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Description de I'objectif

Donner les moyens de vivre une vie saine et promouvoir le bien-étre de toutes les personnes
atteintes d'une maladie rare, a tout age.

Le 3eme Objectif de développement durable (ODD), a savoir Permettre a tous de vivre en bonne
santé et promouvoir le bien-étre de tous a tout dge, est étroitement lié au concept de Couverture
sanitaire universelle (CSU). Assurer cette couverture consiste a donner acces au diagnostic au bon
moment, ainsi qu’a des soins et a des traitements efficaces, adaptés, sOrs et abordables pour
obtenir de meilleurs résultats.

La communauté des maladies rares imagine un avenir ou les pays, avec une solidarité accrue,
surmonteront la fragmentation des soins de santé et les inégalités d'accés. Cela passera par des
systemes de santé et d'assurance sociale interconnectés qui répondent aux besoins en évolution des
30 millions de personnes atteintes d’'une maladie rare en Europe.

Siles recommandations de |'étude prospective Rare2030 prescrivent des orientations générales sur
la maniéere de réaliser un tel projet sur les dix prochaines années, la communauté maladies rares doit
encore définir les modalités organisationnelles et institutionnelles qui nous aideront a concrétiser ce
scénario ambitieux. Le but est de transformer les prestations de soins et obtenir de meilleurs
résultats en santé. Dans un premier temps, il s'agit d'identifier les mesures spécifiques a adopter
pour renforcer les arrangements institutionnels encadrant les systémes de santé de fagon a
remédier aux difficultés d'accés bien connues auxquelles sont confrontées les personnes atteintes
d'une maladie rare. Dans un second temps, il est question de proposer des solutions innovantes
pour lutter contre les problémes naissants qui nécessitent une transformation plus profonde de nos
systemes de santé.

Les séances A porteront sur les difficultés bien connues « d’accés ». Elles exploreront des mesures
immédiates, des approches a portée de main, pour améliorer I'accés de toutes les personnes
atteintes d'une maladie rare a des outils de diagnostic efficaces, a des services de soin ultra-
spécialisés, et aux traitements et interventions associés. Les séances B viseront a imaginer de
nouvelles solutions face aux nouveaux problémes. Elles inviteront a réfléchir aux arrangements pan-
européens qui sous-tendront le futur systeme de santé de I'UE en matiére de maladies rares dans le
but d'assurer des prestations de soins de santé hautement spécialisées pour les maladies ultra-
rares, ainsi que la délivrance de médicaments innovants


https://www.rare2030.eu/recommendations/

Chaque session comportera un atelier de bonnes pratiques, éléments de preuve a I'appui, suivi d'un
atelier sur la formulation des politiques. Ateliers et séances porteront a la fois sur les aspects en
amont (dépistage et diagnostic) et en aval (soins de santé et traitements) en vue d'élaborer des
propositions qui tiennent compte autant que possible des interdépendances entre les services de
santé.

D’autres éléments clés de la Couverture sanitaire universelle (CSU) comme la protection financiére,
la promotion du bien-étre et de I'inclusion sociale, seront abordés dans les séances relevant des
Objectifs 2 et 3.

Premiére Session : Mardi 28 juin 2022, 14 :00- 15 :30 HNEC

Cette session présentera des preuves et des bonnes pratiques tout au long du continuum de soins
afin d'inspirer |'action politique a court terme au niveau européen et/ou national. Les participants
apprendront quels sont les principaux facteurs personnels et externes qui influent sur I'accés des
patients au diagnostic, selon les résultats de la derniére enquéte du Rare Barometer Voices sur le
diagnostic. Ils découvriront également comment les parcours de soins bien congus, qui optimisent
I'accés aux centres d’experts en maladies rares, peuvent améliorer I'expérience des patients en
matiére de soins.

Plusieurs études de cas montreront comment ces centres experts en maladies rares peuvent
organiser la continuité et la coordination des soins avec les services sociaux et présenteront des
approches innovantes pour améliorer I'accés des personnes vivant avec une maladie rare aux
thérapies connexes.

Présidée par : Elizabeth Vroom, Présidente, World Duchenne Organisation et membre du conseil,
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Deuxiéme Session : Mardi 28 juin 2022, 16 :00-17 :30 HNEC



Cette session s'appuiera sur les expériences et les idées partagées lors de la premiére session pour
proposer des recommandations politiques concrétes pour améliorer I'acces i) aux technologies et
services de diagnostic efficaces, ii) aux soins de santé hautement spécialisés et iii) aux services
paramédicaux et thérapeutiques. Les conférenciers identifieront des mesures spécifiques pour
supprimer les obstacles a I'accés aux technologies de diagnostic pour les maladies rares et renforcer
les capacités des systémes de santé a traiter le nombre croissant de personnes diagnostiquées. Le
panel discutera également des mesures politiques et organisationnelles visant a optimiser la
conception des parcours de soins afin d'accélérer I'accés aux soins spécialisés, ainsi que les moyens
de garantir un acces continu et, en temps voulu, aux services de santé et aux services des soins.

Présidé par : Holm Graessner, Chef de I'Unité de Gestion de la Recherche, COO Centre for Rare
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Premiére Session : Mardi 28 juin 2022, 14 :00- 15 :30 HNEC

Cette session présentera une série de bonnes pratiques dans le vaste domaine de « I'innovation a
travers le parcours de soins ». Elle commencera par les applications accélérées des technologies
génomiques, I'expansion des panels de dépistage néonatal pour les maladies pouvant étre traitées,
et I'intégration d'approches diagnostiques pour les cas non diagnostiqués. Toutes ces approches
devraient servir a faciliter un diagnostic précis et rapide et offrir la possibilité a toutes les personnes
vivant avec une maladie rare d’accéder aux soins de qualité.

L’augmentation d'individus diagnostiqués avec précision doit s'accompagner d'approches tout aussi
innovantes pour « ouvrir la voie » aux thérapies curatives et transformatrices. C'est pourquoi cette
session examinera également I'innovation dans les systémes de santé pour délivrer et accéder aux
soins hautement spécialisés pour les maladies trés rares. Ces innovations doivent s'accompagner de
Iintention d'accélérer le rythme auquel les thérapies innovantes deviennent accessibles aux
personnes atteintes de maladies rares.



Présidée par: Victoria Hedley, Responsable Politique, Rare2030 Foresight Study et Université de
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Deuxiéme Session : Mardi 28 juin 2022, 16 :00-17 :30 HNEC

Une «vie saine » et un plus grand bien-étre pour les personnes atteintes de maladies rares ne sont
possibles qu’en adoptant une approche politique coordonnée qui libére le potentiel d'innovation
dans de multiples domaines. Ces domaines sont notamment les systémes digitaux, les technologies
génomiques, l'infrastructure des systéemes de santé, les processus de fabrication, le développement
de la main-d’ceuvre, le renforcement des connaissances et le partage des donnés. Outre le fait
qu'elles couvrent de multiples disciplines, les politiques de soutien a l'innovation dans les systemes
de santé pour les maladies rares doivent souvent franchir de nombreuses frontiéres géographiques.

Sur la base des bonnes pratiques et des idées partagées lors de la premiére session, un groupe
d’experts discutera les possibilités d'accroitre I'innovation afin d'augmenter I'espérance de vie et
d’améliorer la qualité de vie des 30 millions d’européens atteints d’'une maladie rare ou d’un cancer
rare.

En reconnaissance de la nécessité d'une action concertée, cette session abordera certains éléments
fondamentaux d'un nouveau cadre stratégique pour les maladies rares, en identifiant les points ou
I'innovation peut étre mieux exploitée pour permettre aux citoyens d I'UE de bénéficier de thérapies
innovantes. Les avantages et les inconvénients- et la faisibilité- des différentes approches seront
discutés, en considérant les outils, programmes et approches sous-développés qui existent déja.
L'avenir de politiques radicalement nouvelles sera également envisagé.

La session examinera si le cadre juridique et institutionnel existant dans le domaine de la santé offre
la flexibilité nécessaire pour suivre le rythme de I'évolution de I'innovation, ainsi que pour
développer une plus grande collaboration informelle ou formelle au sein de I'Union Européenne. S'il
a la capacité de centraliser la planification ainsi que I'organisation des services, d'adopter une
approche systémique globale pour accélérer I'adoption et I'acces de I'innovation dans les services de
premiére ligne- I'accés a lI'innovation pour tous.
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