varetaget af EU's task force om
sjzldne sygdomme, viderefores under et eventuelt nyt navn, herunder at dette bistés af et sekre-
tariat og fortsat med en raddgivende funktion.

Indplacering af dette udvalg og dets sekretariat, kommissorium mv. ber dreftes, idet det skitse-
rede ikke uden videre findes hensigtsmassigt, bl.a. i relation til de ressourcemassige konse-
kvenser. De anfarte opgaver (i) — (ix) forekommer at veere meget vidtgdende og muligvis i strid
med subsidiaritetsprincippet. Eventuelle udgifter til radgivning ber fortsat finansieres under de
eksisterende folkesundhedsprogrammer.

Ad 4.5, dot 5: Sjzldne sygdomme i EU's budget

Der vil blive taget stilling hertil, sdfremt Kommissionen métte fremsztte forslag om oprettelse af
en sddan fond. Regeringen er dog uforstdende overfor, at der henvises til et folkesundhedspro-
gram for 2014-2020, idet dette ligger meget langt ude i fremtiden og i den naeste finansielle
periode.

Ad 4.5, dot 6: Oprettelse af et Faellesskabsagentur for sjeldne sygdomme, heri spergsmal
14: ”Mener De, at det er nedvendigt at oprette et nyt europaisk agentur for sjeeldne syg-
domme og at iveerkszette en gennemforlighedsundersogelse i 2009.”

Efter den danske regerings opfattelse er der ikke noget behov for at oprette et nyt europaisk
agentur for sjzldne sygdomme. Det er pa ingen made i de foreliggende problemstillinger vedr.
sjeldne sygdomme eller i det foreliggende nogen overbevisende argumentation for, at der er
behov for forslag om etablering af et fllesretligt organ pa omradet, dvs. et feellesskabsagentur.

Afslutningsvis bemarkes, at den danske regering generelt set er positiv over for den af Kommis-
sionen ivarksatte hering. Den danske regering vil dog gerne understrege, at det eksisterende og

nuverende europaiske referencenetvaerkssamarbejde (ERN) ber vaere fundamentet for den fort-
satte kereplan for 2008, herunder at fortsatte brugen af EU’s Folkesundhedsprogram 2003-2008
(2. EF-handlingsprogram for sundhed 2008-2013) uden nye specifikke initiativer pa omrédet for
sjeldne sygdomme.

Med venlig hilsen

akob Axel Nielsen
John Erik Pedersen
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