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LYHYET PERUSTELUT

Lihes 30 miljoonaa eurooppalaista kérsii harvinaisista sairauksista. Jokainen néisté
sairauksista koskettaa vain pientd osaa véestostd, joskus alle kymmentéd henkil6éd kansallisella
tasolla. Keskimdirin kyseessd on yksi henkild kahdestatuhannesta. Toistaiseksi tunnetaan yli
7000 harvinaista sairautta, ja ladketieteellisessa kirjallisuudessa kuvaillaan joka viikko kaksi
uutta sairautta. Harvinaisista sairauksista 80 prosenttia on perinndllisié ja 65 prosenttia
lastentauteja.

On siis vélttimatontd asettaa harvinaiset sairaudet ensisijaiseksi tavoitteeksi Euroopan tasolla,
jotta voitaisiin paremmin huomioida miljoonien ihmisten tarpeet, joille on tehty
virhediagnoosi tai jotka eivit saa hoitoa parantuakseen sairaudestaan.

Toisin kuin muissa kansanterveyden tai tutkimuksen aiheissa panoksena ei ole ainoastaan
kuroa umpeen viivistystd laiminlyddyssé aiheessa vaan suunnitella pysyvid vélineitd ja
laitteita, jotka mahdollistavat ndiden sairauksien erikoispiirteiden kestdvdan huomioimisen.

Niiden harvinaisuus synnyttdd niin tieteellisid, taloudellisia kuin organisaatioon liittyvid
haasteita, joihin ei voida vastata tavallisesti kdytossé olevilla véalineilld. Tarvitaan siis
kokonaisvaltaista, yhteen sovitettua ja kestdvéa ldhestymistapaa. Tama taytdntdonpano voi
toteutua vain ottamalla samanaikaisesti mukaan kaikki osapuolet: poliittiset ja
institutionaaliset toimijat, potilasyhdistykset, terveydenhoidon ammattilaiset,
sairausyhdistykset, hoitohenkilokunta, tutkijat ja teolliset toimijat.

Potilaita on liian véhin, jotta asiaa voitaisiin kédsitelld paikallisena tai alueellisena haasteena,
ja sairauksia on liikaa, jotta niitd voitaisiin opettaa terveydenalan ammattilaisille, minka
vuoksi asiantuntemus on harvinaista. Koska yksikédn jdsenvaltio ei voi yksin voittaa
harvinaisia sairauksia, tietojen, diagnoosien, hoitojen ja tutkimuksien saatavuus on vélttimétta
jarjestettivid yhtendiseen ja koordinoituun menetelmien ja kansallisten ja EU-tason
lahestymistapojen verkostoon, joka on selked kaikille osapuolille. Sairauksien torjunnan
jarjestdmisen sekd voimavarojen ja keinojen yhdistdmisen ja kehittdmisen kannalta tdmé taso
on siis tarpeellinen ja valttdméton.

Euroopan parlamentti ja ministerineuvosto antoivat 16. joulukuuta 1999 asetuksen (EY) N:o
141/2000 harvinaislddkkeistd. Asetus kannustaa ldéke- ja bioteknologiateollisuutta muun
muassa verohelpotuksilla, tutkimussuunnitelmaa koskevalla avulla ja 10 vuoden
yksinoikeudella kehittelemédin ja kaupallistamaan harvinaisladkkeitd. Euroopan
ladkevirastoon (EMEA) perustetun harvinaisladkkeita késittelevin komitean (COMP)
tehtivind on tutkia pyynndt nimedmisti varten ja avustaa komissiota harvinaislddkkeitd
koskevissa keskusteluissa.

Vuoden 2008 lokakuussa 569 lddkettd nimettiin "harvinaisiksi" Euroopassa. Néistd 1d4dkkeista
54 on jo saanut yhteison markkinoille saattamista koskevan luvan, ja ndin ldhes 3 miljoonaa

eurooppalaista saa eldi.

Adnestimilld eurooppalaisesta harvinaisliikkeiti koskevasta asetuksesta on voitu luoda
harvinaislddkkeiden kehittelyyn sitoutuneille yrityksille suosiollinen viitekehys, johon kuuluu
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muun muassa verohelpotuksia ja kaupallinen yksinoikeus. Siitd on tullut tehostin
harvinaislddkkeiden kehittelyssa.

Ladketeollisuus on vastahakoinen kehittelemédan harvinaisladkkeitd tavanomaisissa
markkinaolosuhteissa. Jotkut sairaudet ovat niin harvinaisia, ettei niiden hoitamiseen
kéytettdvien lddkkeiden kehittimisestd ja markkinoille saattamisesta aiheutuvia kustannuksia
saada koskaan katetuksi.

Useista harvinaisten sairauksien yhteydessd saavutetuista edistyksistd hyodytdédn laajasti
tavallisempien sairauksien hoidossa. Hoitomenetelmait lisddntyvit: geeni- ja soluhoito, uudet
molekyylit, "a la carte" -hoidot... Harvinaisten tautien yhteydessa pitkélle kehitetyt terapiat
enteilevét tulevaisuuden lddketiedettd, josta muodostuu yhé potilaskohtaisempaa.

Harvinaisten sairauksien alalla rdjahdysmadisesti kasvaneet kliinisen tutkimuksen
mahdollisuudet tuovat mukanaan uusia taloudellisia ndkymid. My0s téssé tapauksessa eri
vélineiden kdyttomahdollisuuksia tulee koordinoida Euroopan tasolla. Namé sairaudet eivét
yksittdisind tapauksina ole taloudellisesti kannattavia. EU:n harvinaislddkkeiden kehittelya
suosivista toimista huolimatta lddketeollisuus on vield vastahakoisempi ottamaan riskeja
hoitomuotojensa kehittelyn ensivaiheissa (esikliinisestd vaiheesta vaiheeseen I1) kuin yleisten
sairauksien tapauksessa.

Teollisuudelle uuden hoidon kehittelyyn liittyvén taloudellisen riskin ja
kannattavuusnidkymien vélinen suhde muuttuu kiinnostavaksi vasta kehittelyn loppuvaiheessa.
Vaikka lddkkeen teho on todistettu, sille on vaikea 16ytdd merkittdvad yksityistd rahoitusta,
joka on vélttimatontd markkinoille saattamisluvan saamiseksi; siten harvinaiset sairaudet
joutuvat kulkemaan paljon pidemmin "kuoleman laakson" 14pi kuin yleisemmét sairaudet,
joilla on suuremmat markkinamahdollisuudet.

On tirkedd toisaalta valmistaa sopivia kehittdmisvalineitd, optimoida hoitojen kehityksen
kesto kulujen vihentidmiseksi ja toisaalta 10ytdd uusia yksityisten ja julkisten rahastojen
vilisid riskinjakovélineitd ndiden vaiheiden rahoittamiseksi. Verkkojen kehittiminen ja
yhteistyon tehostaminen Euroopan tasolla ovat epéilemittd tehokkaita keinoja pdédmaéran
saavuttamiseksi. Jos toimenpiteitd ei toteuteta nopeasti, on riski etté tietyt hoitomuodot eivit
koskaan née pdivanvaloa ja markkinoille pdatyvit vain Yhdysvalloista perdisin olevat
kohtuuttoman hintaiset hoidot.

Ehdotus neuvoston suositukseksi EU:n toimista harvinaisten sairauksien alalla on erityisen
tarked osa kansallisten harvinaisiin sairauksiin liittyvien strategioiden ja suunnitelmien
luomisessa ja toteuttamisessa. Niilld tulisi olla sama soveltamisala kaikissa jasenvaltioissa ja
ne tulisi yhteensovittaa eri jisenmaiden vilill4 ja liittd4 johdonmukaisesti ja tehokkaasti
yhteison toimintaperiaatteisiin.
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TARKISTUKSET

Teollisuus-, tutkimus- ja energiavaliokunta pyytdi asiasta vastaavaa ympériston,
kansanterveyden ja elintarvikkeiden turvallisuuden valiokuntaa sisédllyttdmiin mietintdonsa

seuraavat tarkistukset:

Tarkistus 1

Ehdotus suositukseksi
Johdanto-osan 5 kappale

Komission teksti

(5) Alhaisen esiintyvyytensi ja
erityisluonteensa vuoksi harvinaiset
sairaudet edellyttivit yhteisiin
erityistoimiin perustuvaa kokonaisvaltaista
toimintamallia, jotta voitaisiin ehkéisté
huomattavaa sairastuvuutta tai valtettdvissi
olevaa ennenaikaista kuolleisuutta ja
parantaa sairastuneiden henkildiden
eldmédnlaatua ja sosioekonomisia
mahdollisuuksia.

Tarkistus

(5) Alhaisen esiintyvyytensi ja
erityisluonteensa vuoksi harvinaiset
sairaudet edellyttidvit yhteisiin
erityistoimiin perustuvaa kokonaisvaltaista
toimintamallia, mukaan luettuna
kumppanuus kolmannen maan kuten
Yhdysvaltojen kanssa, jotta voitaisiin
ehkiistd huomattavaa sairastuvuutta tai
véltettdvissd olevaa ennenaikaista
kuolleisuutta ja parantaa sairastuneiden
henkildiden eldménlaatua ja
sosioekonomisia mahdollisuuksia
kehittyneissd maissa ja kehitysmaissa.

Perustelu

Harvinaisten sairauksien erityispiirteiden vuoksi — potilaiden rajallinen mddrd sekd asiaa
koskevan tiedon ja asiantuntemuksen vihdisyys — yhteistyé EU:n ulkopuolisten maiden kanssa
voi hyédyttdd EU:n lisdksi koyhid maita ja kehitysmaita myos tiedonjaon alalla.

Tarkistus 2

Ehdotus suositukseksi
Johdanto-osan 14 a kappale (uusi)

Komission teksti
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Tarkistus

(14 a) Liiikefoorumi hyviiksyi

12. lokakuuta 2008 loppukertomuksensa,
jossa ehdotetaan suuntaviivoja, jotta
Jasenvaltiot, eri sidosryhmit ja komissio
voisivat tehostaa pyrkimyksiddn

PE 418.380v03-00

Fl



Fl

harvinaislidikkeiden saatavuuden
helpottamiseksi ja nopeuttamiseksi

Euroopan unionissa.

Perustelu

Lddkefoorumissa esitetyissd pddtelmissd jdasenvaltiot sitoutuivat poliittisesti poistamaan
harvinaislddkkeiden saatavuuteen liittyvit pullonkaulat yhteison hyviksymismenettelylld.
Suositusehdotuksen on ilmaistava konkreettisesti lddkefoorumin loppukertomuksessa

mddritellyt suuntaviivat.

Tarkistus 3

Ehdotus suositukseksi

Suositukset jiasenvaltioille — 1 kohta — 1 alakohta

Komission teksti

(1) laativat ja hyvéksyvét vuoden 2011
loppuun mennessi kattavan ja yhdennetyn
strategian, jolla pyritdin ohjaamaan ja
organisoimaan kaikki harvinaisten
sairauksien alaan kuuluvat merkitykselliset
toimet harvinaisia sairauksia koskevaksi
kansalliseksi suunnitelmaksi;

Tarkistus

(1) laativat ja hyvaksyvét vuoden 2010
loppuun mennessi kattavan ja yhdennetyn
strategian, jolla pyritddn ohjaamaan ja
organisoimaan kaikki harvinaisten
sairauksien alaan kuuluvat merkitykselliset
toimet harvinaisia sairauksia koskevaksi
kansalliseksi suunnitelmaksi;

Perustelu

On tdrkeditd, ettd jasenvaltiot laativat ja hyviksyvit vuoden 2010 loppuun mennessd kattavan
Jja yhdennetyn strategian, jolla pyritddn ohjaamaan ja organisoimaan kaikki harvinaisten
sairauksien alaan kuuluvat merkitykselliset toimet harvinaisia sairauksia koskevaksi

kansalliseksi suunnitelmaksi.

Tarkistus 4

Ehdotus suositukseksi

Suositukset jiasenvaltioille — 1 kohta — 3 alakohta

Komission teksti

(3) midrittavit harvinaisia sairauksia
koskevassa kansallisessa suunnitelmassaan
rajallisen médrin ensisijaisia toimia, joille
asetetaan konkreettiset tavoitteet, selkeat
médrdajat ja hallintorakenteet ja joista on
esitettdva sadnnolliset raportit;
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Tarkistus

(3) midrittavit harvinaisia sairauksia
koskevassa kansallisessa suunnitelmassaan
rajallisen madrén ensisijaisia toimia, joille
asetetaan konkreettiset tavoitteet, selkeat
madriajat, selkedt ja tarkoin mddritellyt
rahoitukset ja hallintorakenteet ja joista on
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esitettdva sddnnolliset raportit;

Tarkistus 5

Ehdotus suositukseksi
Suositukset jiasenvaltioille — 1 kohta — S a alakohta (uusi)

Komission teksti Tarkistus

(5 a) mddrddviit kansallisten
suunnitelmien yhteydessii
kansanterveyden niin vaatiessa
poikkeustoimenpiteitii sellaisten
lidkkeiden luovuttamisesta, joilla ei ole
markkinoille saattamista koskevaa lupaa,
mutta jos jasenvaltiossa ei ole tarjolla
asianmukaista hoitovaihtoehtoa, ja hyoty-
riskisuhteen ollessa oletetusti positiivinen,
lidkkeiden tulee olla harvinaisista
sairauksista kdrsivien henkiloiden
saatavilla.

Perustelu

Kansallisten suunnitelmien tulee erityisissd olosuhteissa antaa mahdollisuus tarjota ja
korvata sellaisten hoitojen ja lddkkeiden viliaikainen saatavuus, joiden markkinoille
saattamislupaa koskeva menettely on kdynnissd tai joilla ei tdtd lupaa ole, jos ndiden
lddkkeiden kdytostd voisi olla hydtyd harvinaisista sairauksista kdrsiville potilaille. Tdmd on
mahdollista erikoisluvallisella kaytolld (viliaikainen kéyttélupa).

Tarkistus 6

Ehdotus suositukseksi
Suositukset jisenvaltioille — 2 kohta — 4 alakohta

Komission teksti Tarkistus
(4) tukevat valtakunnallisesti tai (4) tukevat etenkin taloudellisesti
alueellisesti sairauskohtaisia tietoverkkoja, Euroopan tasolla, valtakunnallisesti tai
rekistereitd ja tietokantoja. alueellisesti sairauskohtaisia tietoverkkoja,

rekistereitd ja tietokantoja.
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Tarkistus 7

Ehdotus suositukseksi

Suositukset jasenvaltioille — 3 kohta — 3 a alakohta (uusi)

Komission teksti

Tarkistus 8

Ehdotus suositukseksi

Tarkistus

(3 a) ottavat kdyttoon
tarkoituksenmukaisen ja pitkdaikaisen
rahoituksen esimerkiksi julkisen ja
yksityisen sektorin yhteistyolli tukeakseen
tutkimusta kansallisella ja Euroopan
tasolla ja taatakseen ndin sen
kannattavuuden;

Suositukset jasenvaltioille — 3 kohta — 3 b alakohta (uusi)

Komission teksti

Tarkistus

(3 b) edistiiviit tiedonvaihtoa ja yhteistyoti
tutkijoiden, laboratorioiden ja
tutkimushankkeiden viililli Euroopan
unionissa sekd vastaavissa instituutioissa
kolmansissa maissa, jotta voidaan
hyodyttii Euroopan unionin lisiksi myos
koyhid maita ja kehitysmaita, joilla ei ole
niin hyvii mahdollisuuksia myontdidi
resursseja harvinaisten sairauksien
tutkimukseen;

Perustelu

Harvinaisten sairauksien erityispiirteiden vuoksi — potilaiden rajallinen mddrd sekd asiaa
koskevan tiedon ja asiantuntemuksen vihdisyys — yhteistyé EU:n ulkopuolisten maiden kanssa
voi hyédyttdd EU:n lisdksi koyhid maita ja kehitysmaita myos tiedonjaon alalla.

Tarkistus 9
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Ehdotus suositukseksi

Suositukset jiasenvaltioille — 4 kohta — 3 alakohta

Komission teksti

(3) jarjestavit potilaille terveydenhoidon
véylid kdynnistimailld yhteistyotéd kaikkien
tarvittavien, omassa maassa tai
mahdollisesti ulkomailla toimivien
asiantuntijoiden kanssa; rajatylittivai
terveydenhuoltoa — myds potilaiden,
terveydenhuoltoalan ammattilaisten seké
palvelujen tarjoajien ja tarjonnan
litkkuvuutta — olisi tarvittaessa edistettdva
tieto- ja viestintitekniikan avulla, jotta
kaikki ithmiset saavat tarvitsemaansa
erikoishoitoa;

Tarkistus

(3) jarjestivéit harvinaisista sairauksista
kdrsiville potilaille eurooppalaisen
terveydenhoidon viylid kdynnistaimalla
yhteistyota kaikkien tarvittavien, omassa
maassa tai mahdollisesti ulkomailla
toimivien asiantuntijoiden kanssa;
rajatylittivéd terveydenhuoltoa — myds
potilaiden, terveydenhuoltoalan
ammattilaisten seké palvelujen tarjoajien ja
tarjonnan litkkuvuutta — olisi tarvittaessa
edistettiva tieto- ja viestintdtekniikan
avulla, jotta kaikki ithmiset saavat
tarvitsemaansa erikoishoitoa;

Perustelu

On tdrkeditd jdrjestdd harvinaisista sairauksista kdrsiville potilaille eurooppalaisen
terveydenhoidon vaylid kdynnistamdlld yhteistyotd kaikkien tarvittavien, omassa maassa tai
mahdollisesti ulkomailla toimivien asiantuntijoiden kanssa.

Tarkistus 10

Ehdotus suositukseksi

Suositukset jisenvaltioille — 4 kohta — S alakohta

Komission teksti

(5) varmistavat, ettd kansalliset tai
alueelliset osaamiskeskukset noudattavat
harvinaisia sairauksia késittelevien
eurooppalaisten osaamisverkostojen
médrittelemid normeja ottaen
asianmukaisesti huomioon potilaiden ja
alan ammattilaisten tarpeet ja odotukset.
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Tarkistus

(5) varmistavat, ettd kansalliset tai
alueelliset osaamiskeskukset noudattavat
harvinaisia sairauksia késittelevien
eurooppalaisten osaamisverkostojen
médrittelemid normeja ottaen
asianmukaisesti huomioon potilaiden ja
alan ammattilaisten tarpeet ja odotukset ja
ottamalla potilaat mukaan keskusten
toimintaan, hallintaan ja arviointiin.
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Tarkistus 11

Ehdotus suositukseksi

suositukset jisenvaltioille — 5 kohta — 1 alakohta — ¢ alakohta

Komission teksti

(c) harvinaislddkkeiden terapeuttisesta
lisdarvosta jasenvaltioissa laadittujen
arviointiraporttien jakaminen EU-tasolla,
jotta minimoidaan viivéstykset potilaiden
harvinaiseen sairauteensa tarvitsemien
harvinaislddkkeiden saannissa.

Tarkistus

(c) harvinaislddkkeiden kliinisestii
lisdarvosta jasenvaltioissa laadittujen
arviointiraporttien jakaminen EU-tasolla ja
Euroopan liikevirastossa, jossa
kokoontuvat timdin alan eurooppalaiset
asiantuntijat, jotta minimoidaan
viivastykset potilaiden harvinaiseen
sairauteensa tarvitsemien
harvinaisldidkkeiden saannissa.

Perustelu

Euroopan lddkevirasto on sopivin perusta odotusaikojen lyhentdimiselle ja arviointiraporttien

keskittamiselle.
Tarkistus 12

Ehdotus suositukseksi

Suositukset jasenvaltioille — 6 kohta — 2 a alakohta (uusi)

Komission teksti

Tarkistus

(2 a) helpottavat potilaiden piidsydi
Euroopan tasolla olemassa oleviin
tietoihin, jotka koskevat lidiikkeitd, hoitoja
tai hoitokeskuksia jisenvaltioissa tai
kolmansissa maissa, jotka tarjoavat
erityisesti heiddn sairauteensa sopivaa
lddkinndllisti hoitoa;

Perustelu

On tdrkeditd helpottaa potilaiden pddsyd Euroopan tasolla olemassa oleviin tietoihin, jotka
koskevat ldidkkeitd, hoitoja tai hoitokeskuksia jdasenvaltioissa tai kolmansissa maissa, jotka
tarjoavat erityisesti heiddn sairauteensa sopivaa lddkinndllistd hoitoa.

PE 418.380v03-00

10/12

AD\774000FI.doc



Tarkistus 13

Ehdotus suositukseksi

Suosituksen jidsenvaltioille — -1 kohta (uusi)

Komission teksti
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Tarkistus

(-1) tukevat kestiviilld tavalla
eurooppalaista ""Orphanet''-
verkkosivustoa ja "keskitettyd palvelua",
josta saa tiedot

(a) harvinaisia sairauksia koskevasta
erityistutkimuksesta, tutkimustuloksista ja
potilaiden oikeudesta tutustua niihin,
(b) kuhunkin harvinaiseen sairauteen
kdytettivissd olevista lidkkeistd,

(c) kutakin harvinaista sairautta
koskevasta nykyisestii hoidosta kussakin
jédsenvaltiossa,

(d) kutakin harvinaista sairautta
hoitavista asiantuntijoiden
hoitokeskuksista jisenvaltioissa tai
kolmansissa maissa.
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