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Vorschldge zur Arbeitsweise in den Arbeitsgruppen AG 1 - AG 4 des nationalen Aktions-
biindnisses fiir Menschen mit seltenen Erkrankungen (NAMSE)

Das NAMSE soll ausgehend von bereits bestehenden Strukturen und anhand européischer
Erfahrungen unter anderem Vorschl&ge fiir einen nationalen Aktionsplan fiir Seltene Erkran-
kungen erarbeiten.

Durch die Steuerungsgruppe (Versammiung aller Mitglieder des NAMSE) wurde einvernehmlich
festgelegt, dass die Themen fiir den Entwurf eines Nationalen Aktionsplans in zunédchst vier
Arbeitsgruppen (AG) bearbeitet werden sollen:

AG 1 Informationsmanagement
Handlungsfelder:

o Informationstransfer.
e FErfahrungsaustausch.
= Offentlichkeitsarbeit.

Ziele:

o Erhdhung der Aufmerksamkeit fiir seltene Erkrankungen.

o Verbesserung der Informationen fir Betroffene, Angehérige, medizinisches, therapeutisches
und pflegerisches Personal. ‘

= Verbesserung der Aus-, Weiter- und Fortbildung von medizinischem, therapeutischen und
pflegerischem Personal.

Aufgaben:

e FErarbeitung von Strategien und MaRnahmen zur Erhéhung der Aufmerksamkeit fiir seltene
Erkrankungen in der Offentlichkeit.

e FErarbeitung von Strategien und MaRnahmen zur Verbesserung der Informationen fiir Betrof-
fene, Angehdrige, medizinische, therapeutisches und pflegerisches Personal.

= Erarbeitung von Strategien und MaRnahmen zur Verbesserung und Weiterentwicklung der
Aus-, Weiter- und Fortbildung von medizinischem, therapeutischem und pflegerischem Per-
sonal (z.B. Curricula).

e Bindelung bereits existierender Angebote.

AG 2 Wege zur frihzeitigen Diagnose seltener Erkrankungen
Handlungsfeld:

Versorgung von Menschen mit seltenen Erkrankungen.

Ziel:

Beschleunigung der Diagnose seltener Erkrankungen.




Aufgaben:
Erarbeitung von Strategien und MaRnahmen zur Beschleunigung der Diagnose seltener Er—
krankungen (z.B. Leitlinien, Telemedizin).

AG 3 Versorgung, Zentren, Netzwerke
Handlungsfelder:

e Versorgung von Menschen mit seltenen Erkrankungen.
e Zentren- und Netzwerkbildung.

Ziele:

e Vernetzung von Versorgung und Forschung.

e Vorbereitung der Implementierung von Zentren und Netzwerken.

.= Optimierung der Versorgung mit zugelassenen und Off-Label-Use-Arzneimitteln.
 Definition von Aufgabenspektrum und Arbeitsweise von Zentren und Netzwerken.

» Vorschidge zur nachhaltigen Finanzierung und Vergiitung der Zeniren und Netzwerke.

Aufgaben:
Die AG wird sich mit folgenden Fragestellungen/Themen befassen:
1. Was sollen Zentren und Netzwerke als spezialisierte Versorgung leisten?
* Erarbeitung von Vorschlagen zum Aufgabenspektrum und zur Arbeitsweise (z.B. Grup-
pierung von Erkrankungen) von Zentren und Netzwerken.
e FErarbeitung von Vorschldgen zur Verbesserung des Zugang zu wissenschaftlich belegten
und neu aufkommende Therapien.
e Erarbeitung von Vorschlagen zur verbesserten Regulierung und Versorgung im Bereich
zugelassener Arzneimittel und ,Off-Label Use".
e Erarbeitung von Vorschlagen zur Registerbildung (inklusive Bestandsaufnahme).
2. Was zeichnet Zentren und Netzwerke aus?
e Erarbeitung von Vorschldgen zum Auswahlverfahren und zu den Auswahlkriterien von
Zentren und Netzwerken .
e Entwicklung eines Verfahrens fiir die (6ffentliche) Anerkennung der Zentren.
e Erarbeitung von Indikatoren zum einrichtungsiibergreifenden Qualitdtsmanagement.
3. Welche Rahmenbedingungen sind fiir die Finanzierung notwendig?
_* Bewertung bestehender gesetzlicher Vorschriften
e Prifung der Notwendigkeit zur Anderung/Ergéinzung/Schaffung gesetzlicher Grundlagen
und ggf. Erarbeitung von Vorschlagen hierzu.
e FErarbeitung von Vorschligen zur Vergiitung der erbrachten Leistungen.
» Erarbeitung von Vorschlagen zur nachhaltigen Finanzierung der Zentren und Netzwerke.
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AG 4 Forschung
Handlungsfeld:
- » Forschung und Entwicklung.

Ziele:

e Verbesserung der Rahmenbedingungen fiir die Forschung Entwicklung bei seltenen Erkran-
kungen.

o Erleichterte Entwicklung von Arzneimitteln und Diagnostika firr seltene Erkrankungen in
Deutschland unter Beriicksichtigung bereits existierender europdischer Regelungen.

s Verbesserung der Therapieoptimierungsforschung.

* Verbesserung der Versorgungsforschung.

Aufgaben:

» FErarbeitung von Vorschlagen zur Verbesserung der Rahmenbedingungen fiir die Forschung
und Entwicklung bei seltenen Erkrankungen.

e FErarbeitung einer Strategie und von MaRnahmen zur erleichterten Arzneimittelentwicklung
fur seltene Erkrankungen in Deutschland unter Beriicksichtigung bereits existierender euro-
paischer Regelungen.

¢ Erarbeitung von Vorschl&gen zur erleichterten Entwicklung von Diagnostika.

e Erarbeitung von Vorschiagen fir die Verbesserung der Therapieoptimierungsforschung.

« FErarbeitung von Vorschlégen fiir die Optimierung der Versorgungsforschung.

o Erarbeitung von Vorschlagen fir die Berticksichtigung ethischer Aspekte der Forschung fir
seltene Erkrankungen

Aufbau der Arbeitsgruppen:

Die Mitglieder der Arbeitsgruppen wurden von den Mitgliedern der Steuerungsgruppe benannt,
Die Mitglieder einer AG kénnen personenidentisch zur Mitgliedschaft in der Steuerungsgruppe
sein. Diese Entscheidung obliegt den vertretenen Akteuren. Sie fertigen die fachlich-inhaltlichen
Ausarbeitungen zu den Themen. Die Sitzungen der Arbeitsgruppen werden geleitet von éinem/r
Sprecher/in, der/die von den Arbeitsgruppenmitgliedern gewahit wird. Bei speziellen Fragestel-
lungen kénnen ggf. gezielt weitere Expertinnen/Experten temporar in die AG eingebunden
und/oder Unterarbeitsgruppen eingerichtet werden.

Redaktionsgruppe

Es wird eine Redaktionsgruppe gebildet, die aus den Sprecherinnen/Sprechern der AGen und
der Geschéftsstelle besteht. Diese tragt die Zwischenergebnisse der AGen Zusammen und legt
sie der Steuerungsgruppe zur Abnahme vor. Ebenso fertigt sie - basierend auf den Ergebnis-
sen der Arbeit der AGen - den Entwurf eines Nationalen Aktionsplans fiir Menschen mit selte-
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nen Erkrankungen und legt diesen tber die Steuerungsgruppe nach dortiger Konsentierung und
Verabschiedung dem Bundesministerium fiir Gesundheit vor.

Zeitrahmen:

» Vorlage der Endergebnisse der Arbeit der AGen bei der Steuerungsgruppe bis Ende Febru-
ar 2012 _

* Voriage des Entwurfs eines Nationalen Aktionsplans fiir Menschen mit seltenen Erkrankun-
gen beim Bundesministerium fiir Gesundheit bis Ende Juni 2012

Organisation:

1. Jede Arbeitsgruppe wahlt eine(n) Berichterstatterfin oder Sprecher/in. Diese(r) Ubernimmt
die Leitung der Arbeitsgruppensitzungen, nimmt an den Sitzungen der Steuerungsgruppe
zur Berichterstattung teil und ist Mitglied der Redaktionsgruppe (s.o0.).

2. Die Arbeitsgruppen sollen zu Beginn ihrer Tétigkeit einen Arbeitsplan mit Meilensteinen er-
arbeiten. Die Zwischenergebnisse (Meilensteine) sind schriftlich festzuhalten. Der Umfang
der Arbeitspapiere soll méglichst knapp gehalten werden.

3. Teilergebnisse sollen unmittelbar nach Fertigstellung in die Steuerungsgruppe gegeben
werden. Die Steuerungsgruppe nimmt die Ergebnisse ab.

4. Bei Uneinigkeit, Konflikten oder Stagnation innerhalb einer AG soll eine Beratung in der
Steuerungsgruppe erfolgen.

Arbeitsgrundsitze: )

Die Arbeitsgruppen sollen ihre Arbeitsweise (Arbeitsplan, Organisation, Sitzungsfrequenz)

selbst entwickeln.

Dabei sollen folgende Grundsatze gelten:

o Vertraulichkeit: Entwurfspapiere werden nur innerhalb des NAMSE kommuniziert. Eine Ver-
6ffentlichung in den Medien/der Presse hat nicht zu erfolgen.

o Innerhalb des NAMSE herrscht Transparenz.

o Es werden keinerlei wirtschattliche Interessen verfoigt.

o Es besteht ein patientenzentrierter Ansatz.

o Die erarbeiteten Vorschlége orientieren sich an den Grundséatzen der wissenschaftlichen
Medizin.

Arbeitsweise:
Die Arbeitsgruppen arbeiten wie folgt:
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Ideen sammeln und i—iandlungsoptionen/Strategien zu den von der Steuerungsgruppe be-
schlossenen Aufgaben entwickeln.

Unterbreiten von Priorisierungsvorschlagen,

Ausgestalten von MaRnahmen.

Benennung der Akteure zur Umsetzung.

Benennung von Indikatoren zur Evaluation der Umsetzung.



