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Aihe: Harvinaiset sairaudet

Sairautta pidetdan Euroopan unionissa harvinaisena, kun se vaikuttaa enintdan yhteen ihmiseen
kahdestatuhannesta. Vaikka yksittdisten harvinaisten sairauksien esiintyvyys onkin vahainen, ne
vaikuttavat kaikkiin biologisiin jarjestelmiin. Harvinaisia sairauksia on 6 000—8 000, ja arvioiden
mukaan ne vaikuttavat kaikkiaan 30 miljoonaan ihmiseen unionissa.

Potilaille on kehitetty rajallinen, mutta alati kasvava méaéra harvinaislaakkeitad. Useimpiin harvinaisiin
sairauksiin ei kuitenkaan ole tehokasta hoitokeinoa. Harvinaisten sairauksien alalla ei ole tarpeeksi
ladketieteellista ja tieteellistd osaamista. Erddlle harvinaisten sairauksien ryhmalle on tyypillistd nopea
eteneminen ja erittdin voimakkaat heikentavat vaikutukset sekéa nopea kuolema ilman hoitoa. Naita
sairauksia varten nykyisin saatavilla olevilla laakkeilla kyetdan ainoastaan hidastamaan sairauden
etenemisté. Siksi on elintarkedd, ettd sairaus diagnosoidaan varhaisessa vaiheessa, koska jokainen
ensimmaisten oireiden havaitsemisen ja diagnoosin valinen viivastyminen vaikuttaa kielteisesti
potilaan elinajanodotteeseen. Tehokkaaseen hoitoon tarvitaan myos tutkimusta. Liséksi potilaiden
mahdollisuudet saada harvinaisladkkeita vaihtelevat suuresti Euroopassa.

Edella olevan perusteella

1. Mita toimenpiteitd komissio on tdh&n mennessa toteuttanut varmistaakseen harvinaisten
sairauksien tarkan ja ajoissa tehtavan diagnoosin seka sen, etta kaikkialla unionissa on saatavilla
niiden hoitamiseen tarvittavia ladkkeita kohtuulliseen hintaan? Milla tavoin komissio edistaa
harvinaisten sairauksien tutkimista ja uusien tai parempien diagnosointimenetelmien
kehittamista? Miten se aikoo edetéd asiassa ja saavuttaa mitattavissa olevia entista parempia
tuloksia, jotka hyddyttaisivat harvinaisia sairauksia potevia kaikissa unionin jasenvaltioissa?

2. Milla tavoin komissio aikoo taata, ettd harvinaisia sairauksia potevien saatavilla on tietoa,
ladkkeita ja laakinnallista hoitoa kaikkialla unionissa? Milla tavoin komissio edistéaa koordinoinnin
ja oppimisen parantamista jasenvaltioissa, kun otetaan huomioon, ettéa aikaisen ja
paikkansapitavan diagnoosin saaminen saattaa vaikuttaa merkittavasti potilaan ennusteeseen ja
elaménlaatuun?

3. Milla tavoin komissio aikoo varmistaa kestavan rahoituksen potilasjarjestdoille, jotka tukevat
harvinaisten sairauksien eurooppalaisia osaamisverkostoja, esimerkiksi hyddyntamalla
harvinaisten sairauksien eurooppalaista yhteisohjelmaa?

Jatetty: 15.10.2018
Vilitetty: 17.10.2018
Maaraaika: 24.10.2018

1165948.FI PE 541.154



