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1.

ARLIGT ARBEJDSPROGRAM FOR 1999-2000

INDLEDNING

Ved sjeeldne sygdomme, herunder sjeeldne sygdomme af genetisk oprindelse, forstas
i dette program livstruende eller kronisk invaliderende sygdomme, der har sa lav
praevalens, at der kreeves en seerlig feelles indsats for at sgge at undga betydelig
morbiditet eller preenatal eller tidlig dgdelighed eller en vaesentlig forringelse af den
enkeltes livskvalitet eller sociogkonomiske potentiale.

Som vejledende norm kan en almindeligt anerkendt praevalens pa mindre end 5 ud af
10000 anses som en lav preevalens i Feellesskabet.

| henhold til Europa-Parlamentets og Radets afggrelse nr. 1295/1999/EF af 29. april
1999 om vedtagelse af et EF-handlingsprogram vedrgrende sjeeldne sygdomme
(1999-2003) foreleegger HKomissionens repreesentant udvalget et arligt
arbejdsprogram, der beskriver de hgit prioriterede aktionsomrader (artikel 5, stk. 2,
litra b)).

| artikel 1 i afgerelse nr. 1295/1999/EF defineres formalet med programmet som
falger:

“2. Formalet med dette program er - koordineret med andre
feellesskabsforanstaltninger - at bidrage til at sikre et hgijt
sundhedsbeskyttelsesniveau for sa vidt angar sjeeldne sygdomme, ved at
forbedre kendskabet til disse, bl.a. ved at fremme oprettelsen af et
sammenhaengende og supplerende europeeisk informationsnet om sjeeldne
sygdomme, og ved at lette adgangen til oplysninger om sadanne sjeeldne
sygdomme, seerlig for sundhedspersonale, forskere og personer, som direkte
eller indirekte er ramt af disse sygdomme, ved at tilskynde til og styrke det
tveernationale samarbejde mellem frivilige og erhvervsmaessige organisationer,
der hjeelper de pagaeldende personer, og ved at sikre, at ophobede forekomster
af sjeeldne sygdomme kan handteres bedst muligt, samt ved at fremme
overvagningen af sjeeldne sygdomme.

3. De aktioner, der skal ivaerksaettes under dette program, er beskrevet i bilaget.”
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| bilaget til afgarelse nr. 1295/1999/EF star der opfart fire aktioner:

“1. Fremme udviklingen af og adgangen til et sammenhaengende og supplerende
europeeisk informationsnetveerk vedrgrende sjeeldne sygdomme, bl.a. ved
anvendelse af eksisterende databaser. Oplysningerne skal omfatte
sygdommens navn, synonymer, en generel sygdomsbeskrivelse, symptomer,
arsager, epidemiologiske data, forebyggende foranstaltninger,
standardbehandlinger, kliniske forsgg, diagnostiske laboratorier og
speciallaegeklinikker, forskningsprogrammer samt en liste over kilder, hvor
yderligere oplysninger om sygdommen kan indhentes. Denne information skal
geres sa tilgeengelig som muligt, bl.a. via Internet.

2. Bidrage til uddannelses- og efteruddannelseskurser for sundhedspersonale
med henblik pa at forbedre muligheden for tidlig diagnosticering,
identifikation, forebyggelse og behandling af sjeeldne sygdomme.

3. Fremme det tveernationale samarbejde og oprettelse af netveerk mellem
grupper af personer, der direkte eller indirekte er ramt af samme sjeeldne
sygdom, eller af frivilige og sundhedspersonale, samt koordinering pa
feellesskabsplan med henblik pa at fremme kontinuiteten i arbejdet og det
tveernationale samarbejde.

4. Pa feellesskabsplan stgtte overvagningen af sjeeldne sygdomme i
medlemsstaterne og hurtig varsling af ophobninger heraf samt fremme
etableringen af netveerk og uddannelsen af eksperter inden for behandling af
sjeeldne sygdomme og hurtig reaktion ved ophobede forekomster.”

Disse aktioner udger den Vvigtigste referenceramme for programmets
gennemfgrelse og for fastleeggelsen af prioriteter.

Pa de naeste sider og i forbindelse med programmets gennemfarelse henvises der til
aktionerne under fglgende overskrifter:

Aktion 1 “ Europeeisk informationsnetvaerk vedrgrende sjeeldne sygdomme”
Aktion 2: “Uddannelse i sjeeldne sygdomme”
Aktion 3 “ Tveernationalt samarbejde i forbindelse med sjeeldne sygdomme”

Aktion 4 “Overvagning og hurtig varsling om ophobninger af sjeeldne
sygdomme”.

Arbejdsprogrammet indeholder en beskrivelse de aktioner, som man bgr prioritere at
gennemfare i 1999 og 2000. De projekter, som udveelges med henblik pa
finansiering i de to ar, vil blive valgt blandt de ansggninger, der indgives som svar pa
en enkelt specifik indkaldelse af forslag, som offentliggares snarest muligt.



2.

H@JT PRIORITEREDE AKTIONSOMRADER 1999-2000

2.1 Programmets generelle retningslinjer og veegtfordeling

EU-merveerdi. For at tilfgre Det Europeeiske Feellesskab en merveerdi prioriteres
projekter og netveerk med en betydelig europeeisk dimension, som kan forventes at
yde et betydeligt bidrag til gennemfgrelsen af programmets malsaetninger.
Programmet har derfor ikke til hovedformal at yde direkte stgtte til praktiske lokale
aktiviteter eller strukturer, men derimod at tilskynde initiativer, som har den starst
mulige feellesskabsdimension og bidrager til Feellesskabets politik.

Horisontal indfaldsvinkel. De € 6,5 mio., der er afsat pa budgettet for perioden
1999-2003 (i gennemsni€l,3 mio. pr. ar), reekker ikke til at anleegge en
sygdomsspecifik indfaldsvinkel, da der findes mere end 5 000 sjeeldne sygdomme. |
forbindelse med aktion 1, 2 og 3 vil man seerlig prioritere projekter, som vedrgrer
eller baner vej for en indsats inden for sjeldne sygdomme i almindelighed, vigtige
sygdomsgrupper eller i det mindste et betydeligt antal heraf.

Hgjst prioriterede aktion. | forbindelse med tildelingen af de midler, der star til
radighed for 1999 og 2000, vil man prioritere gennemfarelsen af aktion 1
"Europeeisk informationsnetveerk vedrgrende sjeeldne sygdomme”. Afggrelse nr.
1295/1999/EF indeholder allerede en bestemmelse herom:

“(17) der bgr ggres en indsats for, at der snarest efter dette programs begyndelse,
seerlig ved anvendelse af de eksisterende databaser, oprettes og gives adgang til et
sammenhaengende o0g supplerende europeeisk informationsnet om sjeeldne
sygdomme".

Aktion 2, 3 og 4 vil ogsa blive gennemfgrt i 1999-2000.

2.2 Prioriterede projekter under de enkelte aktioner

2.2.1. Aktion 1: “Europeeisk informationsnetveerk vedrgrende sjeeldne
sygdomme”

Man vil prioritere projekter, som er baseret pa eksisterende databaser, og hvor der
geres brug af Internettet (World Wide Web), saledes at offentligheden kan fa
adgang.

Databaserne skal have sygdomsbaserede indgange (oversigter over sjeeldne
sygdomme). Oplysningerne i databaserne skal omfatte: sygdommens navn,

synonymer, en generel sygdomsbeskrivelse, symptomer, arsager, epidemiologiske
data, forebyggende foranstaltninger, standardbehandlinger, Kkliniske forsgg,

diagnostiske laboratorier og specialleegeklinikker, forskningsprogrammer samt en

liste over kilder, hvor der kan indhentes yderligere oplysninger om sygdommen.



Oplysningerne i disse databaser ma ikke omfatte personlige data om patienter, som
lider af sjeeldne sygdomme.

Oplysningerne i baserne skal veere godkendte data, som ajourfgres lgbende.
Stegttemodtageren skal sgrge for godkendelse med bistand fra videnskabelige
sundhedseksperter. Oplysningerne skal opfylde de almindelige kriterier, der er
opstillet for vurdering af kvaliteten af sundhedsdata pa Internettet.

Internet-hjemmesiden for det europaeiske informationsnetveaerk vedrgrende sjeeldne
sygdomme vil veere at finde pa Europa-serveren (Europa-Kommissionens vigtigste
server) med links til de eksterne databaser, som udgar netveerket. Der vil blive
fastlagt en hensigtsmeaessig politk med hensyn til anvendelse af
ansvarsfrinedsklausuler.

2.2.2. Aktion 2: “Uddannelse i sjeeldne sygdomme”

Man vil prioritere projekter, som vedrgrer tilretteleeggelse af uddannelses- og
efteruddannelseskurser for fagfolk med henblik pa at forbedre muligheden for tidlig
diagnosticering, identifikation, behandling og forebyggelse af sjeeldne sygdomme.

2.2.3. Aktion 3: “Tveernationalt samarbejde i forbindelse med sjeeldne
sygdomme”

Man vil prioritere projekter vedrgrende tvaernationalt samarbejde og oprettelse af
netveerk, som promoveres af "paraplyorganisationer” (organisationer, som har et
interessefaellesskab og/eller repraesenterer andre organisationer).

2.2.4. Aktion 4: “Overvagning og hurtig varsling om ophobninger af sjeeldne
sygdomme”

Man vil prioritere projekter vedrgrende overvagning af sjeeldne sygdomme med
henblik pa at forbedre systematisk indsamling, analyse, fortolkning og formidling af
epidemiologiske data om sjeeldne sygdomme; endvidere vil man prioritere projekter,
som vedrgrer tidlig varsling om og hurtig reaktion pa ophobninger af sjeeldne
sygdomme. Personlige data, som anvendes i forbindelse med projekterne, skal
opbevares i overensstemmelse med direktiv 95/46/EF.

Projekter, som ikke svarer helt til de prioriterede projekter i punkt 2.2.1, 2.2.2,
2.2.3 0g 2.2.4, men som er af ussedvanlig hgj kvalitet, og som opfylder de gvrige
udveelgelseskriterier, der er vedtaget efter hgring af udvalget, kan tildeles statte,
forudsat at der er stadig er budgetmidler til radighed



PROGRAMMETS GENNEMF@RELSE

3.1 Udvalgsmader

| henhold til artikel 2 og 5 i afgarelse nr. 1295/1999/EF bistas Kommissionen med
henblik pa programmets gennemfarelse af et udvalg, der bestar af to repreesentanter
udpeget af hver medlemsstat, og som har Kommissionens repraesentant som
formand. Kommissionen har planlagt, at udvalget skal mgdes to gange bade i 1999
0g i 2000.

Kommissionen har til hensigt at foreleegge udvalget de udkast til foranstaltninger,
der skal treeffes i henhold til artikel 5, stk. 2, af to omgange:

i 1999 udkast vedrgrende:
€) udvalgets forretningsorden

(b) et arligt arbejdsprogram med en beskrivelse af de hgijt prioriterede
aktionsomrader

(c) retningslinjer, kriterier og procedurer for udveelgelse og finansiering af
projekter i henhold til programmet, herunder ogsa projekter, der indebaerer
samarbejde med internationale organisationer, der beskeeftiger sig med
folkesundhed, og deltagelse af de lande, der er omhandlet i artikel 6, stk. 2.

i 2000 udkast vedrgrende:
(d) evalueringsproceduren
(e) foranstaltninger til formidling og overfgrsel af resultater

()] procedurer for koordinering med programmer og initiativer, som er direkte
relevante for gennemfarelsen af programmets malsaetninger

(g) foranstaltninger vedrgrende samarbejde med de institutioner og
organisationer, der er omhandlet i artikel 2, stk. 2.

3.2 Arbejdsqgrupper

| henhold til udvalgets forretningsorden kan der nedseettes ad hoc-arbejdsgrupper
til at behandle specifikke aspekter ved handlingsprogrammet.

Sadanne arbejdsgrupper kunne eventuelt udggre et forum for udveksling af
erfaringer og informationer mellem medlemsstaterne og Kommissionen. De kunne
endvidere udarbejde forslag for udvalget med hensyn til, hvilken retning der skal
tages, og hvilke prioriteter der skal gives i forbindelse med bestemte aktioner under
programmet. Sadanne arbejdsgrupper nedsaettes og deres mandater fastleegges efter
hgring af udvalget.



3.3 Indkaldelse af forslag

Med henblik pa udveelgelse af projekter for 1999 og 2000 offentliggeres der

snarest muligt en indkaldelse af forslag i De Europeeiske Feellesskabers Tidende.
For de efterfalgende ar er det planen at offentliggare en indkaldelse af forslag
hvert &r, med den 15. september som sidste frist for indgivelse af ansggninger (15.
september 2000 for ar 2001).

Da det er ngdvendigt at prioritere stgrre projekter, som kan forventes at tilfgre
Feellesskabet en reel merveerdi, vil der sandsynligvis blive ydet stgtte til ca. 10
projekter i 1999-2000.

3.4 Information om handlingsprogrammet - Formidling af resultater

| overensstemmelse med artikel 5, stk. 2, litra e), foreleegger Kommissionen

udvalget et specifikt udkast til foranstaltninger, som skal sikre, at offentligheden,

direkte og indirekte ramte samt sundhedspersonale, der beskeaeftiger sig med
sjeeldne sygdomme, informeres, og at programmets resultater formidles pa en
hensigtsmaessig made.

Det kan indebaere, at der skal fremstilles brochurer, som forklarer programmet, at
der skal offentligggres og rundsendes dokumenter og rapporter, at der skal lsegges
stgrre veegt pa kriteriet om mulighed for udnyttelse/formidling i forbindelse med
udveelgelsen af projekter eller, at der skal offentligggres en oversigt over de
projekter, der finansieres under programmet.

Europa-Kommissionens Internet-sted vil indeholde alle relevante oplysninger om
programmet. Som omtalt under punkt 2.2.1. vil der blive oprettet en hjemmeside
for det europaeiske informationsnetveerk for sjeeldne sygdomme pa Europa-serveren
(Europa-Kommissionens vigtigste server) med links til de eksterne databaser, som
udger netveerket. Adressen pa Europa-serverens hjemmeside for folkesundhed er
(kan blive eendret i fremtiden):

http://europa.eu.int/comm/dg05/phealth/index_ph.htm

SAMMENHANG OG K OMPLEMENTARITET

Kommissionens skal sikre, at der er sammenhaeng og komplementaritet mellem de
aktioner, der gennemfgres under programmet, og fglgende feellesskabsprogrammer
og -aktioner:



4.1 Forslag til Europa-Parlamentets og Radets forordning (EF) om sjeeldne
lzegemidler

Forslaget (KOM(98)450) behandles i gjeblikket under proceduren for feelles
beslutningstagning. Formalet med denne forordning er at fastleegge en
feellesskabsprocedure for udpegelse af visse leegemidler som sjeeldne lsegemidler og
at give incitamenter til forskning, udvikling og markedsfaring af leegemidler, der er
udpeget som sjeeldne.

Det skal bemeerkes, at selvom en sygdom indgar i det europeeiske
informationsnetveerk for sjeeldne sygdomme eller p4 anden made omhandles i
programmet vedrgrende sjeeldne sygdomme, er det ikke ngdvendigvis ensbetydende
med, at sygdommen automatisk er berettiget til udpegelse i henhold til reglerne og
procedurerne i den fremtidige forordning om sjeeldne lsegemidler.

Omvendt er det ikke ensbetydende med, at den afvises.

4.2 Feellesskabets forskning

| gjeblikket forsker Faellesskabet i sjeeldne sygdomme bade under det 4. (1994-1998)
og det 5. (1998-2002) rammeprogram for forskning og teknologisk udvikling.
Under det 4. rammeprogram - Biomed 2 - er der ydet stgtte til 23 projekter inden
for omrade 4.6 "Sjeeldne sygdomme". Under det 5. rammeprogram - "Livskvalitet
og forvaltning af de levende ressourcer” - forskes der hovedsagelig i sjeeldne
sygdomme inden for aktivitet 7 - "Kroniske og degenerative sygdomme, kreeft,
diabetes, hjerte-kar-sygdomme og sjeeldne sygdomme". Endvidere er aktivitet 8 -
"Forskning i genomer og genetisk betingede sygdomme" - og 9 -
"Neurovidenskaber" - af seerlig relevans for sjeeldne sygdomme.

| forbindelse med programmet vedrgrende sjeeldne sygdomme vil der blive taget
hensyn til disse vigtige forskningsaktiviteter, og programmet vil, seerlig via aktion 1
"Europeeiske informationsnetveerk vedrgrende sjeeldne sygdomme”, bidrage til
formidling af forskningsresultater inden for sjeeldne sygdomme. Man vil undersgge
muligheden for at skabe direkte internetforbindelser til Cordis-databasen. Endvidere
vil Kommissionen med hjeelp fra udvalget for sjeeldne sygdomme overveje, hvordan
resultaterne af de forskningsprojekter, der er mest direkte relateret til programmet
vedrgrende sjeeldne sygdomme, og som stgttes under det fierde og femte
rammeprogram, kan anvendes som input med henblik pa gennemfgrelsen af
malsaetningerne for programmet vedrgrende sjeeldne sygdomme.

| forbindelse med programmet for sjeeldne sygdomme vil der endvidere blive taget
hensyn til Feellesskabets forskning i telematik inden for sundhedsveesenet, da
telematikken er af betydning for aktion 1 "Europeeisk informationsnetvaerk
vedrgrende sjeeldne sygdomme" og aktion 4 "Overvagning og tidlig varsling om
ophobninger af sjeeldne sygdomme".



Der vil blive truffet hensigtsmaessige foranstaltninger til koordinering med henblik pa
at undgé overlapninger og sikre komplementeer finansiering af de bergrte projekter.

4.3 EF-handlingsprogrammet vedrarende sundhedsovervagning (1997-2001)

| afgerelse nr. 1295/1999/EF hedder det tydeligt, at som led i EF-
handlingsprogrammet vedragrende sundhedsovervagning indsamles der systematisk
sundhedsdata, og der bgr derfor sikres regelmaessig udveksling af oplysninger og
data mellem programmet vedrgrende sundhedsovervagning og programmet
vedrgrende sjeeldne sygdomme.

4.4 EF- handlingsprogrammet vedrorende forebyggelse af AIDS og visse
andre smitsomme sygdomme - Netvaerk for epidemiologisk overvagning og
kontrol af overfarbare sygdomme i Faellesskabet.

Flere alvorlige smitsomme sygdomme forekommer ogsa kun sjeeldent i
Feellesskabet (f.eks.: salmonellose, legionsersygdom, malaria, nvCJD, etc.) og
kunne derfor i princippet bade indgd i netveerket vedrgrende overfgrbare
sygdomme eller programmet vedrgrende sjeeldne sygdomme.

For at sikre en hensigtsmaessig koordinering anbefales det normalt, at man i farste
omgang betragter sjeeldne smitsomme sygdomme som smitsomme sygdomme, dvs.
overvagning - tidlig varsling bgr finde sted inden for Feellesskabets netvaerk
vedrgrende overfgrbare sygdomme og ansggninger om stgtte indsendes under
programmet vedrgrende forebyggelse af AIDS og visse andre smitsomme
sygdomme.

4.5 Handlingsplan for kreeftbekaempelse (1996-2000)

Mange kreefttyper er ogsa sjeeldne. For at sikre en hensigtsmaessig koordinering
anbefales det normalt, at man i farste omgang lader sjaeldne kreefttyper indga under
handlingsplanen for kraeftbekeempelse (1996-2000).

4.6 IDA (Dataudveksling mellem administrationerne)

IDA-EUPHIN projektet (Den Europeeiske Unions netveerk for udveksling af
oplysninger om folkesundhed) sgrger allerede for infrastrukturen il
telekommunikation i forbindelse med to EU-aktioner pa folkesundhedsomradet, dvs.
programmet for sundhedsovervagning og netveerket vedrgrende overfarbare
sygdomme. Det vil snarest muligt blive udvidet til at omfatte programmet vedrgrende
sjeeldne sygdomme (IDA-EUPHIN sjeeldne sygdomme), seerlig aktion 1 “Europaeisk
informationsnetvaerk vedrgrende sjeeldne sygdomme” og aktion 4 “Overvagning og
tidlig varsling om ophobninger af sjeeldne sygdomme”.



5.

BUDGET

Af flere arsager (sen godkendelse af programmet i 1999, Europa-Parlamentets
fastfrysning af 50% af budgetpost A0-73031, Kommissionens omorganisering) er

det ikke muligt at indgé budgetmaessige forpligtelser for budget 1999 inden den 31.

december 1999.

Pa grundlag af en afggrelse, som Kommissionen traeffer, kan de arlige bevillinger
for 1999 (1,3 mio. ¢) i givet fald overfgres til ar 2000. | sa fald ville den farste
indkaldelse af forslag i forbindelse med programmet kunne finansieres ved hjeelp
af bevillinger for bade 1999 og 2000 (formentlig 1,3 mio. « + 1,3 mio. * = 2,6 mio.

o)_

INTERNATIONALT SAMARBEJDE

| henhold til artikel 5, stk. 2, litra c), forelaeegger Kommissionen udvalget et seerligt
udkast til retningslinjer, kriterier og procedurer for udveelgelse og finansiering af
projekter i henhold til programmet, herunder ogsa projekter, der indebaerer
samarbejde med internationale organisationer, der beskaeftiger sig med
folkesundhed, og deltagelse af de i artikel 6, stk. 2, omhandlede lande.

| henhold til artikel 6, stk. 2, er programmet abent for deltagelse af de associerede
lande i Centraleuropa. Det forudsaetter dog, at landene officielt har givet udtryk for
et gnske om at deltage. Herefter kan tilslutningen forberedes. | forbindelse med
selve gennemfgrelsen skal der tages hensyn til de seerlige regler om tildeling af
bevillinger og til det lmdget, som star til radighed.

Fremgangsmaden forventes at indebaere, at der identificeres institutioner, som er
egnede til at koordinere programmet, og at der fastleegges et arbejdsprogram med
angivelse af prioriterede omrader i deltagerlandene. Deltagelsen bgr have til
hovedformal at skabe forbindelse mellem de vigtigste europaeiske projekter/netvaerk,
som er etableret og stgttes i henhold til feellesskabsprogrammet.

OVERVAGNING OG EVALUERING

| henhold til artikel 7, stk. 1, i afgarelse nr. 1295/1999/EF treeffer Kommissionen
de ngdvendige foranstaltninger til at sikre overvagning og lgbende evaluering af
programmet.

| artikel 7, stk. 2, hedder det neermere bestemt, at Kommissionen forelsegger
Europa-Parlamentet og Radet en forelgbig beretning i programmets tredje ar og en
endelig beretning ved programmets afslutning. Beretningerne indeholder bl.a.
resultaterne af evalueringen.

| overensstemmelse med artikel 5, stk. 2, litra d), foreleegger Kommissionen
udvalget et seerligt udkast til en foranstaltning vedrgrende evalueringsproceduren.
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