
 
 

ΔΕΛΣΙΟ ΣΤΠΟΤ 

Διεκνζσ ΢υνζδριο για τισ ΢πάνιεσ Πακιςεισ και τα Ορφανά Φάρμακα   

΢ΠΑΝΙΕ΢ Α΢ΘΕΝΕΙΕ΢: Η ΑΜΕ΢Η ΠΡΟΣΕΡΑΙΟΣΗΣΑ ΣΗ΢ ΔΗΜΟ΢ΙΑ΢ ΤΓΕΙΑ΢ 

 

Ακινα, 6 Μαρτίου, 2024: Σε ςυνζχεια τθσ φετινισ Παγκόςμιασ Ημζρασ Σπανίων Πακιςεων, 
θ Ζνωςθ ΢πανίων Αςκενών Ελλάδοσ (Ε.΢.Α.Ε.) μζλοσ του Ευρωπαϊκοφ Οργανιςμοφ Σπανίων 
Πακιςεων (EURORDIS - Rare Diseases Europe) και θ BOUSSIASEvents διοργάνωςαν το 
Διεκνζσ Συνζδριο για τισ Σπάνιεσ Πακιςεισ και τα Ορφανά Φάρμακα υβριδικά ςτισ 29 
Φεβρουαρίου ςτθν Σεχνόπολθ Διμου Ακθναίων και διαδικτυακά τθν 1θ Μαρτίου 2024, 
με τθ φυςικι παρουςία 31 και τθ διαδικτυακι παρουςία 32 διακεκριμζνων Ελλινων και 
ξζνων ομιλθτών, και περιςςοτζρων από 380 ςυμμετεχόντων από 15 χώρεσ ςε όλο τον 
κόςμο. Το Συνζδριο, το οποίο τζλεςε υπό τθν αιγίδα του Ευρωπαϊκοφ Κοινοβουλίου, του 
Ελλθνικοφ Υπουργείου Υγείασ και του Διμου Ακθναίων, με τθν υποςτιριξθ μεγάλων 
διεκνϊν και ελλθνικϊν Οργανιςμϊν, ςυγκζντρωςε φζτοσ το ενδιαφζρον τθσ διεκνοφσ 
κοινότθτασ, εςτιάηοντασ ςτθν: «Πλοιγθςθ ςτο Αχαρτογράφθτο: Εξελίξεισ, ΢υνεργαςίεσ και 
Ελπίδεσ ςτισ ΢πάνιεσ Πακιςεισ». Η ζναρξθ του Συνεδρίου κθρφχκθκε από τουσ ςυντονιςτζσ 
Δθμιτριο Ακαναςίου, Πρόεδρο Ε.Σ.Α.Ε., Παιδιατρικι Επιτροπι ΕΜΑ, Μζλοσ Δ.Σ. 95, WDO, 
ΕΝ.ΑΣ.ΕΛ., και Βαςίλθ Καρατηιά, Πρόεδρο Ελλθνικοφ Συνδζςμου Ataxia Friedreich, 
Διευκυντι Γραφείου Νομικϊν Συμβοφλων, NATO Rapid Deployable Corps, Ελλάδα. O 
Δθμιτριοσ Ακαναςίου τόνιςε τθν ανάγκθ θ Πολιτεία και οι εμπλεκόμενοι φορείσ να 
κζςουν τα ΢πάνια Νοςιματα ωσ Εκνικι Προτεραιότθτα και να ςυνδράμουν τισ 
προςπάκειεσ που γίνονται ςτθν Ευρϊπθ για τθ δθμιουργία του Ευρωπαϊκοφ Σχεδίου 
Δράςθσ. Με τισ Σπάνιεσ Αςκζνειεσ να επθρεάηουν ζωσ και το 5% - 7% του πλθκυςμοφ, 
δθλαδι πάνω από 500.000 οικογζνειεσ, είναι ςθμαντικι θ άμεςθ υπογραφι και 
ενεργοποίθςθ του Εκνικοφ Μθτρώου ΢πάνιων Αςκενειών, αλλά και θ ανανζωςθ, και 
τελικά θ εφαρμογι του αντίςτοιχου Εκνικοφ ΢χεδίου Δράςθσ εντόσ του 2024. Χρειάηεται 
μια ολιςτικι αντιμετϊπιςθ των Σ.Π. ςτθ χϊρα μασ για τθν πρόλθψθ, τθν ιςότιμθ πρόςβαςθ 
ςε κεραπείεσ, δράςεισ για ολιςτικι υποςτιριξθ των αςκενϊν και των οικογενειϊν τουσ, 
κακϊσ και καμπάνιεσ ευαιςκθτοποίθςθσ του κοινοφ για τθν εξάλειψθ του ςτίγματοσ 
απζναντι ςτουσ ςπάνιουσ αςκενείσ. 
 

Ελλθνικόσ Κατάλογοσ ΢πανίων Νοςθμάτων και δθμιουργία Εκνικοφ Μθτρϊου για τισ 
΢πάνιεσ Αςκζνειεσ 

«Υπόςχομαι ότι κα είμαι απολφτωσ παρϊν ςτουσ αγϊνεσ των αςκενϊν με τισ Σπάνιεσ 
Πακιςεισ, γνωρίηω από το πολφ κοντινό μου περιβάλλον τισ προκλιςεισ των αςκενϊν με 
ςπάνια νοςιματα», διλωςε ο Υπουργόσ Υγείασ, Άδωνισ Γεωργιάδθσ, ανοίγοντασ τισ 
εργαςίεσ τθσ πρϊτθσ θμζρασ του Διεκνοφσ Συνεδρίου. «Είμαι απόλυτα ενιμεροσ για τον 
αρικμοφ των οικογενειϊν που αντιμετωπίηουν με κάρροσ αςκζνειεσ, οι οποίεσ είναι 
άγνωςτεσ ςτουσ  περιςςότερουσ από εμάσ. Η παρουςία μου εδϊ είναι το μινυμα του 
Υπουργείου ότι κα είμαςτε παρόντεσ. Επιπλζον, κα υπάρχει διάταξθ ςτο επόμενο 
Νομοςχζδιο για να ζχουν διαφορετικι αντιμετϊπιςθ τα ορφανά φάρμακα όςον αφορά το 
clawback», διλωςε ο Υπουργόσ Υγείασ και πρόςκεςε ότι δεν υπάρχει περίπτωςθ θ 
Κυβζρνθςθ να μθν εξαςφαλίςει τθν πρόςβαςθ των αςκενϊν ςτθν Καινοτομία. «Η Ελλάδα 
ζχει μείνει πίςω όςον αφορά το Εκνικό Σχζδιο Δράςθσ για τισ Σπάνιεσ Πακιςεισ, και αυτό 
κα αλλάξει», είπε χαρακτθριςτικά ο Υπουργόσ Υγείασ, και δεςμεφτθκε ότι πρωτεργάτθσ 
ςτον ςχεδιαςμό του κα είναι θ Ζνωςθ Σπανίων Αςκενϊν Ελλάδοσ. Αντίςτοιχα και θ 
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Αναπλθρϊτρια Υπουργόσ Υγείασ, Ειρινθ Αγαπθδάκθ, ςε γραπτό τθσ μινυμα που 
απζςτειλε, τόνιςε τθν ακλόνθτθ δζςμευςθ τθσ Κυβζρνθςθσ για τθν αντιμετϊπιςθ των 
ςπάνιων αςκενειϊν, θ οποία αποδεικνφεται με ςυγκεκριμζνεσ ενζργειεσ και πρωτοβουλίεσ. 
Αναφζρκθκε ςτθν εκνικι ςτρατθγικι που ξεκίνθςε επίςθμα πλζον από τισ 17/01/2024 και 
περιλαμβάνει τόςο τον Ελλθνικό Κατάλογο Σπανίων Νοςθμάτων, όςο και τθ δθμιουργία 
ενόσ Εκνικοφ Μθτρϊου για τισ Σπάνιεσ Αςκζνειεσ, ζνα κρίςιμο βιμα προσ τθν κατανόθςθ, 
τον επιπολαςμό και τθν κατανομι αυτϊν των ςυνκθκϊν ςτον πλθκυςμό μασ. Το Μθτρϊο 
δεν κα είναι απλϊσ μια βάςθ δεδομζνων, αλλά ζνα εργαλείο για τθν εκτίμθςθ τθσ 
επιδθμιολογίασ τθσ κάκε ςπάνιασ νόςου, που, διαςυνδεδεμζνο με τον Εκνικό Ηλεκτρονικό 
Φάκελο Υγείασ, κα ςυνοδεφει τον κάκε πολίτθ ςε όλο του το ταξίδι», επεςιμανε θ 
υπουργόσ. Ο Ευρωβουλευτισ ΢τζλιοσ Κυμπουρόπουλοσ εξζφραςε τθν ικανοποίθςι του ωσ 
ςπάνιοσ αςκενισ, ωσ ιατρόσ και ωσ πολιτικόσ για το γεγονόσ πωσ πλζον θ κάκε εκνικι και 
ευρωπαϊκι ςτρατθγικι ζχει μία ολιςτικι κεϊρθςθ για τον ςπάνιο αςκενι, βάηοντάσ τον ςτο 
επίκεντρο, ωςτόςο ςθμείωςε ότι ακόμα θ Ευρϊπθ δεν ζχει καταλάβει πλιρωσ το ςθμαντικό 
ζργο των Κζντρων Αναφοράσ, και γίνονται προςπάκειεσ για να γίνει αυτό κατανοθτό, ϊςτε 
να αυξθκεί και θ χρθματοδότθςι τουσ. Ανζφερε ότι ςτο πλαίςιο τθσ αλλαγισ τθσ 
φαρμακευτικισ ςτρατθγικισ ςτο Ευρωπαϊκό Κοινοβοφλιο ζχουν δθμιουργθκεί 
διαφορετικζσ πολιτικζσ ςυμμαχίεσ, εκ των οποίων δφο είναι οι κυριότερεσ: Αυτι που 
αναφζρει ότι πρζπει να διατθρθκεί θ πατζντα των οκτϊ ετϊν για τα φάρμακα, και θ άλλθ 
που πιζηει για μείωςθ τθσ πατζντασ ςτα ζξι χρόνια. Τόνιςε ότι εάν περάςει θ άποψθ τθσ 
δεφτερθσ ςυμμαχίασ, καμία εταιρεία δεν κα φζρει ςτθν Ευρϊπθ καινοτόμο φάρμακο. 
Τζλοσ, ανζφερε ότι κακϊσ θ Επιςτιμθ και οι Κοινωνίεσ μασ εξελίςςονται, θ περιφροφρθςθ 
των δικαιωμάτων των ςπάνιων αςκενϊν είναι ζνασ ςυνεχισ αγϊνασ, ςτον οποίο ο ίδιοσ 
ςυμμετζχει όλθ του τθ ηωι, και κα ςυνεχίςει να ςυμμετζχει, μζςα από κάκε ρόλο του. Στο 
κζμα τθσ πατζντασ αναφζρκθκε ςτθν ομιλία του και ο Γενικόσ Διευκυντισ του ΣΦΕΕ, 
Μιχάλθσ Χειμώνασ, τονίηοντασ χαρακτθριςτικά ότι οποιαδιποτε πρόκεςθ μείωςθσ του 
οικοςυςτιματοσ τθσ πατζντασ κα ζχει άμεςθ επίπτωςθ ςτθν πρόςβαςθ των αςκενϊν ςε 
καινοτόμα φάρμακα. Αναφζρκθκε ςε μελζτθ που διεξιγαγε θ Dolon, κατόπιν αιτιματοσ τθσ 
EFPIA (Ευρωπαϊκισ Ομοςπονδίασ Φαρμακευτικϊν Βιομθχανιϊν και Ενϊςεων), ςφμφωνα με 
τθν οποία αν ίςχυαν ςιμερα οι αλλαγζσ που προτείνει θ Ε.Ε., και πάρουμε ωσ βάςθ τα 375 
ορφανά φάρμακα που κα αναπτυχκοφν μεταξφ 2020-2035, τότε μιλάμε για 135 λιγότερα 
ορφανά φάρμακα! Παράλλθλα, ςφμφωνα με τθν ίδια  μελζτθ, θ μείωςθ του χρόνου 
προςταςίασ των δεδομζνων (regulatory data protection) μειϊνει το κίνθτρο των εταιρειϊν 
που βαςίηονται ςτθν Ε&Α να επενδφςουν ςτα νζα φάρμακα 55% μζςα ςτα επόμενα 15 
χρόνια, ενϊ το 22% των προγραμμάτων Ε&Α δεν κα είναι πλζον οικονομικά βιϊςιμο με 
πικανό αποτζλεςμα θ Ευρϊπθ να χάςει περίπου 50 από τισ 225 νζεσ κεραπείεσ που 
αναμζνονται τα επόμενα 15 χρόνια. 
 

Ζγκαιρθ διάγνωςθ και ολιςτικι αντιμετϊπιςθ των ςπανίων νοςθμάτων 
Με επίκεντρο τα Κζντρα Εμπειρογνωμοςφνθσ ΢πανίων Νοςθμάτων 

Στισ προτεραιότθτεσ του υπουργείου Υγείασ εςτίαςε θ Γενικι Γραμματζασ Υπθρεςιϊν 
Υγείασ, Λίλιαν-Βενετία Βιλδιρίδθ, πάντα ςε ςυνεργαςία με τουσ αςκενείσ. Μίλθςε για τθν 
ζγκαιρθ διάγνωςθ και ολιςτικι αντιμετϊπιςθ των ςπανίων νοςθμάτων, με επίκεντρο τισ 37 
δομζσ υγείασ που ζχουν αναγνωριςτεί ωσ Κζντρα Εμπειρογνωμοςφνθσ ςπανίων νοςθμάτων 
και μποροφν να προςφζρουν ολοκλθρωμζνθ διάγνωςθ και κεραπεία. Όπωσ ανζφερε θ κα 
Βιλδιρίδθ, ςτο επόμενο διάςτθμα κα είναι ζτοιμο το πρϊτο μθτρϊο για αςκενείσ με 
ςπάνιεσ αιματολογικζσ πακιςεισ, και κα ακολουκιςουν μθτρϊα αςκενϊν με ςπάνια  
οφκαλμολογικά και θπατικά νοςιματα. Μια άλλθ παρζμβαςθ, τόνιςε θ κα Βιλδιρίδθ, είναι 
το Εκνικό Σχζδιο Δράςθσ για τα Σπάνια Νοςιματα. Τον περαςμζνο Νοζμβριο κατατζκθκε το 
επικαιροποιθμζνο ςχζδιο προτάςεων, και άμεςα προχωρά θ εξζταςι τουσ από το 
υπουργείο. Στθ χρθματοδότθςθ τθσ Υγείασ, και ειδικότερα ςτα ηθτιματα χρθματοδότθςθσ 
του φαρμάκου και των κεραπειϊν για τισ ςπάνιεσ πακιςεισ αναφζρκθκε ςτθν τοποκζτθςι 
τθσ θ Γενικι Γραμματζασ Δθμοςιονομικισ Πολιτικισ του Υπουργείου Εκνικισ Οικονομίασ 
και Οικονομικϊν, Παυλίνα Καραςιώτου. «Είμαςτε ςτθν αρχι τθσ ςυηιτθςθσ για τα ςπάνια 
νοςιματα και τθν αντιμετϊπιςι τουσ» ανζφερε, ενϊ πρόςκεςε: «Χρειαηόμαςτε ζνα πλαίςιο 
για τα ορφανά φάρμακα που να διαςφαλίηει τθ γριγορθ και απρόςκοπτθ πρόςβαςθ των 
αςκενϊν ςε αυτά, τθν παρακολοφκθςθ των τιμϊν και των καναλιϊν τροφοδοςίασ, αλλά και 



 
 
τθν αποτελεςματικότθτα αυτϊν, κακϊσ, ςτο ςφνολό τουσ ςχεδόν, πρόκειται για νζα και 
καινοτόμα φάρμακα. Πάνω ςε αυτό ζχουμε αρχίςει να δουλεφουμε οι ςυναρμόδιοι 
φορείσ». Η κα Καραςιϊτου τζλοσ αναφζρκθκε ςε βιματα που ζχουν γίνει τα τελευταία 
χρόνια, ϊςτε να καταςτοφν οι ςπάνιεσ πακιςεισ πιο ορατζσ κυρίωσ όςον αφορά ςτθν 
αξιολόγθςι τουσ, αλλά και ςτθν ανάγκθ πζρα από τθ κεραπεία να μιλιςουμε και για τθν 
πρόλθψθ. Τζλοσ, θ Cornelia Zanetti, General Manager Greece, Malta & Cyprus, TAKEDA 
Hellas SA, τόνιςε ότι πρζπει να δϊςουμε ςθμαντικά κίνθτρα για κλινικζσ δοκιμζσ και ζρευνα 
για τισ ςπάνιεσ πακιςεισ, ϊςτε να αποκτιςουν πρόςβαςθ ςε νζεσ κεραπείεσ, και αφοφ 
εγκρικοφν, πρζπει να αντιμετωπίςουμε διαφορετικά τα ορφανά φάρμακα, ϊςτε να 
διατθρθκεί θ πρόςβαςθ των αςκενϊν. Επιπλζον, πρζπει να αναγνωρίςουμε τισ ςπάνιεσ 
αςκζνειεσ ωσ προτεραιότθτα τθσ Δθμόςιασ Υγείασ ςτθν Ελλάδα, όπωσ ζχει ιδθ 
αναγνωριςτεί ςε επίπεδο Ε.Ε., και πρζπει να ςυνεργαςτοφμε δυναμικά ςτο οικοςφςτθμα 
τθσ Υγείασ: οι αςκενείσ, οι οικογζνειεσ και οι φροντιςτζσ τουσ, οι κλινικοί ιατροί, θ 
Κυβζρνθςθ, οι πλθρωτζσ, τα ςυςτιματα Υγείασ και θ Βιομθχανία, για να ξεκλειδϊςουμε τθν 
ευκαιρία τθσ ςυνεργαςίασ ςτουσ τομείσ τθσ Ζρευνασ, τθσ διάγνωςθσ, τθσ πρόςβαςθσ ςτθ 
κεραπεία και τθσ φροντίδασ για τα άτομα που ηουν με μια ςπάνια αςκζνεια. 
 

Η  Πολιτεία ζχει πλζον ςχζδιο για τισ ΢πάνιεσ Πακιςεισ και αυτό κα οδθγιςει ςταδιακά 
ςτθ λογικι ενόσ οδικοφ χάρτθ 

Ο Γενικόσ Γραμματζασ Κοινωνικϊν Αςφαλίςεων, Νίκοσ Μθλαπίδθσ, ανζφερε ότι ζχουν γίνει 
και ςυνεχίηουν να γίνονται ςθμαντικά βιματα για μείωςθ του χρόνου αναμονισ 
πιςτοποίθςθσ των αςκενϊν με ςπάνιεσ πακιςεισ μζςω του νζου κεςμικοφ πλαιςίου 
λειτουργίασ των ΚΕΠΑ και τθσ Εκνικισ Πφλθσ Αναπθρίασ. Επόμενοσ ςτόχοσ, όπωσ ανζφερε, 
είναι θ υποχρεωτικι ςυμπλιρωςθ των κωδικϊν ORPHA ςτον ειςθγθτικό φάκελο αςκενοφσ 
με ςπάνια πάκθςθ που κα ςθματοδοτεί τθν εξζταςθ του αςκενοφσ ςε ςειρά 
προτεραιότθτασ από Υγειονομικι Επιτροπι-ΚΕΠΑ, με ειδικά καταρτιςμζνουσ ιατροφσ. 
Επιπλζον, τόνιςε ότι ςε ςυνεργαςία με το Υπουργείο Υγείασ κα προχωριςει ο 
εκςυγχρονιςμόσ και ενίςχυςθ του Ειδικοφ Σϊματοσ Ιατρϊν ΚΕΠΑ με τον υπερδιαπλαςιαςμό 
του πλικουσ των ιατρϊν, με τθ διεφρυνςθ ειδικοτιτων και εξειδικεφςεων και με τα νζα 
προγράμματα εκπαίδευςθσ και επιμόρφωςθσ ιατρϊν και διοικθτικοφ προςωπικοφ ΚΕΠΑ, με 
ειςαγωγι νζων εκπαιδευτικϊν προγραμμάτων με αυτοτελι ενότθτα για τισ ςπάνιεσ 
πακιςεισ. Πολφ κετικό βιμα χαρακτιριςε ο Πρόεδροσ τθσ Εκνικισ Επιτροπισ για τα Σπάνια 
Νοςιματα-Πακιςεισ και Κακθγθτισ & Πρόεδροσ Β' Νευρολογικισ Κλινικισ ςτο Π.Γ.Ν. 
«Αττικόν», Γεώργιοσ Σςιβγοφλθσ, τθν αποςφνδεςθ των ορφανϊν φαρμάκων από τουσ 
προχπολογιςμοφσ των νοςοκομείων, μιλϊντασ ςτο πάνελ με κζμα τον Στρατθγικό 
Σχεδιαςμό για τισ Σπάνιεσ Πακιςεισ ςτθν Ελλάδα. Όπωσ ανζφερε αυτό διευκολφνει και τουσ 
ιατροφσ από ατζρμονεσ ςυηθτιςεισ με τουσ διοικθτζσ των νοςοκομείων για τθν ειςαγωγι 
κάκε νζου αςκενοφσ. Ερωτθκείσ για τα Κζντρα Εμπειρογνωμοςφνθσ ςτθν Ελλάδα, ο κοσ 
Τςιβγοφλθσ είπε ότι θ προθγοφμενθ Επιτροπι είχε αναγνωρίςει 28, θ τωρινι ζχει 
πιςτοποιιςει ακόμα 9, και ετοιμάηονται για πιςτοποίθςθ επιπλζον 2. Παράλλθλα ςε 
διαδικαςία επαναπιςτοποίθςθσ βρίςκονται τα Κζντρα που ζχουν ιδθ ςυμπλθρϊςει μια 
πενταετία. Όςον αφορά τθ διαςφνδεςθ των Κζντρων αναφοράσ με τα Ευρωπαϊκά Κζντρα 
Αναφοράσ (ERNs), ο κοσ Τςιβγοφλθσ είπε ότι γίνεται μζςω open call, και πρόςκεςε ότι θ 
Επιτροπι ζχει ετοιμάςει ζναν αλγόρικμο για το πϊσ πρζπει να γίνεται θ αίτθςθ του κάκε 
Κζντρου, προκειμζνου να διαςυνδεκεί με τα ΕRNs. O Διευκυντισ ΕΣΥ – Κζντρο Υγείασ 
Βάρθσ, Προϊςτάμενοσ Γενικισ Διεφκυνςθσ του Ο.ΔΙ.Π.Υ.Α.Ε., Ελευκζριοσ Θθραίοσ, 
υπογράμμιςε το γεγονόσ ότι θ Πολιτεία ζχει πλζον ςχζδιο για τισ ςπάνιεσ πακιςεισ, και 
αυτό κα οδθγιςει ςταδιακά ςτθ λογικι ενόσ οδικοφ χάρτθ, ο οποίοσ κα ανταποκρίνεται 
ςτισ προςδοκίεσ των αςκενϊν και των ςυγγενϊν τουσ. Αναφζρκθκε ςτα βαςικά εργαλεία 
που ζχουμε αυτιν τθ ςτιγμι ςτθ φαρζτρα μασ, όπωσ: α) το ORPHAcode, τον πρϊτο 
Ελλθνικό Κατάλογο Σπάνιων Νοςθμάτων,  που  είναι πλζον διαςυνδεδεμζνο με το ICD-10, 
ϊςτε να μθ χάνουμε καμία διάγνωςθ από το παρελκόν, και να μποροφμε να ταυτοποιοφμε 
τισ νζεσ διαγνϊςεισ β) τα Εκνικά Δίκτυα Αναφοράσ, και γ) το Μθτρϊο Σπανίων Πακιςεων. 
Ειδικι αναφορά ζκανε ςτθν ελλθνικι ζκδοςθ του ORPHANET με τα πρϊτα 300 πιο ςυχνά 
νοςιματα που κα  μεταφραςτοφν ςτα ελλθνικά, θ οποία, όπωσ είπε χαρακτθριςτικά, με τθ 
ςυνεργαςία τθσ Ε.Σ.Α.Ε. αναμζνεται μζχρι το τζλοσ του χρόνου. Το ORPHANET ζχει 
αναλάβει να υλοποιιςει ο Ο.ΔΙ.Π.Υ.Α.Ε. και κα βοθκιςει ςτθ διάγνωςθ και κεραπεία των 



 
 
αςκενϊν, κακϊσ κα περιλαμβάνει ςε ελλθνικι μετάφραςθ τθν τεκμθριωμζνθ γνϊςθ και 
πλθροφόρθςθ για τα ςπάνια νοςιματα, τα ορφανά φάρμακα και τα μθτρϊα από 41 χϊρεσ 
ςτον κόςμο.  

 
Δεν υπάρχει χρθματοδότθςθ ςτα Κζντρα Εμπειρογνωμοςφνθσ για τα ΢πάνια Νοςιματα 

Μεγάλο γραφειοκρατικό βάροσ ςτουσ ιατροφσ  
Τθν ελλιπι χρθματοδότθςθ των Κζντρων Αναφοράσ για τα Σπάνια Νοςιματα, τόςο ςτθν 
Ευρϊπθ όςο και ςτθν Ελλάδα, τόνιςαν τόςο θ  Δρ Χριςτίνα Κανακά-Gantenbein, 
Κακθγιτρια Παιδιατρικισ-Παιδιατρικισ Ενδοκρινολογίασ, Διευκφντρια Α' Παιδιατρικισ 
Κλινικισ και Χωρεμείου Ερευνθτικοφ Εργαςτθρίου Ιατρικισ Σχολισ Εκνικοφ και 
Καποδιςτριακοφ Πανεπιςτθμίου Ακθνϊν, όςο και ο Πρόεδροσ των Εκνικϊν Επιτροπϊν 
Μθτρϊων για Σπάνιεσ Πακιςεισ και Παιδιατρικοφ Καρκίνου, Αντώνθσ Καττάμθσ, 
Κακθγθτισ Παιδιατρικισ Αιματολογίασ/Ογκολογίασ, Διευκυντισ του Τομζα Παιδιατρικισ 
Αιματολογίασ/Ογκολογίασ ςτθν Α' Παιδιατρικι Κλινικι του ΕΚΠΑ, Διευκυντισ ςτο 
Νοςοκομείο Παίδων «Αγία Σοφία», ςτο πάνελ που εςτίαςε ςτθν Ενςωμάτωςθ των ΕRNs ςτο 
ΕΣΥ, που ςυντόνιςαν θ Λαμπρινι ΢ωτθροποφλου, Μζλοσ του Διοικθτικοφ Συμβουλίου 
Ε.Σ.Α.Ε., και θ Εφθ Ορφανοφ, Υπεφκυνθ Πρωτοβάκμιασ Φροντίδασ Υγείασ Ε.Σ.Α.Ε.. Όπωσ 
αναφζρκθκε, ςε ευρωπαϊκό επίπεδο κάποιεσ χϊρεσ λαμβάνουν μεγαλφτερεσ ενιςχφςεισ  
ενϊ χϊρεσ όπωσ θ Ελλάδα και θ Πορτογαλία όχι. Στθν Ελλάδα, τα Κζντρα Αναφοράσ δεν 
ζχουν επαρκζσ ιατρικό προςωπικό, αλλά οφτε διοικθτικό, με αποτζλεςμα οι ιατροί να 
αναγκάηονται να αςχολοφνται με τθ γραμματειακι υποςτιριξθ,  γεγονόσ που ςτερεί χρόνο 
από τουσ αςκενείσ τουσ. Η Ζρευνα που γίνεται ςτα ελλθνικά Κζντρα Αναφοράσ είναι 
αξιόλογθ, ωςτόςο θ ζνταξι τουσ ςτο ΕΣΥ κα βοθκιςει ακόμα περιςςότερο προσ αυτι τθν 
κατεφκυνςθ. Τονίςτθκε, επίςθσ, θ ανάγκθ τα Κζντρα Αναφοράσ να λειτουργοφν αυτόνομα, 
διότι ςιμερα οι αςκενείσ με ςπάνια νοςιματα εντάςςονται ςτθ λειτουργία του 
νοςοκομείου, ι πρζπει να απευκφνονται ςτο 1535 για ζνα ραντεβοφ, που μπορεί να 
απαιτιςει πολφ χρόνο για να πραγματοποιθκεί. Από τθν πλευρά του, ο Γιώργοσ 
Παπαδιμασ, Νευρολόγοσ ςτθν Α' Νευρολογικι Κλινικι του Πανεπιςτθμίου Ακθνϊν, ςτο 
Εργαςτιριο Μυϊκϊν Πακιςεων, πρότεινε τθ δθμιουργία κοινϊν χρθματοδοτικϊν δικτφων 
για τθν καλφτερθ διαχείριςθ των πόρων (απαςχόλθςθ ανκρϊπινου δυναμικοφ, προμικεια 
ιατρικοφ εξοπλιςμοφ, λοιπζσ υποδομζσ κ.λ.π.), χαρακτθρίηοντάσ τθν ιδιαίτερα ςθμαντικι 
για τθν αποτελεςματικότερθ και αποδοτικότερθ ενςωμάτωςθ των ERNs ςτο Εκνικό 
Σφςτθμα Υγείασ. Όςον αφορά τθν καταγραφι τθσ εμπειρίασ των αςκενϊν, θ πρόεδροσ 
Ο.ΔΙ.Π.Υ.Α.Ε., Δάφνθ Καϊτελίδου, ανζφερε ότι ο οργανιςμόσ ςυμμετζχει ςε μελζτθ μαηί με 
άλλα 19 κράτθ που κα καταγράφει τθν εμπειρία των αςκενϊν ςε όλεσ αυτζσ τισ χϊρεσ. 
Ιδιαίτερθ αναφορά ζκανε ςτο ευρωπαϊκό δίκτυο Orphanet, το οποίο ανζλαβε να 
υλοποιιςει και ςτθ χϊρα μασ ο Ο.ΔΙ.Π.Υ.Α.Ε. , ςε ςυνεργαςία με τθν Ε.Σ.Α.Ε., και ςτόχοσ του 
οποίου, εκτόσ των άλλων, είναι θ ενίςχυςθ τθσ επιςτθμονικισ ζρευνασ και θ ανάπτυξθ 
δικτφων με τθν ενεργό ςυμμετοχι όλων των φορζων που ςυμβάλλουν ςτθν αντιμετϊπιςθ 
των ςπανίων νοςθμάτων, και βεβαίωσ των ίδιων των αςκενϊν.  
 

‘Ζχει ζρκει θ ςτιγμι να ςχεδιάςουμε μια παράλλθλθ χρθματοδότθςθ για τα καινοτόμα-
ορφανά φάρμακα 

΢φντομα θ κατ’ οίκον αποςτολι φαρμάκων για αςκενείσ με ςπάνιεσ πακιςεισ  
Η πρόςβαςθ των αςκενϊν με ςπάνιεσ πακιςεισ ςε κεραπείεσ κα πρζπει να είναι 
εξαςφαλιςμζνθ, γιατί ο αρικμόσ των αςκενϊν υπό αγωγι είναι ςχετικά ςτακερόσ και 
προβλζψιμοσ, θ αποτελεςματικι κεραπευτικι προςζγγιςθ των αςκενϊν δφναται να 
εξοικονομεί πόρουσ για το Σφςτθμα Υγείασ, και υπάρχουν αποτελεςματικοί τρόποι 
εξιςορρόπθςθσ τθσ φαρμακευτικισ δαπάνθσ για ορφανά φάρμακα με τθν εφαρμογι των 
κατάλλθλων εργαλείων (ςυμφωνίεσ όγκου-αξίασ, MEAs κ.ά.), όπωσ τόνιςε ο Άρθσ Αγγελισ, 
Γενικόσ Γραμματζασ Στρατθγικοφ Σχεδιαςμοφ του Υπουργείου Υγείασ, ςτο πάνελ διαλόγου 
με κζμα τθν πρόςβαςθ ςτα Ορφανά Φάρμακα ςτθν Ελλάδα, που ςυντόνιςαν θ Βαςιλικι-
Ραφαζλα Βακουφτςι, Πρόεδροσ τθσ Ζνωςθσ Αςκενϊν Ελλάδασ, Πρόεδροσ του Συλλόγου 
Ατόμων με Νόςο του Crohn και Ελκϊδθ Κολίτιδα Ελλάδασ, μαηί με τθν Αντιπρόεδρο τθσ 
Ε.Σ.Α.Ε. και Πρόεδρο του Πανελλινιου Συλλόγου Αςκενϊν & Φίλων Παςχόντων από 
Λυςοςωμικά Νοςιματα «Η Αλλθλεγγφθ», Καίτθ Θεοχάρθ. Ο κοσ Αγγελισ τόνιςε ότι τα 
κίνθτρα λειτουργοφν, ωςτόςο θ ςυηιτθςθ πλζον μετακινείται ςε επίπεδο αξιολόγθςθσ, 



 
 
τιμολόγθςθσ και αποηθμίωςθσ. Επεςιμανε ότι είναι αναγκαίο να καταλάβουμε ποιεσ είναι 
οι ανάγκεσ τθσ χϊρασ μασ, και πρόςκεςε ότι θ είςοδοσ φαρμάκων μζςω ΙΦΕΤ είναι δίκοπο 
μαχαίρι, κακϊσ ςαφϊσ προςκζτει δαπάνεσ, ενϊ από τθν άλλθ αποτελεί ζνα ςθμαντικό 
εργαλείο για τθν άμεςθ πρόςβαςθ ςε φάρμακα που δεν ζχουν ειςαχκεί μζςω τθσ τυπικισ 
διαδικαςίασ. Είναι χαρακτθριςτικό ότι 82 ορφανά φάρμακα αποηθμιϊνονται από τον 
ΕΟΠΥΥ, ενϊ 74 ορφανά φάρμακα διανζμονται μζςω ΙΦΕΤ (μζςω τθσ διαδικαςίασ ζκτακτθσ 
ειςαγωγισ). Από τα 267 εκατ. ευρϊ περίπου που είναι ο προχπολογιςμόσ του ΙΦΕΤ, 92,8 
εκατ. ευρϊ αποτελοφν τθ δαπάνθ για ςπάνιεσ πακιςεισ (ποςοςτό 34,82%). Ανζφερε επίςθσ 
ότι θ δαπάνθ ορφανϊν φαρμάκων από τον ΕΟΠΥΥ ιταν 3,6% το 2020, ενϊ το 2023 ζφταςε 
ςτο 5.7%. Εξαιροφνται φυςικά τα νοςοκομειακά φάρμακα, όπου εκεί ζχουμε πολφ ακριβζσ 
κεραπείεσ. Τζλοσ, ανζφερε ότι ζχει ζρκει θ ςτιγμι να ςχεδιάςουμε μια παράλλθλθ 
χρθματοδότθςθ για τα καινοτόμα-ορφανά φάρμακα, ίςωσ με τθ μορφι ενόσ fund 
καινοτομίασ, ϊςτε να εξαςφαλίςουμε καλφτερα τθν πρόςβαςθ των αςκενϊν ςε νζεσ 
κεραπείεσ. Στον ρόλο του ΕΟΦ όςον αφορά τθν πρόςβαςθ ςτα ορφανά φάρμακα 
αναφζρκθκε ο Ευάγγελοσ Μανωλόπουλοσ, πρόεδροσ του ΕΟΦ, κακθγθτισ 
φαρμακολογίασ, Ιατρικι Σχολι ΑΠΘ. Σφμφωνα με τον κο Μανωλόπουλο, οι αλλαγζσ που κα 
γίνουν ςτον ΕΟΦ κα ευνοιςουν τα ορφανά φάρμακα, κακϊσ κα επιταχυνκοφν και κα 
αυτοματοποιθκοφν κάποιεσ διαδικαςίεσ, βελτιϊςεισ ςτισ οποίεσ κα βοθκιςουν και θ 
φπαρξθ μθτρϊων αςκενϊν, θ καταγραφι των  νόςων κ.λ.π.. Ωςτόςο, όπωσ τόνιςε ο 
πρόεδροσ του ΕΟΦ, πρζπει να αποδεχτοφμε ότι θ δαπάνθ για τα ορφανά φάρμακα κα είναι 
μεγάλθ και γι’ αυτό κα πρζπει να ςκεφτοφμε και παράλλθλεσ πθγζσ χρθματοδότθςθσ. Η 
Χαρά Κανι, Φαρμακοποιόσ, Προϊςταμζνθ Διεφκυνςθσ Φαρμάκου, Γενικι Διεφκυνςθ 
Οργάνωςθσ και Σχεδιαςμοφ Υπθρεςιϊν Υγείασ, ΕΟΠΥΥ, ςθμείωςε ότι γίνονται μεγάλεσ 
προςπάκειεσ ςτον οργανιςμό για ςτακερι ροι φαρμάκων μζςα από τα φαρμακεία του 
ΕΟΠΥΥ. Ανζφερε ότι ςτο πλαίςιο αυτό ςφντομα κα ανακοινωκεί θ κατ’ οίκον αποςτολι 
φαρμάκων για αςκενείσ με ςπάνιεσ πακιςεισ, μειϊνοντασ τθν ταλαιπωρία τουσ. Η κα Κανι 
πρόςκεςε ότι κζλουμε πιο προθγμζνεσ ςυμφωνίεσ από αυτζσ που είχαμε μζχρι ςιμερα. 
Ανζφερε επίςθσ ότι ζχουμε ςυμφωνίεσ επιμεριςμοφ κινδφνου, αλλά μασ λείπουν αρκετά 
πρακτικά βιματα, ποιοι είναι οι εμπλεκόμενοι, ποιοσ ςυλλζγει τα δεδομζνα. Τζλοσ, ζκανε 
λόγο για τθν ειςαγωγι πλθρωμϊν ςε δόςεισ όςον αφορά πανάκριβεσ γονιδιακζσ κεραπείεσ. 
Για τον ρόλο του ΙΦΕΤ ςτθ διακίνθςθ των ορφανϊν φαρμάκων μίλθςε θ Ελευκερία 
Σοκατλίδθ, Διευκφνουςα Σφμβουλοσ του ΙΦΕΤ, κάνοντασ αναφορά ςτον ςχεδιαςμό που 
υπάρχει, ϊςτε να ομαλοποιθκεί θ πρόςβαςθ των αςκενϊν ςτισ κεραπείεσ που ζχουν 
ανάγκθ. Όπωσ ανζφερε, βρίςκεται υπό υλοποίθςθ ειδικι πλατφόρμα, μζςω τθσ οποίασ όλοι 
οι εμπλεκόμενοι φορείσ κα ζχουν άμεςθ γνϊςθ για τισ ειςαγωγζσ φαρμάκων, τουσ χρόνουσ, 
τισ ποςότθτεσ και τισ τιμζσ με απόλυτθ διαφάνεια. Είναι άξιο αναφοράσ ότι κα μπορεί ο 
κάκε αςκενισ να βλζπει τουσ χρόνουσ παράδοςθσ του φαρμάκου που ζχει ανάγκθ, πράγμα 
ιδιαίτερα ςθμαντικό. Η Τβόνθ Παπαςτελάτου, Country Lead Greece & General Manager 
Specialty Care Greece & Cyprus, τόνιςε από τθν πλευρά τθσ ότι θ πρόςβαςθ των αςκενϊν 
με ςπάνια νοςιματα οφείλει να ςτθρίηεται ςε τρεισ  πυλϊνεσ, ςτθν ζγκαιρθ και ζγκυρθ 
διάγνωςθ, ςτθν ζνταξι τουσ ςε κλινικζσ μελζτεσ νζων κεραπειϊν και ςτθ διαςφάλιςθ 
ξεχωριςτισ χρθματοδότθςθσ για τα ορφανά φάρμακα. Όπωσ χαρακτθριςτικά είπε: «Η 
δθμιουργία ενόσ ξεχωριςτοφ προχπολογιςμοφ για φάρμακα ςπανίων νοςθμάτων μπορεί να 
διαςφαλίςει τισ κατάλλθλεσ ςυνκικεσ, ϊςτε τα καινοτόμα αυτά φάρμακα να είναι 
διακζςιμα ςτουσ αςκενείσ ςτθν Ελλάδα». 
 

Ο Ευρωπαϊκόσ Χϊροσ Δεδομζνων Τγείασ (EHDS) είναι ζνασ φάροσ ελπίδασ για 
εκατομμφρια ανκρϊπουσ με ςπάνιεσ πακιςεισ 

Κομβικισ ςθμαςίασ θ καταγραφι δεδομζνων, θ ςυνεργαςία και θ διαςφνδεςθ 

Ο αντίκτυπόσ του EHDS (European Health Data Space) ςτισ ςπάνιεσ αςκζνειεσ και τα 
ορφανά φάρμακα είναι ιδιαίτερα βακφσ, προςφζροντασ ζναν φάρο ελπίδασ για 
εκατομμφρια ανκρϊπουσ τόνιςε ο  Χαράλαμποσ Βαςιλείου, Digital Transformation, 
Strategy and Innovation Advisor at the Strategic Planning & Coordination Unit, Head of 
European Programmes Sector, Directorate for Digital Transformation and Digital Skills at the 
National Infrastructures for Research and Technology Network (GRNET S.A.), ςτο πλαίςιο τθσ 
ομιλίασ του ςτο πάνελ που ςυντόνιςαν ο Ιωάννθσ Κωτςιόπουλοσ, Γενικόσ Διευκυντισ 
Pharma Innovation Forum (PIF), και θ Μζνια Κουκουγιάννθ, Εκπρόςωποσ Ε.Σ.Α.Ε. και Συν-



 
 
ιδρφτρια Karkinaki. Ο κοσ Βαςιλείου ανζφερε μεταξφ άλλων ότι θ πρωτοβουλία υπόςχεται 
επίςθσ τον εξορκολογιςμό των κανονιςτικϊν διαδικαςιϊν, διευκολφνοντασ τθν κυκλοφορία 
των καινοτομιϊν ςτα ορφανά φάρμακα ςτθν αγορά. Συνολικά, το EHDS αποτελεί ζνα καίριο 
βιμα προσ ζνα πιο ολοκλθρωμζνο, αποτελεςματικό και αςκενοκεντρικό οικοςφςτθμα 
υγειονομικισ περίκαλψθσ ςτθν Ευρϊπθ, με τθ δυνατότθτα να μεταμορφϊςει το τοπίο τθσ 
κεραπείασ και τθσ ζρευνασ για τισ ςπάνιεσ αςκζνειεσ. Ο Δρ Χαράλαμποσ Μεςςαρόπουλοσ, 
Πρόεδροσ του ΚΕ.Τ.Ε.Κ.Ν.Υ. (Kζντρου Τεκμθρίωςθσ και Κοςτολόγθςθσ Νοςοκομειακϊν 
Υπθρεςιϊν) αναφζρκθκε ςτθ δθμιουργία του πρϊτου Ελλθνικοφ Καταλόγου Σπανίων 
Νοςθμάτων (ORPHAcodes), ο οποίοσ αποτελεί  ζνα πολφτιμο εργαλείο για τθ βελτίωςθ τθσ 
ορατότθτασ των Σπάνιων Αςκενειϊν ςτα ςυςτιματα πλθροφοριϊν υγείασ και ζρευνασ, με 
απϊτερο ςτόχο τθν καλφτερθ διαχείριςι τουσ, του οποίου τθ μετάφραςθ και κατάρτιςθ 
ανζλαβε το ΚΕ.Τ.Ε.Κ.Ν.Υ.. Ο Ελλθνικόσ Κατάλογοσ Σπανίων Νοςθμάτων εμπεριζχει περίπου 
7.000 νοςιματα με αναφορά ςτον αγγλικό και ελλθνικό όρο τθσ κάκε ςπάνιασ νόςου, τον 
μοναδικό αρικμό ORPHAcode που ζχει και τθν αντιςτοίχιςι του ςτο ICD-10 (διεκνισ 
ταξινόμθςθ νόςων του WHO). Με τθν αξιοποίθςθ του εργαλείου αυτοφ, κακϊσ και του 
Ενιαίου Πίνακα Προςδιοριςμοφ Ποςοςτοφ Αναπθρίασ, κα είναι δυνατι και ευκολότερθ θ 
πιςτοποίθςθ των ςπανίων πακιςεων ςε κάκε επίπεδο. Όπωσ ανζφερε ο Δρ 
Μεςςαρόπουλοσ, ο κωδικόσ ORPHAcode κακϊσ και ο κωδικόσ ICD-10 κα αποτυπϊνονται 
ςτο Εκνικό Μθτρϊο Σπανίων Πακιςεων που ετοιμάηεται, με ςτόχο τθ βελτίωςθ τθσ 
ποιότθτασ και τθν αφξθςθ του προςδόκιμου ηωισ των αςκενϊν. Η Παναγιώτα Μιτρου, 
Πακολόγοσ-Διαβθτολόγοσ, Προϊςταμζνθ του Ανεξάρτθτου Τμιματοσ Θεραπευτικϊν 
Πρωτοκόλλων και Μθτρϊων Αςκενϊν του Υπουργείου Υγείασ, τόνιςε ότι τα μθτρϊα 
αςκενϊν μποροφν να εκπλθρϊνουν πολλαπλοφσ ςκοποφσ ωσ προσ τθ διαχείριςθ των 
ςπάνιων αςκενειϊν, ιδιαίτερα ωσ προσ τθ βελτίωςθ τθσ γνϊςθσ για τθ φυςικι ιςτορία, και 
τθν γονοτυπικι και φαινοτυπικι ποικιλομορφία τθσ αςκζνειασ, τον προςδιοριςμό 
ςθμαντικϊν καταλθκτικϊν ςθμείων για κλινικζσ δοκιμζσ, τθν τεκμθρίωςθ τθσ διάγνωςθσ, τθ 
ςυςχζτιςθ γονότυπου με φαινότυπο, τθ διαςτρωμάτωςθ κινδφνου, τθν αξιολόγθςθ τθσ 
αςφάλειασ, αποτελεςματικότθτασ και μακροπρόκεςμων οφελϊν για τθν υγεία, τθν 
εξαγωγι ςυμπεραςμάτων ωσ προσ τα οικονομικά και κοινωνικά οφζλθ, τον ςχεδιαςμό 
προγραμμάτων πρόλθψθσ και ζγκαιρθσ διάγνωςθσ, και τζλοσ τθν αφξθςθ του πλικουσ των 
αποδεικτικϊν ςτοιχείων που μποροφν να αξιοποιθκοφν για τθ ςφνταξθ κεραπευτικϊν 
ςτρατθγικϊν και κατευκυντιριων οδθγιϊν, ιδίωσ για ορφανά φάρμακα. Από τθν πλευρά 
τθσ, θ Μθ Εκτελεςτικι Πρόεδροσ του ΕΟΠΥΥ και Πρόεδροσ τθσ Επιτροπισ Διαπραγμάτευςθσ 
Τιμϊν Φαρμάκων, Δρ Νάντια Γκογκοηώτου, ζκανε αναφορά ςτθν ζλλειψθ μετεγκριτικϊν 
και μετα-διαπραγματευτικϊν δεδομζνων, τονίηοντασ ότι κα ιταν ςθμαντικό θ Επιτροπι να 
γνωρίηει τθν αποτελεςματικότθτα του φαρμάκου και τθν διάρκειά τθσ, αν οι αρχικοί ςτόχοι 
που τζκθκαν ωσ προσ τθν ζκβαςθ των αποτελεςμάτων υγείασ εκπλθρϊκθκαν κ.ο.κ. Αυτό κα 
ζπρεπε να είναι το επόμενο project τθσ Πολιτείασ, όπωσ χαρακτθριςτικά ανζφερε, ειδικά 
για πακιςεισ που ζχουν πολφ λίγουσ αςκενείσ και είναι εφκολθ θ παρακολοφκθςι τουσ. 
Ζνα άλλο πρόβλθμα που ανζφερε είναι το ότι τα ορφανά φάρμακα ςυγκρίνονται με πολφ 
παλαιότερεσ κεραπείεσ και όχι με παρόμοιεσ ι λίγο νεότερεσ, πράγμα που κακιςτά τα 
δεδομζνα μθ ςυγκρίςιμα. Σε κάκε περίπτωςθ, διαβεβαίωςε ότι παρότι υπάρχουν 
προβλιματα, θ Επιτροπι τα ζχει εντοπίςει και τα ςυηθτά με το Υπουργείο. Ο Νίκοσ 
Κωςτάρασ, Γενικόσ Διευκυντισ IQVIA, τόνιςε ότι ςθμεία αυξθμζνου ενδιαφζροντοσ 
ςχετίηονται με τθν ανωνυμοποίθςθ των δεδομζνων, με τθν κλινικι ζρευνα για νζεσ 
κεραπείεσ, και με τθν ανάδειξθ των ερευνθτικϊν κζντρων και των επιςτθμόνων που 
αςχολοφνται με ςπάνιεσ πακιςεισ. Είναι απαραίτθτοσ ο ςυντονιςμόσ όλων των μερϊν και θ 
χριςθ εξειδικευμζνων φορζων, με τα κατάλλθλα εργαλεία και διεκνι εμπειρία, που κα 
εξαςφαλίηουν το βζλτιςτο επίπεδο υλοποίθςθσ. Τζλοσ, ο Γιώργοσ Καραχάλιοσ, Medical 
Affairs Director, CNS Unit, Genesis Pharma, τόνιςε ότι ςτον τομζα των ςπανίων πακιςεων, θ 
Ζρευνα προχωρά με μεγαλφτερθ ταχφτθτα και καλφτερα αποτελζςματα από ό,τι ςτο 
παρελκόν. Παραμζνει, όμωσ, ακόμθ εξαιρετικά δφςκολθ, λόγω τθσ ςυνκετότθτασ των 
νοςθμάτων, κάνοντασ το όραμά μασ για πλθκϊρα νζων κεραπειϊν να μοιάηει λίγο πιο 
μακρινό. Αποκτά, λοιπόν, ξεχωριςτι ςθμαςία θ καταγραφι δεδομζνων, θ ςυνεργαςία και 
διαςφνδεςθ όλων των εμπλεκόμενων, αλλά και θ διαμόρφωςθ ενόσ πλαιςίου που κα 
προςφζρει ερευνθτικά και επενδυτικά κίνθτρα, ϊςτε αυτό το όραμα να ζρχεται κάκε μζρα 
λίγο πιο κοντά. 



 
 
 

Νεότερα από τισ μεγαλφτερεσ πρωτοβουλίεσ που κα αλλάξουν το τοπίο των ΢πανίων 
Πακιςεων 

H Valentina Bottarelli, Public Affairs Director & Head of European Advocacy, EURORDIS-Rare 

Diseases Europe, ςτο πλαίςιο τθσ ειςαγωγικισ τθσ ομιλίασ τθ δεφτερθ μζρα των εργαςιϊν 

του Συνεδρίου μίλθςε για μεγαλφτερθ ιςότθτα για τα άτομα με ςπάνιεσ αςκζνειεσ, 

κάνοντασ ζκκλθςθ για «μια ολοκλθρωμζνθ πολιτικι-πλαίςιο για τισ ςπάνιεσ πακιςεισ με τθ 

μορφι ενόσ Ευρωπαϊκοφ Σχεδίου Δράςθσ για τα Σπάνια Νοςιματα που κα καλφπτει όλεσ 

τισ εναπομείναςεσ ανάγκεσ και κα ενϊνει τα κομμάτια του παηλ». Σφμφωνα με ςτοιχεία που 

παρζκεςε, αυτιν τθ ςτιγμι, 13 χϊρεσ ζχουν ιδθ ζνα Σχζδιο Δράςθσ, 8 χϊρεσ εργάηονται για 

τθν ανάπτυξθ ενόσ νζου ςχεδίου, και θ Ελλάδα είναι μία από αυτζσ. Ο EURORDIS διεξιγαγε 

μια ζρευνα ςχετικά με τθ διάγνωςθ που δείχνει ότι θ κακυςτζρθςθ κατά μζςο όρο για τθ 

διάγνωςθ εξακολουκεί να είναι πολφ υψθλι -ςυνεχίηει να είναι 5 χρόνια κατά μζςο όρο-, 

ενϊ είναι ακόμα πολλζσ οι λανκαςμζνεσ διαγνϊςεισ, και μερικζσ φορζσ υπάρχει αδυναμία 

διάγνωςθσ. Πρζπει να εναρμονίςουμε τα ςυςτιματα των προγραμμάτων νεογνικοφ 

ελζγχου ςε όλθ τθν Ευρϊπθ, ϊςτε κάκε πολίτθσ τθσ Ε.Ε. να ζχει πρόςβαςθ ςε αυτά. Όςον 

αφορά τθν Κοινι Δράςθ ERNs, ανζφερε ότι πρζπει να ενςωματωκοφν με τθν κλινικι 

ζρευνα, με κινθτιρια δφναμθ τα δεδομζνα. Για τθν πρωτοβουλία Moonshot μίλθςε θ 

Magda Chlebus, Executive Director Science Policy and Regulatory Affairs, European 

Federation of Pharmaceutical Industries and Associations (EFPIA), παρουςιάηοντασ τθν 

πρόοδο που ζχει γίνει ςτθν ανάπτυξθ ενόσ ςυνόλου ςυςτάςεων για τθν κλινικι ζρευνα και 

τθ διάγνωςθ, ενϊ αυτι τθν περίοδο ολοκλθρϊνονται και οι ςυςτάςεισ για τθ μεταφραςτικι 

ζρευνα. Ανζφερε ότι θ κοινότθτα τθσ μεταφραςτικισ ζρευνασ ζχει πλζον εντοπίςει τα κενά 

που υπάρχουν, και εργάηεται προκειμζνου να αξιοποιθκοφν οι  υπάρχουςεσ προςπάκειεσ 

και να ξεκινιςουν νζεσ πρωτοβουλίεσ Ε&Α ςτισ περιοχζσ όπου υπάρχουν κενά, 

δουλεφοντασ παράλλθλα για τθν άρςθ των εμποδίων ςτισ ςυνεργαςίεσ ΣΔΙΤ. Τζλοσ, τόνιςε 

τθ ςθμαςία ανάπτυξθσ ενόσ ευρωπαϊκοφ ςχεδίου το οποίο κα διευκολφνει τισ ςυνεργαςίεσ 

δθμόςιου και ιδιωτικοφ τομζα, και όλα τα είδθ ςυνεργαςιϊν που κα μασ βοθκιςουν να 

αλλάξουμε το παράδειγμα τθσ Ζρευνασ και κα ρίξουν το φωσ ςτισ ανάγκεσ των ςπανίων 

πακιςεων. Στθν πρωτοβουλία ERDERA εςτίαςε τθν ομιλία του ο Yanis Mimouni, Senior 

Project Manager, EJP RD, INSERM, θ οποία εγκρίκθκε ςτο πλαίςιο του προγράμματοσ 

«Ορίηοντασ Ευρϊπθ» ςτισ 25/01/2024 ωσ ςυγχρθματοδοτοφμενθ ςφμπραξθ τθσ 

Ευρωπαϊκισ Επιτροπισ και των ευρωπαϊκϊν κρατϊν μελϊν με όραμα τθ βελτίωςθ τθσ 

υγείασ των 30 εκατ. ανκρϊπων που ηουν με ςπάνιεσ αςκζνειεσ ςτθν Ευρϊπθ, 

αναδεικνφοντασ τθν Ευρϊπθ ωσ παγκόςμιο θγζτθ ςτθν Ε&Α για ςπάνια νοςιματα και 

παράγοντασ ςυγκεκριμζνα οφζλθ μζςω τθσ βελτίωςθσ τθσ πρόλθψθσ, διάγνωςθσ και 

κεραπείασ. Στο πρόγραμμα ςυμμετζχουν 36 χϊρεσ (26 είναι κράτθ μζλθ τθσ Ε.Ε., 7 

ςυνδεδεμζνεσ χϊρεσ και 3 χϊρεσ εκτόσ Ε.Ε.) και 171 Οργανιςμοί, ανάμεςά τουσ 

χρθματοδότεσ, Ερευνθτικά Κζντρα, Κζντρα Εμπειρογνωμοςφνθσ των Ευρωπαϊκϊν 

Ερευνθτικϊν Δικτφων, Οργανϊςεισ Αςκενϊν, Βιομθχανία και ιδιωτικοί εταίροι. Πρόκειται 

για ζνα ολοκλθρωμζνο οικοςφςτθμα το οποίο κα δίνει τθ δυνατότθτα ςτουσ ανκρϊπουσ με 

ςπάνιεσ πακιςεισ, ςτουσ κλινικοφσ ιατροφσ και ςε άλλουσ ενδιαφερόμενουσ φορείσ να 

παράγουν γνϊςθ, να χρθςιμοποιοφν τα δεδομζνα για τθν υγεία, τθν υγειονομικι 

περίκαλψθ και τθν ζρευνα. Μεταξφ των ςτόχων ςυγκαταλζγονται: α) μείωςθ κακυςτζρθςθσ 

διάγνωςθσ και διαπίςτωςθ διάγνωςθσ ι εγγραφι ςε ςυςτθματικι ζρευνα κατά μζςο όρο 

εντόσ 6 μθνϊν από τθν αρχικι προςζλευςθ ςτθν ιατρικι φροντίδα (ςτθν Ε.Ε. και ςτισ 

ςυνδεδεμζνεσ χϊρεσ), β) νζεσ αποτελεςματικζσ κεραπείεσ για ςπάνιεσ αςκζνειεσ που 

εγκρίκθκαν ςε Ε.Ε. και πζραν αυτισ, γ) καλφτερθ κατανόθςθ του αντίκτυπου των ςπανίων 

νοςθμάτων ςτουσ αςκενείσ, ςτισ οικογζνειεσ και ςτθν κοινωνία. Στο πρόγραμμα 

Screen4Care αναφζρκθκε εκτενϊσ θ Alessandra Ferlini, Professor in Medical Genetics and 

Director of the Medical Genetics Unit, University of Ferrara (Italy), Honorary Visiting 

Professor, University College of London, Leader of the Italian Euro-NMD ERN Genetic task 

and member of Euro-NMD, ITHACA, and EuroBloodNet ERNs at the University Hospital of 



 
 
Ferrara, Screen4Care EU-IHI project scientific Coordinator, το οποίο ξεκίνθςε τον Οκτϊβριο 

του 2021 και είναι αφιερωμζνο ςτθ ςυντόμευςθ του χρόνου για τθ γενετικι διάγνωςθ 

ςπάνιων αςκενειϊν με τθ χριςθ νεογνικοφ γενετικοφ ελζγχου και ψθφιακϊν τεχνολογιϊν. 

Όπωσ ανζφερε θ Κακθγιτρια, αναμζνεται το πρόγραμμα να προςφζρει γενετικό νεογνικό 

ζλεγχο ςε περίπου 4 εκατομμφρια νεογζννθτα ετθςίωσ, που είναι ςιμερα ο αρικμόσ των 

βρεφϊν ςτθν Ευρϊπθ με βάςθ τα ςτατιςτικά γεννιςεων, τονίηοντασ ότι υπάρχει τεράςτια 

ανιςότθτα μεταξφ των χωρϊν, και για τον λόγο αυτόν είναι πολφ ςθμαντικό να 

προςφζρουμε τισ ίδιεσ ακριβϊσ δυνατότθτεσ και οφζλθ νεογνικοφ ελζγχου ςε όλα τα 

παιδιά ςτθν Ευρϊπθ. O Till Voigtlaender, Assistant Professor, Institute of Neurology, 

Department of Neuropathology and Neurochemistry, MedUni Vienna, Coordinator JARDIN 

Joint Action, παρουςίαςε το JARDIN, ζνα πρόγραμμα κοινισ δράςθσ για τθν ενςωμάτωςθ 

των Ευρωπαϊκϊν Δικτφων Αναφοράσ ςτα Εκνικά Συςτιματα Υγειονομικισ Περίκαλψθσ, ςτο 

οποίο ςυμμετζχουν 58 ιδρφματα-εταίροι από 29 κράτθ μζλθ, δθλαδι όλεσ οι ευρωπαϊκζσ 

χϊρεσ, ςυμπεριλαμβανομζνθσ τθσ Νορβθγίασ, και επιπλζον και θ Ουκρανία ωσ 

ςυνδεδεμζνοσ εταίροσ. Η κοινι δράςθ είναι ζνα ζργο βαςικισ χρθματοδότθςθσ, το οποίο 

αντλεί χριματα από τθν Ευρωπαϊκι Επιτροπι κακϊσ και από τα κράτθ μζλθ, αλλά θ 

Επιτροπι δίνει το 80% και τα κράτθ μζλθ δίνουν μόνο το 20%. Η Ε.Ε. κα ςυνειςφζρει ςχεδόν 

15 εκατομμφρια ευρϊ, πράγμα που ςθμαίνει ότι τα κράτθ μζλθ πρζπει να δϊςουν 

τουλάχιςτον 3,75 εκατομμφρια ευρϊ, δθλαδι ςυνολικά 18,75 εκατομμφρια ευρϊ. Όπωσ 

ανζφερε ο Κακθγθτισ, χρειαηόμαςτε καλφτερθ πρόςβαςθ ςτθ διάγνωςθ, ςτισ κεραπευτικζσ 

επιλογζσ φροντίδασ, καλφτερθ χριςθ των πόρων των ERNs που ζχουμε τϊρα, επειδι ζχουν 

δθμιουργθκεί το 2017, καλφτερθ διαχείριςθ των δεδομζνων υγείασ, καλφτερθ βιωςιμότθτα 

του ςυςτιματοσ ERN τόςο ςε εκνικό επίπεδο από πλευράσ των Επαγγελματιϊν Υγείασ, όςο 

και ςε ό,τι αφορά τθν ενςωμάτωςι τουσ ςτα αντίςτοιχα ΕΣΥ των χωρϊν μελϊν. Τζλοσ, ο 

Maurizio Scarpa, Professor of Paediatrics, University of Padova I, Director, Regional 

Coordinating Center for Rare Diseases, Udine University Hospital Italy, Founder and 

President of Brains for Brain Foundation, Coordinator, European Reference Network for 

Hereditary Metabolic Diseases (MetabERN), παρουςίαςε το πρόγραμμα ERICA, που 

αποςκοπεί ςτθν ενίςχυςθ τθσ ερευνθτικισ ικανότθτασ των ERNs ςυνολικά. Όπωσ εξιγθςε ο 

Κακθγθτισ, θ ικανότθτα τθσ Ζρευνασ εντόσ των ομάδων ERNs είναι τόςο υψθλι, που δεν 

μποροφμε να τθν αγνοιςουμε. Για παράδειγμα, το MetabERN ζχει δθμόςια και επίςθμθ 

ςχζςθ ακόμα και με βαςικά ινςτιτοφτα, όπωσ το EMBL, το Max Planck κ.λ.π.. Το ERICA ζχει 

ωσ ςτόχο να ςυγκεντρϊςει τθν ερευνθτικι δραςτθριότθτα ςτα ERNs και να εμπλζξει ςτα 

ερευνθτικά προγράμματα, από τθ βαςικι Ζρευνα ζωσ τισ κλινικζσ δοκιμζσ, και τουσ 

αςκενείσ, προκειμζνου να τουσ ενδυναμϊςει. Στόχοσ είναι θ δθμιουργία ανταγωνιςτικϊν 

δικτφων για ζργα εντόσ -και μεταξφ- των ERNs, κακϊσ και να δθμιουργθκεί ςτρατθγικι για 

τθ ςυλλογι δεδομζνων, για να βελτιωκεί θ ποιότθτα και ο αντίκτυποσ των κλινικϊν 

δοκιμϊν. Συγκεκριμζνα, το ERICA χωρίηεται ςε ζξι πακζτα εργαςίασ τα οποία δεν 

διευκφνονται μόνο από τα ERNs, αλλά ςυνδιοικοφνται από διαφορετικοφσ οργανιςμοφσ. 

Στόχοσ είναι πράγματι θ ςυλλογι καλφτερων ςτρατθγικϊν για τθ βζλτιςτθ ςυμμετοχι των 

αςκενϊν, τισ κλινικζσ μελζτεσ και τθν πικανι Καινοτομία. Μζχρι ςτιγμισ, ζχουν καταγραφεί 

περίπου 50.000 αςκενείσ ςτα μθτρϊα. Ο αρικμόσ αυτόσ αυξάνεται κακϊσ τα μθτρϊα 

βρίςκονται ςε εξζλιξθ. Υπάρχουν πζντε μθτρϊα που είναι πλιρωσ ανεπτυγμζνα, και το 

MetabERN είναι ζνα από αυτά. Τα μθτρϊα είναι διαλειτουργικά λόγω του γεγονότοσ ότι το 

JRC ζχει απαρικμιςει μια ςειρά από ελάχιςτα ςφνολα δεδομζνων που χρθςιμοποιοφν όλοι 

προκειμζνου να μοιράηεται θ πλθροφορία, με εγγυθμζνθ διαλειτουργικότθτα και ςτα 24 

ERNs. Ο κοσ Scarpa αναφζρκθκε επίςθσ ςτο αποκετιριο κλινικϊν δοκιμϊν που ζχει 

αναπτυχκεί και εντοπίηει γριγορα μια κλινικι δοκιμι, τονίηοντασ ότι για όλεσ τισ 

δραςτθριότθτεσ υπάρχει ςφνδεςθ με ςθμαντικοφσ δικτυακοφσ τόπουσ, όπωσ το 

clnicaltrial.gov και το Orphanet. Τζλοσ, αναφζρκθκε ςτο αποκετιριο PROMS, το οποίο 

ςυλλζγει τισ πλθροφορίεσ για κάκε αςκζνεια, προκειμζνου να κατανοιςουμε αν μια 

κεραπεία είναι αποτελεςματικι ι όχι, και ςτισ εκπαιδευτικζσ δράςεισ που περιλαμβάνουν 

χιλιάδεσ διαδικτυακά ςεμινάρια, master classes, και τθν ακαδθμία ERNs, όπου ςχεδιάηεται 



 
 
το πρόγραμμα ERASMUS, ειδικά για τισ ςπάνιεσ αςκζνειεσ. Τζλοσ, αλλά όχι λιγότερο 

ςθμαντικό, ανζφερε τθ δθμιουργία ενόσ καταλόγου υπθρεςιϊν για τθν προςζλκυςθ νζων 

ιατρϊν ςτισ ςπάνιεσ πακιςεισ. 

Ευρωπαϊκά Δίκτυα Αναφοράσ και θ δυναμικι τουσ ςτθν ανάπτυξθ τθσ Ζρευνασ 

Ανοίγοντασ τθ ςυηιτθςθ, θ Sheela Upadhyaya, FIPRA Special Advisor and Chair of 

Together4RD Steering Group, Life Sciences Consultant Specialising in Rare Diseases, Trustee 

at My Name'5 Doddie Foundation, Chair ISPOR Rare Disease SIG, Rare Disease Expert, με 

αφορμι τθν Παγκόςμια Ημζρα Σπανίων Πακιςεων, ζκανε λόγο για τθν πρόοδο που ζχει 

επιτευχκεί από τθν επιςτθμονικι κοινότθτα, αλλά και για τθ μακριά πορεία που πρζπει να 

διανφςουμε ςτο μζλλον. Αναφζρκθκε ςτθν ανάγκθ διακρατικισ ςυνεργαςίασ ςτισ μεγάλεσ 

προκλιςεισ που υπάρχουν, και ενδεικτικά ανζφερε πωσ μόνο για το 7% των 7.000 ςπανίων 

πακιςεων ζχει βρεκεί κεραπεία, ενϊ μιςό εκατομμφριο άνκρωποι διαγιγνϊςκονται με μια 

ςπάνια πάκθςθ ετθςίωσ. Ζκανε ειςαγωγι ςτον ρόλο και ςτο ζργο των Ευρωπαϊκϊν Δικτφων 

Αναφοράσ για το πλαίςιο διάγνωςθσ και κεραπείασ των ςπάνιων αςκενϊν, για τθ δικτφωςθ 

των εμπειρογνωμόνων που ζχει οδθγιςει ςε βελτίωςθ τθσ γνϊςθσ και τθσ επιςτθμονικισ 

ζρευνασ γφρω από τισ ςπάνιεσ πακιςεισ με τθν υφιςτάμενθ δράςθ των 24 Ευρωπαϊκϊν 

Δικτφων. Η αξιολόγθςθ αυτισ τθσ αποδοτικότθτασ ζχει οδθγιςει τθν Ευρϊπθ ςε περεταίρω 

αναμενόμενθ επζνδυςθ 77 εκατ. ευρϊ ςε άμεςεσ επιχορθγιςεισ και ςε δράςεισ χωρϊν 

μελϊν τθσ Ε.Ε., αξίασ μεγαλφτερθσ των 18 εκατ. ευρϊ. Όμωσ, για τθν αποτελεςματικι 

αξιοποίθςθ των ανωτζρω ςτθν υποςτιριξθ των ςπάνιων αςκενϊν και των οικογενειϊν τουσ 

ζχει ανακφψει θ ανάγκθ υποβοικθςθσ των Ευρωπαϊκϊν Δικτφων Αναφοράσ ςτο ζργο τουσ 

να δθμιουργιςουν μθτρϊα αςκενϊν, και θ ζνταξθ των δικτφων ςτα Εκνικά Συςτιματα 

Υγείασ είναι ζνα ςθμαντικό μζτρο για να δρομολογθκεί αυτι θ διαδικαςία. Στθ ςυνζχεια 

τζκθκε το πλαίςιο τθσ ςυηιτθςθσ ςτο οποίο οι καλεςμζνοι εμπειρογνϊμονεσ 

τοποκετικθκαν για τισ δράςεισ που αναλαμβάνουν ςτο πλαίςιο ςυμμετοχισ τουσ ςτα 

Ευρωπαϊκά Δίκτυα Αναφοράσ και ςτισ νζεσ ευκαιρίεσ που προβλζπουν για τθν κατανόθςθ 

και τθν επιςτθμονικι ζρευνα γφρω από τισ ςπάνιεσ πακιςεισ. Ο Yanis Mimouni ζκανε 

αναφορά ςτθ ςθμαντικι ςυνειςφορά των Ευρωπαϊκϊν Δικτφων Αναφοράσ εκτόσ από τθν 

κλινικι ζρευνα, και ςτα κεμελιϊδθ κζματα τθσ προ-κλινικισ ζρευνασ με τθν ανάλυςθ των 

αποτελεςμάτων που οδθγοφν ςτθ δθμιουργία αποτελεςματικϊν φαρμάκων. Τόνιςε τθ 

ςθμαςία τθσ ςυλλογισ δεδομζνων, και τθν αποτελεςματικι αξιοποίθςθ και 

επαναχρθςιμοποίθςι τουσ με διάκεςθ ςτθν ευρωπαϊκι ζρευνα. Με τθν ενίςχυςθ τθσ 

αποτελεςματικισ ζρευνασ και τθσ ςυλλογισ δεδομζνων, υπάρχει θ προοπτικι για ζνα 

βελτιωμζνο οδικό χάρτθ επενδφςεων που κα προςαρμόηεται ςτισ διαγνωςκείςεσ ανάγκεσ, 

αλλά και κα ςυμπεριλαμβάνει ςτο πλαίςιο δθμιουργίασ του τθν αξιολόγθςθ τθσ 

αποτελεςματικότθτασ των υφιςτάμενων λφςεων με τθ ςυμμετοχι των Ευρωπαϊκϊν 

Δικτφων Αναφοράσ, όπωσ το πλαίςιο που ειςιχκθ με το ζργο ERICA. Παράλλθλα, θ δράςθ 

των δικτφων πιςτεφει πωσ μπορεί να επαναπροςδιορίςει τθ ςτρατθγικι τθσ 

χρθματοδότθςθσ, θ οποία προσ το παρόν δομείται με τισ ανάγκεσ τθσ Ζρευνασ, αλλά κα 

ιταν επικυμθτό να μεταβοφμε ςε ζνα μοντζλο που κα λαμβάνει υπόψθ τισ ανάγκεσ για 

βελτίωςθ των υποδομϊν και του ςυςτιματοσ ςυλλογισ δεδομζνων. Ο Maurizio Scarpa, με 

τθν ιδιότθτα του ωσ Συντονιςτισ του Ευρωπαϊκοφ Δικτφου Αναφοράσ για τισ κλθρονομικζσ 

μεταβολικζσ αςκζνειεσ, μίλθςε για τθν αποτελεςματικότθτα τθν οποία ζχει θ παροφςα 

δομι του Δικτφου ςτθ ςυλλογι δεδομζνων και ςτθ δικτφωςθ εμπειρογνωμόνων, και πϊσ 

αυτό ζχει βοθκιςει ςτθ χαρτογράφθςθ και ςτθν ζρευνα των μεταβολικϊν αςκενειϊν. 

Χαρακτιριςε το Ευρωπαϊκό Δίκτυο Αναφοράσ ωσ μια εργαλειοκικθ ςτθν οποία μπορεί 

πλζον να βρει κάποιοσ οτιδιποτε αναηθτά ςχετικά με τισ ςπάνιεσ αςκζνειεσ, και εξζφραςε 

τθν ικανοποίθςι του για αυτό, κακϊσ ο ίδιοσ ςυνδράμοντασ ςτθ διαμόρφωςι του είχε 

πιςτζψει ςτο όραμα αυτό. Η Karolina Podolská αναφζρκθκε ςτισ προκλιςεισ που 

αντιμετωπίηουν οι κλινικοί ιατροί ςτον χειριςμό των ςπάνιων πακιςεων, περιγράφοντασ το 

πλαίςιο τθσ Τςεχίασ, ςτο οποίο αναδεικνφονται ωσ αδφναμα ςθμεία το Εκνικό Σφςτθμα 

Υγείασ, θ ζλλειψθ πλθροφόρθςθσ των ιατρϊν και διαςφνδεςθσ με τθν Ζρευνα, αλλά και με 



 
 
άλλουσ κλινικοφσ ιατροφσ ανά τον κόςμο, για τθν αξιοποίθςθ τθσ υφιςτάμενθσ γνϊςθσ. 

Αναφζρκθκε ςτο Εκνικό Πρόγραμμα που υλοποιείται με τθ βοικεια του Ευρωπαϊκοφ 

Δικτφου Αναφοράσ, και εξζφραςε τθν προςδοκία τθσ πωσ αυτό κα υποςτθρίξει τουσ 

κλινικοφσ ιατροφσ να αντιμετωπίςουν τισ δυςκολίεσ αυτζσ. Ο Till Voigtlaender υπογράμμιςε 

μεταξφ άλλων τθ ςθμαςία τθσ ςυλλογισ δεδομζνων υγείασ, ωςτόςο ανζφερε τθν ανάγκθ 

εξορκολογιςμοφ τθσ διαδικαςίασ, αλλά και τθσ μζριμνασ για τθν προςταςία των 

δεδομζνων, ζνα ηιτθμα που δεν ζχει λυκεί αποτελεςματικά. Ανζφερε πωσ ζχει επιτευχκεί 

πρόοδοσ μζςω των Ευρωπαϊκϊν Δικτφων Αναφοράσ, και πωσ το επόμενο βιμα είναι θ 

διαςφνδεςθ των διαδικαςιϊν με τα Εκνικά Συςτιματα Υγείασ και τα υπό διαμόρφωςθ 

μθτρϊα αςκενϊν, κάτι που κα υποςτθρίξει ςθμαντικά τουσ κλινικοφσ ιατροφσ. Τα Εκνικά 

Συςτιματα Υγείασ πρζπει να αξιοποιοφν τθν εγχϊρια Ζρευνα και τθν εξειδίκευςθ των 

κλινικϊν ιατρϊν, και αυτό, όπωσ είπε, ςυνδζεται με τθ δομι τουσ και με τθ διαμόρφωςθ 

των προτεραιοτιτων από το εκάςτοτε Υπουργείο Υγείασ. Η Alessandra Ferlini αναφζρκθκε 

ςτο ζργο Screen4Care και ςτθν προοπτικι δθμιουργίασ ενόσ πλαιςίου για τθν επιτάχυνςθ 

τθσ διάγνωςθσ ςπάνιων αςκενειϊν, θ οποία κα βαςίηεται ςε δφο κεντρικοφσ πυλϊνεσ: ςτον 

γενετικό ζλεγχο νεογνϊν και ςτισ ψθφιακζσ τεχνολογίεσ. Η διαςφνδεςθ του Screen4Care με 

τα Ευρωπαϊκά Δίκτυα Αναφοράσ κα επιτευχκεί με τον γενετικό ζλεγχο νεογνϊν και τθν 

παραπομπι τουσ ςτα κατάλλθλα Ευρωπαϊκά Δίκτυα Αναφοράσ, ζνα εγχείρθμα που κα 

βοθκιςει ςτθ ςυλλογι δεδομζνων υγείασ, ενϊ κα ανιχνεφςει τα πεδία ςυνεργαςίασ με 

κλινικοφσ ιατροφσ και κζντρα, ξεκινϊντασ από τισ χϊρεσ αναφοράσ του ζργου. Εν 

κατακλείδι, ςχετικά με τισ ευκαιρίεσ χρθματοδότθςθσ που κα μποροφςαν να αξιοποιθκοφν 

από τα Ευρωπαϊκά Δίκτυα Αναφοράσ, οι ομιλθτζσ ανζφεραν μεταξφ άλλων τθν ενίςχυςθ τθσ 

τεχνθτισ νοθμοςφνθσ, τθ ςυλλογι και αξιοποίθςθ δεδομζνων, τθ δθμιουργία ςυμπράξεων 

δθμοςίων και ιδιωτικϊν φορζων με ςκοπό τθ βελτίωςθ όλων των παραγόντων γφρω από 

τισ ςπάνιεσ πακιςεισ, δθλαδι τθσ διάγνωςθσ, τθσ κλινικισ αντιμετϊπιςθσ και τθσ Ζρευνασ 

και Καινοτομίασ. 

H νζα φαρμακευτικι πολιτικι τθσ Ε.Ε. κα κακορίςει το μζλλον τθσ Ζρευνασ και τθσ 
πρόςβαςθσ ςτα ATMPs για πολλζσ δεκαετίεσ ςτο μζλλον 

Στισ ευκαιρίεσ αλλά και ςτισ προκλιςεισ που δθμιουργεί θ νζα ευρωπαϊκι φαρμακευτικι 
πολιτικι όςον αφορά τα φάρμακα προθγμζνθσ κεραπείασ (ATMPs) για τισ ςπάνιεσ 
πακιςεισ επικεντρϊκθκαν οι ομιλθτζσ του αντίςτοιχου πάνελ. Ανοίγοντασ τθ ςυηιτθςθ, ο 
Victor Maertens, Government Affairs Director, EUCOPE, τόνιςε τθ ςθμαςία να λθφκοφν 
τϊρα οι ςωςτζσ αποφάςεισ από τα αρμόδια ευρωπαϊκά fora, κακϊσ αυτι θ νζα 
φαρμακευτικι πολιτικι τθσ Ε.Ε. κα κακορίςει το μζλλον τθσ Ζρευνασ και τθσ πρόςβαςθσ 
ςτα ATMPs για πολλζσ δεκαετίεσ αργότερα. «Επειδι βλζπουμε ολοζνα και περιςςότερεσ 
καινοτόμεσ κεραπείεσ να αναπτφςςονται παγκοςμίωσ, χρειάηεται να διαςφαλίςουμε ότι 
δεν κα υπάρχουν εμπόδια ςτο μζλλον για τθν πρόςβαςθ ςε αυτζσ», τόνιςε. Μιλϊντασ από 
τθν πλευρά των αςκενϊν για το ηιτθμα, ο Βαςίλειοσ Καρατηιάσ, Πρόεδροσ Ελλθνικοφ 
Συλλόγου για τθν Αταξία του Φρίντριχ, Αντιπρόεδροσ Ε.Σ.Α.Ε., Μζλοσ Δ.Σ. EUROATAXIA, 
εςτίαςε ςτισ κυριότερεσ προκλιςεισ που πρζπει να αντιμετωπίςει θ νζα φαρμακευτικι 
πολιτικι. Ωσ πρϊτθ ανζφερε τθν περιοριςμζνθ ςυμμετοχι των αςκενϊν ςτθ διαδικαςία τθσ 
λιψθσ αποφάςεων, τονίηοντασ ότι οι εκπρόςωποι των αςκενϊν κα πρζπει να 
ενςωματωκοφν ςε αυτζσ τισ διαδικαςίεσ. Η πολυπλοκότθτα όςον αφορά τθν πρόςβαςθ και 
τθν αποηθμίωςθ των ATMPs μεταξφ των διαφόρων χωρϊν τθσ Ε.Ε. είναι ακόμα ζνα ηιτθμα 
που πρζπει να αντιμετωπιςτεί, γιατί δθμιουργεί αβεβαιότθτα ςτουσ αςκενείσ όςον αφορά 
τθν ιςότιμθ πρόςβαςι τουσ ςτθν Καινοτομία. Ζνα ακόμα κζμα είναι θ μακροχρόνια 
παρακολοφκθςθ των αςκενϊν που ζχουν κάνει χριςθ των ATMPs, ϊςτε θ πορεία τουσ να 
αποτελεί μζροσ τθσ αξιολόγθςισ τουσ. Επίςθσ, ςφμφωνα με τον κο Καρατηιά, πρζπει να 
αντιμετωπιςτοφν εντόσ τθσ Ε.Ε. οι ανιςότθτεσ ςτθν πρόςβαςθ των καινοτόμων κεραπειϊν, 
κακϊσ ακολουκοφνται διαφορετικζσ πολιτικζσ ςε κάκε χϊρα, και υπάρχει ο κίνδυνοσ 
κάποιεσ ομάδεσ αςκενϊν να περικωριοποιθκοφν. Επίςθσ, χρειάηεται να διαςφαλιςτεί ότι θ 
φωνι των αςκενϊν κα ακοφγεται ςτισ διαδικαςίεσ ΗΤΑ, κακϊσ τα RWE (Real World 
Evidence) πρζπει να προζρχονται από τουσ αςκενείσ. Τζλοσ, ο κοσ Καρατηιάσ τόνιςε τθν 
ανάγκθ φπαρξθσ θκικοφ πλαιςίου ςε όλεσ τισ διαδικαςίεσ. H Caroline Pothet, Head of 



 
 
Advanced Therapies and Haematological diseases, Human Medicines Division, European 
Medicines Agency (EMA), ανζφερε τα βιματα που ζχουν γίνει με τθ νζα φαρμακευτικι 
νομοκεςία για να λυκοφν προβλιματα, όπωσ θ ςωςτι ςυλλογι και αξιολόγθςθ των 
δεδομζνων, θ διεξαγωγι των κλινικϊν μελετϊν δεδομζνθσ και τθσ ςπανιότθτασ των 
αςκενϊν, θ πολυπλοκότθτα τθσ καταςκευισ των ATMPs, και τζλοσ θ ιςότιμθ πρόςβαςθ των 
αςκενϊν ςε αυτζσ. Από τθν πλευρά του, ο Giovanni Migliaccio, Scientific Director of the 
Consorzio per Valutazioni Biologiche e Farmacologiche, (CVBF Pavia, IT), Senior Advisor for 
the EATRIS, BoD Member of the EPTRI, αναφζρκθκε ςτισ διαφορετικζσ οπτικζσ που ζχουν οι 
ερευνθτζσ και θ Βιομθχανία όςον αφορά τθν παραγωγι των ATMPs, ςθμείωςε ότι θ νζα 
νομοκεςία ζχει λάβει πολλά νζα μζτρα προσ τθ ςωςτι κατεφκυνςθ, όπωσ π.χ. θ διεξαγωγι 
κλινικϊν μελετϊν μζςα ςτα νοςοκομεία, πιο ελαχιςτικοί κανόνεσ όςον αφορά τθν 
παραγωγι των ATMPs, ωςτόςο, όπωσ είπε, υπάρχουν και πολλζσ προκλιςεισ που πρζπει να 
αντιμετωπιςτοφν, και αυτό ςθμαίνει ότι ο δρόμοσ είναι ακόμα μακρφσ. Τζλοσ, από τθν 
πλευρά τθσ Βιομθχανίασ, ο Etienne Régulier, Head of Patient Access, Pricing and Public 
Affairs (EMEA), Santen Pharmaceutical, Participating member to WHO EURO Access to Novel 
Medicines Platform (NMP), ςθμείωςε ωσ μεγαλφτερθ πρόκλθςθ τθν ανεπαρκι μεκοδολογία 
όςον αφορά τα ςυςτιματα ΗΤΑ, και ωσ μεγαλφτερθ ευκαιρία τθ ςυμμετοχι των αςκενϊν 
ςτθ λιψθ αποφάςεων. Όλοι οι ομιλθτζσ ςυμφϊνθςαν ςτθν αξία τθσ ςυνεργαςίασ όλων των 
εμπλεκομζνων μερϊν ςτισ διαδικαςίεσ, αλλά και ςτθν ανάγκθ φπαρξθσ Κζντρων 
Εμπειρογνωμοςφνθσ για κάκε ςπάνια πάκθςθ ςτισ χϊρεσ τθσ Ε.Ε..  
 

Οι ανάγκεσ των αςκενϊν με ςπάνια νόςο παραμζνουν ουςιαςτικά ανεκπλιρωτεσ 
O κακοριςμόσ και θ μζτρθςθ των ανεκπλιρωτων αναγκϊν υγείασ που ζχουν οι αςκενείσ με 

ςπάνιεσ πακιςεισ ςε ευρωπαϊκό επίπεδο ιταν το κζμα του ςχετικοφ πάνελ ςυηιτθςθσ, με 

ςυντονιςτι τον Adrien Samson, Healthcare Policy Senior Manager, EuropaBio. Όλοι οι 

ςυμμετζχοντεσ ςυμφϊνθςαν ότι, παρότι ςτθν Ευρϊπθ παρζχεται ςτουσ πολίτεσ υψθλό 

επίπεδο κοινωνικισ προςταςίασ, οι ανάγκεσ των αςκενϊν με ςπάνια νόςο παραμζνουν 

ουςιαςτικά ανεκπλιρωτεσ. Η ςυντριπτικι πλειονότθτα των ςπάνιων αςκενειϊν δεν ζχει 

ακόμθ καμία κεραπεία, θ βρεφικι κνθςιμότθτα είναι πολφ υψθλι, ενϊ ακόμα και όταν 

αναπτφςςεται μια αςφαλισ και αποτελεςματικι κεραπεία ςπάνιων αςκενειϊν, θ 

πρόςβαςθ των αςκενϊν μπορεί να διαφζρει δραματικά από το ζνα κράτοσ μζλοσ τθσ Ε.Ε. 

ςτο άλλο, κζτοντασ βαςικά ερωτιματα ιςότθτασ ςτον τομζα τθσ Υγείασ.  Όπωσ ανζφερε θ 

Julie Spony, Policy Officer European Patients Forum (EPF), το κζμα των ανεκπλιρωτων 

αναγκϊν υγείασ που ζχουν οι αςκενείσ με ςπάνιεσ πακιςεισ είναι κομβικό, και εκτείνεται 

πζρα από τθν ζρευνα και ανάπτυξθ φαρμάκων. Η πρόταςθ τθσ Κομιςιόν αναφζρεται μόνο 

ςτθ κνθτότθτα και νοςθρότθτα, και αγνοεί άλλουσ ςθμαντικοφσ δείκτεσ που επθρεάηουν 

τθν πορεία τθσ αςκζνειασ ι τθν ποιότθτα ηωισ των αςκενϊν και των φροντιςτϊν τουσ. Για 

τον λόγο αυτό, πρόςκεςε, το EPF ζχει ςυντάξει μια ςειρά από επεξθγιςεισ αναφορικά με τισ 

ανεκπλιρωτεσ ανάγκεσ των αςκενϊν με ςπάνιεσ πακιςεισ, κακϊσ αυτζσ διαφζρουν 

ςθμαντικά από τισ ανεκπλιρωτεσ ανάγκεσ των υπολοίπων αςκενϊν. Η Solange Corriol-

Rohou, Senior Director Regulatory Affairs & Policy, Europe, AstraZeneca, ανζφερε ότι το 

κζμα των ανεκπλιρωτων αναγκϊν των αςκενϊν είναι ζνα κζμα που ςυηθτείται εδϊ και 

αρκετά χρόνια. Ζκανε ειδικι αναφορά ςε ζνα workshop για τισ ανεκπλιρωτεσ ανάγκεσ των 

παιδιατρικϊν αςκενϊν, το οποίο οργανϊκθκε κατά τθ διάρκεια τθσ πανδθμίασ και ςτο 

οποίο ςυμμετείχαν όλοι οι stakeholders, για να τονίςει ότι θ ςυνεργαςία όλων είναι θ μόνθ 

εγγφθςθ για μια ευρωπαϊκι ςυμφωνία που κα υπολογίηει όλεσ τισ παραπάνω παραμζτρουσ 

όςον αφορά τισ ανεκπλιρωτεσ ανάγκεσ. Τζλοσ, ανζφερε ότι οριςμζνα από τα κριτιρια που 

προτείνονται δεν είναι απολφτωσ ςαφι, και υπόκεινται ςε διαφορετικζσ ερμθνείεσ, κάτι 

που αυξάνει τθν αβεβαιότθτα για τθ φαρμακευτικι βιομθχανία. Η Victoria Hedley, Rare 

Disease Policy Manager, Co-Lead of the Newcastle University Centre of Research Excellence 

in Rare Disease, επεςιμανε τθν ευκφνθ όλων των stakeholders για μια ςφγκλιςθ απόψεων 

που κα διαςφαλίςει ότι ςτο μζλλον οι αςκενείσ με ςπάνιεσ πακιςεισ κα μποροφν να ζχουν 

κεραπεία, και παράλλθλα το περιβάλλον ζρευνασ και ανάπτυξθσ να μθ γίνει εχκρικό ςτο 



 
 
μζλλον αναφορικά με τθν ανακάλυψθ και παραγωγι νζων κεραπειϊν που είναι τόςο 

κρίςιμεσ για τουσ αςκενείσ με ςπάνιεσ πακιςεισ που ακόμα δεν ζχουν κεραπεία.  

΢τόχοσ μζχρι το 2025 να ζχουμε πρόςβαςθ ςτα δεδομζνα πραγματικοφ κόςμου για 

τεκμθριωμζνθ και αποτελεςματικι λιψθ αποφάςεων 

Στθν κεντρικι ομιλία, ο Patrice Verpillat, Head of Real-World Evidence (TDA-RWE), Data 

Analytics and Methods Task Force (TDA), European Medicines Agency (EMA), 

παρουςιάηοντασ νεότερα δεδομζνα από το πρόγραμμα DARWIN EU, αναφζρκθκε ςτο 

όραμα του ΕΜΑ και του δικτφου που είναι μζχρι το 2025 να ζχουμε τθ δυνατότθτα 

πρόςβαςθσ ςτα δεδομζνα, ςυμπεριλαμβανομζνου του EHDS. Όπωσ χαρακτθριςτικά είπε: 

«Η διαδικαςία κα ζχει οικοδομθκεί, τα πρότυπα κα ζχουν κακοριςτεί, οι μζκοδοι κα 

επικυρωκοφν, θ γνϊςθ κα μοιραςτεί και οι προκλιςεισ κα αντιμετωπιςτοφν. Και αυτό 

ςθμαίνει ότι θ αξία κα ζχει κακιερωκεί ςε διάφορεσ περιπτϊςεισ χριςθσ, και επίςθσ ότι 

ζχουμε βαςιςτεί ςε υφιςτάμενεσ πρωτοβουλίεσ ςε διεκνζσ επίπεδο, όπωσ αυτι των 

εταιρειϊν μάκθςθσ, ISPE-ISPOR, ICMRA, αλλά και τθσ Διεκνοφσ Συνεργαςίασ των 

ρυκμιςτικϊν οργανιςμϊν φαρμάκων ι ICH». Οι προτεραιότθτεσ ςφμφωνα με το ςχζδιο 

εργαςίασ τθσ ςυντονιςτικισ ομάδασ για τα μεγάλα δεδομζνα 2022-2025 είναι 11, ενϊ το 

Darwin EU είναι πρϊτο ςτθ λίςτα. Darwin ςθμαίνει Data Analysis and Real-World 

Interrogation Network, ζνα ομοςπονδιακό δίκτυο δεδομζνων, εμπειρογνωμοςφνθσ και 

υπθρεςιϊν που υποςτθρίηει τθ λιψθ καλφτερων αποφάςεων κακ' όλθ τθ διάρκεια του 

κφκλου ηωισ του προϊόντοσ με τθ δθμιουργία ζγκυρων και αξιόπιςτων αποδεικτικϊν 

ςτοιχείων από δεδομζνα υγειονομικισ περίκαλψθσ του πραγματικοφ κόςμου. Οι αρχζσ του 

ομοςπονδιακοφ δικτφου είναι κρίςιμεσ επειδι τα δεδομζνα παραμζνουν τοπικά, και 

χρθςιμοποιείται ζνα κοινό μοντζλο δεδομζνων (OMOP) για τθν ζγκαιρθ εκτζλεςθ μελετϊν 

και τθν αφξθςθ τθσ ςυνοχισ των αποτελεςμάτων. Το ςυντονιςτικό κζντρο είναι το Ιατρικό 

Κζντρο Erasmus, με άλλουσ εταίρουσ, όπωσ θ Οξφόρδθ ι άλλοι. Και ςυνδζονται με εταίρουσ 

δεδομζνων, που μπορεί να είναι ζνασ μόνο πόροσ ι μια αρχι αδειοδότθςθσ δεδομζνων. 

Όπωσ είπε ο κοσ Verpillat: «από τθν αρχι αυτοφ του ταξιδιοφ ζχουμε ενςωματϊςει 

αρκετοφσ εταίρουσ δεδομζνων και αρχζσ αδειοδότθςθσ δεδομζνων, και ςκοπεφουμε να 

αποκτιςουμε άλλουσ 10 το επόμενο ζτοσ, άρα, μζχρι και 40 ι και λίγο περιςςότερουσ αν 

μποροφμε. Στθ φάςθ Ι, ζχουμε δεδομζνα από περίπου 26 εκατομμφρια ενεργοφσ αςκενείσ, 

ενϊ ςτθ Φάςθ ΙΙ αναμζνεται θ προςκικθ περιςςότερων από 100 εκατομμφρια ενεργϊν 

αςκενϊν. Τα δεδομζνα αυτά κα μασ βοθκιςουν: α) να κατανοιςουμε το κλινικό πλαίςιο: 

τθν επιδθμιολογία τθσ νόςου, τθν κλινικι διαχείριςθ, τθ χριςθ φαρμάκων, β) να 

υποςτθρίξουμε τον ςχεδιαςμό και να διαςφαλίςουμε τθν εγκυρότθτα των κλινικϊν 

μελετϊν, γ) να διερευνιςουμε ςυςχετιςμοφσ και επίπτωςθ με μελζτεσ 

αποτελεςματικότθτασ και αςφάλειασ και τισ επιπτϊςεισ των ρυκμιςτικϊν δράςεων. 

Συνολικά, το DARWIN EU παρζχει: μελζτεσ για τισ οποίεσ ζνα γενικό πρωτόκολλο 

προςαρμόηεται ςε ζνα ερευνθτικό ερϊτθμα, αναλφςεισ ρουτίνασ με βάςθ ζνα γενικό 

πρωτόκολλο μελζτθσ, μελζτεσ που απαιτοφν ανάπτυξθ ι προςαρμογι ειδικϊν ςχεδίων 

μελζτθσ, πρωτοκόλλων και ςχεδίων ςτατιςτικισ ανάλυςθσ (SAP), με εκτεταμζνθ ςυλλογι ι 

εξαγωγι δεδομζνων και μελζτεσ που δεν μποροφν να βαςίηονται μόνο ςε θλεκτρονικζσ 

βάςεισ δεδομζνων υγειονομικισ περίκαλψθσ ι που κα απαιτοφςαν ςφνκετθ μεκοδολογικι 

εργαςία. Αυτιν τθ χρονιά, αναβακμίηουμε τθν παράδοςθ και τθν ικανότθτά μασ να 

υποςτθρίηουμε τακτικά τισ επιςτθμονικζσ αξιολογιςεισ των επιτροπϊν του ΕΜΑ με τθν 

παράδοςθ μελετϊν και τθ διατιρθςθ πθγϊν δεδομζνων, και ευελπιςτοφμε ςτο 2025/2026 

το DARWIN EU να λειτουργεί πλιρωσ και να εξελίςςεται, ϊςτε να ανταποκρίνεται ςτισ 

ανάγκεσ του ρυκμιςτικοφ δικτφου τθσ Ε.Ε., και φυςικά να ζχει ενςωματωκεί με το EHDS». 

Στθ ςυηιτθςθ που ακολοφκθςε, τθν οποία ςυντόνιςε θ Viktoria Prantauer, Founder of 

TheChiefPatientOfficer.com, Manager, Capgemini Invent, ο Niklas Hedberg, Chief 

Pharmacist, Swedish Dental and Pharmaceuticals Benefits Agency (TLV), τόνιςε ότι 

χρειάηονται δεδομζνα παρακολοφκθςθσ, ενϊ πρζπει να ζχουμε ζναν δομθμζνο και τακτικό 

τρόπο χειριςμοφ των δεδομζνων των αςκενϊν, των καταχωρθμζνων δεδομζνων, των 



 
 
δεδομζνων παρακολοφκθςθσ και να μποροφμε να ακολουκιςουμε κάτι ςαν καλι κλινικι 

πρακτικι.  Η μεγαλφτερθ πρόκλθςθ, όπωσ ανζφερε, είναι πϊσ κα αξιολογιςουμε και κα 

αποτιμιςουμε τθν ιςχφ των δεδομζνων που προζρχονται από αυτά τα υψθλισ ποιότθτασ 

μθτρϊα. Από τθν πλευρά του, ο Stanislav Kniazkov, Technical Officer, Medical Product 

Regulation, World Health Organization (WHO Europe), ζδωςε ζμφαςθ ςε δφο πτυχζσ. Τθν 

πτυχι τθσ εμπιςτοςφνθσ ωσ παράγοντα αλλθλεγγφθσ, θ οποία είναι εξαιρετικά ςθμαντικι 

για τισ ςπάνιεσ πακιςεισ και τουσ αςκενείσ που ηουν με άλλεσ πακιςεισ. Η εμπιςτοςφνθ 

είναι ο παράγοντασ που επιτρζπει τθν αποτελεςματικι λειτουργία του Συςτιματοσ Υγείασ 

με τον τρόπο που δίνει ζμφαςθ ςτθν αλλθλεπίδραςθ και ςτισ αλλθλεξαρτιςεισ μεταξφ των 

δομικϊν ςτοιχείων. Αναφζρκθκε ςτθν εμπιςτοςφνθ ςτουσ επαγγελματίεσ που 

αναπτφςςουν, καταςκευάηουν, προμθκεφουν και χειρίηονται προϊόντα, ςτθν εμπιςτοςφνθ 

ςτα ίδια τα προϊόντα, και ςτθν εμπιςτοςφνθ ςτα υποκείμενα πλαίςια. Και θ εμπιςτοςφνθ 

ςτα προϊόντα φζρνει ςτο προςκινιο τθν τετράδα τθσ αλλθλεγγφθσ, τθσ αςφάλειασ, τθσ 

αποτελεςματικότθτασ και τθσ ποιότθτασ. Εδϊ είναι που μπαίνουν τα δεδομζνα από τον 

πραγματικό κόςμο. Η διαφάνεια είναι ο παράγοντασ τθσ εμπιςτοςφνθσ, ιδίωσ για τα κλινικά 

δεδομζνα, ςυμπεριλαμβανομζνων αυτϊν που προζρχονται από τα ςτοιχεία του 

πραγματικοφ κόςμου, αλλά δεν αρκεί μόνο θ ςυλλογι αυτϊν των δεδομζνων. Αυτό πρζπει 

να ςυντονίηεται ςε όλεσ τισ δικαιοδοςίεσ και ςε διαφορετικοφσ τφπουσ ανάλυςθσ, όπωσ θ 

ρυκμιςτικι, θ αξιολόγθςθ HTA, όπωσ το ζργο που κάνουν οι κοινοποιθμζνοι οργανιςμοί. 

Επομζνωσ, θ ςυντονιςμζνθ ανάλυςθ είναι εξίςου ςθμαντικι με τθ ςυλλογι δεδομζνων, και 

επίςθσ θ διακεςιμότθτα τόςο των αναλυτικϊν προϊόντων όςο και των ίδιων των 

ακατζργαςτων δεδομζνων ςτισ αρχζσ που εγκρίνουν τα προϊόντα για ςπάνιεσ πακιςεισ. Ο 

ρόλοσ του ΠΟΥ τριπλαςιάηεται. Πρϊτα θ δφναμθ ςφγκλθςθσ, ςτθ ςυνζχεια θ υποςτιριξθ 

τθσ ετοιμότθτασ των ρυκμιςτικϊν αρχϊν για τθν ανάλυςθ των δεδομζνων του πραγματικοφ 

κόςμου, και θ ετοιμότθτα των μθτρϊων για ευκυγραμμιςμζνθ, ςυντονιςμζνθ και ςε 

οριςμζνεσ περιπτϊςεισ ςυμπλθρωματικι ςυλλογι δεδομζνων, ϊςτε να μθν ζχουμε τισ 

διαφορετικζσ μετριςεισ για τθν ίδια πάκθςθ του ίδιου προϊόντοσ. Και τζλοσ, αυτό που είναι 

ςθμαντικό για τισ χϊρεσ εκτόσ τθσ Ευρωπαϊκισ Ζνωςθσ, που ανικουν όμωσ ςτον ΠΟΥ 

Ευρϊπθσ, θ ανάπτυξθ ικανοτιτων για τισ εκνικζσ αρχζσ. Καταλιγοντασ τόνιςε ότι τα 

δεδομζνα του πραγματικοφ κόςμου είναι ζνα πολφ ςθμαντικό ςτοιχείο των 

αποτελεςματικϊν ρυκμιςτικϊν ςυςτθμάτων, των αποτελεςματικϊν πλαιςίων για τθ 

διακεςιμότθτα και τθν οικονομικι προςιτότθτα των φαρμάκων, και ωσ εκ τοφτου ζνα μζςο 

για τθν αλλθλεγγφθ, θ οποία είναι θ κατάλλθλθ προςζγγιςθ για τισ ςπάνιεσ πακιςεισ. Από 

τθν πλευρά του, ο Sergio Diaz, Associate Director Patient Advocacy Strategic Operations 

Europe, Middle East, Africa and South Asia, IQVIA, μίλθςε για τθν αξία των ενθμερωμζνων 

και ευαιςκθτοποιθμζνων αςκενϊν ςε ότι αφορά τα δεδομζνα τουσ και εάν αυτά 

χρθςιμοποιοφνται προσ όφελόσ τουσ. Τόνιςε ότι οι Οργανϊςεισ Αςκενϊν διαδραματίηουν 

απίςτευτο ρόλο ςε αυτόν τον χϊρο, και βρίςκονται ςτθν προνομιακι κζςθ να είναι ο 

καταλφτθσ και το μζςο για τθ δθμιουργία δεδομζνων ςτο οικοςφςτθμα. Βρίςκονται ςτθ 

κζςθ να μποροφν να θγθκοφν ςυνεργαςιϊν δθμιουργίασ δεδομζνων με κυβερνιςεισ, 

ακαδθμαϊκοφσ φορείσ, ςυςτιματα υγειονομικισ περίκαλψθσ και τθ βιομθχανία. Μζςω 

αυτϊν των ςυνεργαςιϊν, ςυλλζγουν, διαςφαλίηουν και κακιςτοφν τα δεδομζνα 

προςβάςιμα προσ όφελοσ του αςκενοφσ. Θα μποροφςε να είναι θ Ζρευνα, κα μποροφςε να 

είναι θ πρόςβαςθ ςε καινοτόμεσ κεραπείεσ, ρυκμιςτικζσ διαδικαςίεσ, διαδικαςίεσ HTA. 

Κατά τθ γνϊμθ του, οι Οργανϊςεισ Αςκενϊν βρίςκονται ςε αυτιν τθ κζςθ γιατί ζχουν 

μακροπρόκεςμεσ ςτρατθγικζσ, οι οποίεσ λειτουργοφν τζλεια για αυτοφ του είδουσ τισ 

διαχρονικζσ ςυλλογζσ δεδομζνων ςε ςχζςθ με τισ βραχυπρόκεςμεσ ςτρατθγικζσ ςυλλογισ 

δεδομζνων. Επειδι τουσ εμπιςτεφονται οι αςκενείσ και οι αρχζσ, κα μποροφςαν να 

λειτουργοφν ωσ αποκικεσ δεδομζνων. Επιπλζον, ζχουν ζνα τεράςτιο δίκτυο 

ενδιαφερομζνων, τθν πρϊτθ επαφι με τα άτομα που ηουν με τθν πάκθςθ. Ζτςι, με αυτόν 

τον τρόπο, για τθν Ζρευνα, μποροφν να επιταχφνουν αυτοφ του είδουσ τισ ςυλλογζσ 

δεδομζνων μζςω τθσ επαφισ με τουσ αςκενείσ. Και μποροφν να λειτουργιςουν όχι μόνο ωσ 



 
 
οντότθτεσ για τθ ςυλλογι δεδομζνων, αλλά και ωσ παράγοντεσ που κα κινθτοποιιςουν τθν 

πρόςβαςθ και τθ ςφνδεςθ των υφιςτάμενων δεδομζνων.  

΢τρατθγικζσ πρόςβαςθσ και αποηθμίωςθσ για τα ορφανά φάρμακα ςτθν Ευρϊπθ 

Οι αλλαγζσ που κζτει θ ςχεδιαηόμενθ νζα ευρωπαϊκι φαρμακευτικι πολιτικι όςον αφορά 

τθν πρόςβαςθ και αποηθμίωςθ, και τισ ςυνζπειεσ που ενδζχεται να ζχει αυτι ςτα ορφανά 

φάρμακα ιταν το κζμα τθσ ςυηιτθςθσ που ςυντόνιςε θ Anja Schiel, Special Adviser, Lead 

Methodologist in Regulatory and Pharmacoeconomic Statistics, Norwegian Medical Products 

Agency (NoMA). Σε ευρωπαϊκό επίπεδο, θ αποηθμίωςθ των φαρμάκων για ςπάνιεσ 

πακιςεισ από τουσ αςφαλιςτικοφσ οργανιςμοφσ είναι ζνα κζμα πολφ ευρφτερο από το ίδιο 

το φάρμακο. Είναι ζνα κζμα που αφορά τθν κοινωνικι δικαιοςφνθ, τθν αλλθλεγγφθ και τθν 

κοινωνικι ςυνοχι, επεςιμανε ο Γιάννθσ Νάτςθσ, Διευκυντισ του European Social Insurance 

Platform (ESIP), του ευρωπαϊκοφ οργανιςμοφ-ομπρζλα που αςχολείται με τθν κοινωνικι 

αςφάλιςθ. Σχολιάηοντασ τισ ςυηθτιςεισ που λαμβάνουν χϊρα επί του παρόντοσ ςτθν 

Κομιςιόν γφρω από τθ νζα φαρμακευτικι πολιτικι, επεςιμανε ότι δείχνουν ζλλειψθ 

ςαφοφσ προτεραιότθτασ, θ οποία, κατά τον ίδιο, κα ζπρεπε να είναι θ προςταςία των 

αςκενϊν και του κοινωνικοφ κράτουσ. Και πρόςκεςε τθν ανάγκθ παροχισ επαρκοφσ 

επιςτθμονικισ τεκμθρίωςθσ και δεδομζνων προσ τουσ πλθρωτζσ από τισ φαρμακευτικζσ 

εταιρείεσ, ειδικά όςον αφορά τισ κεραπείεσ για ςπάνιεσ αςκζνειεσ, οι οποίεσ είναι όλο και 

πιο ακριβζσ. Η ανακεωρθμζνθ φαρμακευτικι πολιτικι τθσ Ε.Ε. ζχει πάρει πλζον μια 

διαφορετικι κατεφκυνςθ, κζτοντασ προκλιςεισ τόςο για τισ φαρμακευτικζσ εταιρείεσ που 

επενδφουν ςε φάρμακα για τισ ςπάνιεσ πακιςεισ, όςο και για τουσ ίδιουσ τουσ αςκενείσ 

αναφορικά με τθν πρόςβαςι τουσ ςε αυτζσ, ενϊ παράλλθλα κα μειϊςει τισ δαπάνεσ ςε 

R&D κατά 4,5 δις. ευρϊ, τόνιςε ο Ηλίασ Πυρνοκόκθσ, Head of Value, Access & External 

Affairs, Chiesi Hellas. Αντί να προςτατεφουν τθν πρόςβαςθ των αςκενϊν με ςπάνιεσ 

πακιςεισ ςτισ κεραπείεσ τουσ, οι νζεσ ρυκμίςεισ «ποινικοποιοφν» τθν Καινοτομία. Ανζφερε 

ότι, αναφορικά με τθν Ελλάδα, το ρυκμιςτικό πλαίςιο ςτο παρελκόν ιταν αρκετά πιο 

ευνοϊκό για τα ορφανά φάρμακα, επιταχφνοντασ τθν είςοδό τουσ ςτο Σφςτθμα Υγείασ. 

Αναφορικά με το νζο πλαίςιο που ςυηθτείται επί του παρόντοσ, τόνιςε ότι αυτό που δεν 

ςυηθτείται επαρκϊσ είναι θ προςφερόμενθ αξία, κακϊσ οι ςυηθτιςεισ ζχουν επικεντρωκεί 

ςτισ τιμζσ. Ο Colin O’Donnell, Senior Director, Head of International Government Affairs, 

Alexion, AstraZeneca Rare Disease, επεςιμανε το κακεςτϊσ αβεβαιότθτασ αναφορικά με το 

ρυκμιςτικό και το οικονομικό πλαίςιο, υπό το οποίο καλοφνται ςιμερα οι φαρμακευτικζσ 

εταιρείεσ να λειτουργιςουν και να ανακαλφψουν νζεσ κεραπείεσ, και τόνιςε ότι ιδθ θ 

Ευρϊπθ βρίςκεται πίςω όςον αφορά τθ φαρμακευτικι καινοτομία, όπωσ δείχνουν και τα 

πρόςφατα ςτοιχεία τθσ IQVIA. 

Νζα ρυκμιςτικά μοντζλα για τα Ορφανά Φάρμακα 

Στα νζα ρυκμιςτικά μοντζλα για τα Ορφανά Φάρμακα και ςτισ προκλιςεισ που υπάρχουν 

επικεντρϊκθκαν οι ομιλθτζσ του αντίςτοιχου πάνελ. Τα υπάρχοντα ρυκμιςτικά μοντζλα δεν 

είναι ςχεδιαςμζνα για τα ορφανά φάρμακα, ενϊ ταυτόχρονα θ ταχφτθτα των 

επιςτθμονικϊν ανακαλφψεων και οι διακζςιμοι πόροι, τόςο ςε εξειδικευμζνθ γνϊςθ, όςο 

και ςε άλλουσ πόρουσ είναι προχπόκεςθ και ηθτοφμενο και για τισ ίδιεσ τισ ρυκμιςτικζσ 

αρχζσ, τόνιςε ο ςυντονιςτισ του ςχετικοφ πάνελ, ανοίγοντασ τθ ςυηιτθςθ, Δθμιτρθσ 

Ακαναςίου Πρόεδροσ τθσ Ε.Σ.Α.Ε. και μζλοσ του Δ.Σ. του WDO, GPA και μζλοσ του PCWP 

του ΕΜΑ. Παίρνοντασ τον λόγο, ο Steffen Thirstrup, MD, PhD Chief Medical Officer του 

Ευρωπαϊκοφ Οργανιςμοφ Φαρμάκων (ΕΜΑ), και πρϊθν μζλοσ τθσ CHMP του EMA, ανζφερε 

πωσ θ τιμολόγθςθ και θ αποηθμίωςθ των φαρμάκων είναι πολφ ςθμαντικι πρόκλθςθ, κι αν 

και ο ΕΜΑ δεν ευκφνεται για αυτά τα δφο, ςίγουρα παίηει ρόλο ςε αυτά, αφοφ ςτο τζλοσ 

εκείνοσ δίνει τθν άδεια κυκλοφορίασ ςε ζνα ςκεφαςμα. Ωςτόςο, θ μεγαλφτερθ πρόκλθςθ 

για τον τομζα των Ορφανϊν Φαρμάκων αυτιν τθ ςτιγμι είναι πωσ, μολονότι πολλζσ 

φαρμακευτικζσ εταιρείεσ προχϊρθςαν ςτθν Ζρευνα και ςτθν Ανάπτυξθ Φαρμάκων για 

ςπάνιεσ πακιςεισ των οποίων γνωρίηουμε τουσ μθχανιςμοφσ, ςιμερα υπάρχει μία μεγάλθ 

μερίδα ανκρϊπων που νοςοφν με πολφ πιο ςπάνιεσ αςκζνειεσ, για τισ οποίεσ είναι ακόμα 



 
 
πιο δφςκολο να ανακαλυφκεί μία κεραπεία, είτε γιατί το κόςτοσ είναι πολφ υψθλό, είτε 

γιατί είναι δφςκολθ θ πρόςβαςθ ςε αςκενείσ που κα ςυμμετάςχουν ςε Κλινικζσ Δοκιμζσ, 

είτε γιατί αν κάποιοσ αςκενισ μπει ςε μία μελζτθ ενδεχομζνωσ μετά να μθν μπορεί να είναι 

επιλζξιμοσ για κάποιο άλλο ςκεφαςμα. Συνεπϊσ, κρίνεται απαραίτθτθ θ ςυμμετοχι των 

Συλλόγων Αςκενϊν ςε δθμόςιεσ και ιδιωτικζσ ςυμπράξεισ, και θ επικοινωνία με τθ 

Φαρμακοβιομθχανία, ϊςτε να πραγματοποιοφνται πιο ςτοχευμζνεσ μελζτεσ, με τθν ελπίδα 

να αναπτυχκοφν και άλλα φάρμακα. Ακόμα μία πρόκλθςθ είναι πωσ υπάρχουν ςκευάςματα 

που ονομάηονται ορφανά, ζχοντασ τα προνόμια που προβλζπονται για αυτά και βάηοντασ 

υψθλζσ τιμζσ, χωρίσ ωςτόςο να κεραπεφουν ςπάνια νοςιματα, κάτι που δθμιουργεί 

προβλιματα για τα Εκνικά Συςτιματα Υγείασ, αφοφ ζτςι εξαντλοφνται πόροι. Οι 

ρυκμιςτικζσ αρχζσ, ωσ προςτάτεσ τθσ Δθμόςιασ Υγείασ, οφείλουν να διαςφαλίηουν πωσ τα 

φάρμακα που καταλιγουν ςτθν Αγορά είναι αςφαλι και αποτελεςματικά, ςε ό,τι αφορά 

όμωσ τισ ςπάνιεσ αςκζνειεσ, κα πρζπει να είναι και υποςτθρικτζσ τθσ Ζρευνασ, 

ςυνεχίηοντασ να προςτατεφουν τθ Δθμόςια Υγεία. Χρειάηεται, λοιπόν, επικοινωνία ανάμεςα 

ςτθ Βιομθχανία, ςτουσ Ακαδθμαϊκοφσ και ςτουσ Αςκενείσ, ϊςτε να γίνεται απολφτωσ 

κατανοθτι μία αςκζνεια και τι ακριβϊσ χρειάηονται οι άνκρωποι που νοςοφν, ενϊ οι 

αςκενείσ κα πρζπει να ςυηθτοφν νωρίσ με τισ ρυκμιςτικζσ αρχζσ, ϊςτε να μθ χάνεται 

πολφτιμοσ χρόνοσ. Στθ ςυνζχεια, θ Violeta Stoyanova-Beninska, MD, PhD, MPH Πρόεδροσ 

τθσ Επιτροπισ Ορφανϊν Φαρμάκων ςτον Ευρωπαϊκό Οργανιςμό Φαρμάκων (EMA ), 

Division Europe and International Affairs at MEB, Vice Chair of Regulatory Science 

Committee of IRDiRC, ανζφερε πωσ οι ρυκμιςτικζσ αρχζσ είναι εκείνεσ που αποφαςίηουν 

ποια ςκευάςματα ζχουν προοπτικι να κάνουν μια μζρα τθ διαφορά ςτθ ηωι ενόσ αςκενι 

με ςπάνια πάκθςθ, και ποια όχι, μία απόφαςθ που δεν είναι πάντα εφκολθ, δεδομζνου ότι 

πρζπει να ςυνδυαςτεί θ επιςτθμονικι γνϊςθ με τθν κλινικι πρακτικι, και αυτό να ενταχκεί 

ςτο ρυκμιςτικό πλαίςιο που υπάρχει. Σιμερα, το εν πλαίςιο άλλοτε διευκολφνει, άλλοτε 

περιορίηει και άλλοτε επιτρζπει τθν εκμετάλλευςθ του Συςτιματοσ. Απαιτείται ςυνζπεια 

ςτισ αποφάςεισ που λαμβάνουν οι ρυκμιςτικζσ αρχζσ, να είναι δίκαιεσ απζναντι ςε όλεσ τισ 

αςκζνειεσ, και να μθν επιτρζπουν τθν «ορφανοποίθςθ» ςκευαςμάτων, τα οποία δεν κα 

ζπρεπε να απολαμβάνουν τα οφζλθ που προβλζπονται για τθν ανάπτυξθ ορφανϊν 

φαρμάκων. Και ςυνζχιςε λζγοντασ πωσ μία ακόμα ςθμαντικι πρόκλθςθ είναι ότι θ 

Επιςτιμθ εξελίςςεται γριγορα, και άρα πρζπει να προςαρμοηόμαςτε ςυνεχϊσ ςτισ 

τελευταίεσ ανακαλφψεισ γφρω από τισ αςκζνειεσ, αλλά και γφρω από ό,τι εργαλεία είναι 

διακζςιμα, τισ νζεσ μεκοδολογίεσ που χρθςιμοποιοφνται, ενϊ τόνιςε πωσ είναι άκρωσ 

ςθμαντικι θ επικοινωνία με τα επιμζρουσ ενδιαφερόμενα μζρθ, ιδίωσ ςε ό,τι αφορά τθ 

ςωςτι διαχείριςθ των προςδοκιϊν των αςκενϊν και των οικογενειϊν τουσ, οι οποίοι 

εφλογα αναμζνουν τθν ανάπτυξθ νζων κεραπειϊν. Τζλοσ, ο Tomasz (Tomek) Grybek, 

Μζλοσ του Διοικθτικοφ Συμβουλίου τθσ EURORDIS, Μζλοσ τθσ Παιδιατρικισ Επιτροπισ του 

Ευρωπαϊκοφ Οργανιςμοφ Φαρμάκων (EMA PDCO), και Διευκφνων Σφμβουλοσ του 

Ιδρφματοσ Borys the Hero, διλωςε πωσ θ Κοινότθτα των Αςκενϊν αυτό που επικυμεί είναι 

να ζχει πρόςβαςθ ςε προςιτζσ κεραπείεσ, και όχι να υπάρχουν κεωρθτικά ςτθν αγορά 

ςκευάςματα ςτα οποία ωςτόςο να μθν μπορεί να ζχει πρόςβαςθ, γιατί τότε είναι ςαν να 

μθν ζχει κεραπεία. Επίςθσ, ανζφερε πωσ είναι πολφ ςθμαντικό να υπάρχει από νωρίσ 

διάλογοσ με τουσ Αςκενείσ, διότι, ςιμερα, δυςτυχϊσ, δεν υπάρχει πάντοτε επικοινωνία 

ανάμεςα ςτθ Φαρμακοβιομθχανία και ςτθν Κοινότθτα των Αςκενϊν, με αποτζλεςμα να μθ 

γίνεται ςυλλογι δεδομζνων που είναι απαραίτθτα για τουσ αςκενείσ ςε ό,τι αφορά τθν 

πρόςβαςθ ςε ζνα φάρμακο. 

**** 

Το Συνζδριο τζλεςε υπό τθν αιγίδα του Ευρωπαϊκοφ Κοινοβουλίου, του Ελλθνικοφ Τπουργείου 
Τγείασ και του Διμου Ακθναίων, ενϊ είχε τθν υποςτιριξθ μεγάλων διεκνϊν και ελλθνικϊν 
Οργανιςμϊν όπωσ τθσ Ευρωπαϊκισ Ομοςπονδίασ Φαρμακευτικών Βιομθχανιών και ΢υνδζςμων 
(EFPIA), τθσ Ευρωπαϊκισ ΢υνομοςπονδίασ Φαρμακευτικών Επιχειρθματιών (EUCOPE), τθσ 
Ευρωπαϊκισ Ζνωςθσ Βιοτεχνολογικών Βιομθχανιών (EuropaBio), του Κοινοφ Ευρωπαϊκοφ 



 
 
Προγράμματοσ για τισ ΢πάνιεσ Πακιςεισ (EJP RD), τθσ Ζνωςθσ Αςκενών Ελλάδοσ (ΕΑΕ), του 
΢υνδζςμου Φαρμακευτικών Επιχειριςεων Ελλάδοσ (ΣΦΕΕ) του PhARMA Innovation Forum (PIF) και 
τθσ Πανελλινιασ Ζνωςθσ Φαρμακοβιομθχανίασ (ΠΕΦ).  

Μεγάλοσ Χορθγόσ του ςυνεδρίου ιταν θ εταιρεία AstraZeneca, χορθγοί οι εταιρείεσ Chiesi, GENESIS 
Pharma, IQVIA, PTC Therapeutics, ROCHE, SANOFI, TAKEDA, UCB και υποςτθρικτζσ οι εταιρείεσ 
ARDIUS Pharma, CSL Behring, INTEGRIS Pharma, IPSEN, JANSSEN, PFIZER, ενϊ το ςυνζδριο ςτιριξαν 
και οι εταιρείεσ ARITI και SPECIALTY Therapeutics. Η εταιρία CONEQ Hellas ιταν χορθγόσ 
Οπτικοακουςτικών. Media Partner ιταν θ εταιρία Perception.  

Για περιςςότερεσ πλθροφορίεσ : 
Ε΢ΑΕ: Δθμιτρθσ Ακαναςίου, T: +30 6944604292, E: dathax@gmail.com   

BOUSSIASEvents: Ναταλία Τουμπανάκθ, Τ: 6947936708 | E: ntoubanaki@boussias.com 
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