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— CBU PACA CORSE &
medicaments orphelins

Dans le domaine des maladies rares, chaque
établissement s'engage a solliciter I'accord du

MO 10 centre de réference et ou de competence concerné
et a respecter les protocoles initiés par le centre de
reférence et ou de compétence concerné

L'accord du centre de réference et/ou de
compeétence doit étre présent dans le dossier
patient
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rares en Europe : pour en savoir plus
4 novembre 2009

http:ifwww. emea.europa.euwhtms/generalicontacts/ICOMPICOMP html &2

http:ifec.europa.eu/health/ph_threats/non_comirare_diseases_frhtm &

hitp:ifec.europa.euhealthiph_threats/non_comirare_8_frhtm £

http:ileuropa.eulscadplusiegfrivei23022 htm &

http:iwwwrdtf org &

http:ilec.europa.euhealthiph_informationfimplementiwp/morbidity/rdtf_en.htm &£

hitp:ifwww.orpha.net 4
http:ifwww.epposi.org &
http:ifwww. eurordis.org &

http:ifwww. eurocat.ulsterac.uk &

hittp:ifwww.iss it 2

. '@ DECISION Mo 1295/1999/CE du parlement européen et du conseil du 29 avril 1999
(PDF - 156.6 ko) portant adoption d'un programme d'action communautaire relatif aux maladies rares, dans le
cadre de 'action dans le domaine de |a santé publique (1999-2003)

. '@ DECISION Mo 1350/2007/CE du parlement européen et du conseil du 23 octobre 2007
(PDF - 91.5 ko) établissant un deuxigme programme d'action communautaire dans le domaine de |a santé
(2008-2013)

. '@ Communication de la commission au parlement européen, au conseil, au comité économique et social

européen et au comité des régions

(PDF - 51 ko) Les maladies rares : un défi pour 'Europe (adoptée le 11/11/2008)

. '@ Recommandation du conseil

(PDF - 70.8 ko) relative 3 une action européenne dans le domaine des maladies rares (adoptée le 05/06/2009)

Les maladies rares et 'union européenne

(PDF - 86.1 ko)

. '@ La désignation des médicaments arphelins dans 'union européenne
(PDF - 162.7 ko)

. '@ European Project for Rare Diseases Mational Plans Development (EUROPLAM)
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Mise en garde contre la consommation de
compléments alimentaires OxyElite Pro
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Dengue aux Antilles - Chikungunya & Saint-
Martin et en Martinique : recommandations a
I'attention de la population et des voyageurs
pour se protéger des pigures de moustigues
27 décembre 2013



Les maladies rares sont encore assez meconnues en France :
cela est notamment dd au fait qu’elles touchent un nombre
restreint de personnes, a savoir moins d’une sur 2 000 selon le
critere admis en Europe. Actuellement, on dénombre environ
7000 maladies rares, dont 80% sont d’origine génétique : pour
autant, de nouvelles maladies rares sont découvertes
regulierement

Beaucoup de ces pathologies sont aussi dites « orphelines »,
les patients concernés ne bénéficiant pas d’'une réponse
thérapeutique a ce jour.

En France, une maladie est déclarée rare si moins de 30 000
personnes en sont atteintes : elles concernent 3 a 4 millions de
personnes, sur pres de 25 millions en Europe.



Le premier plan national maladies rares 2005-2008 a permis
d’améliorer 'acces au diagnostic et a la prise en charge des
personnes atteintes de maladie rare, grace a la mise en place
de 131 centres de réference maladies rares labellises (CRMR).

Le dispositif a été compléte par l'identification de 500 centres
de compétences rattachés aux CRMR et offrant un appui pour
la prise en charge de proximité

Le second plan national maladies rares 2011-201 4 prévoit
comme premiere action la constitution de filieres de santé
maladies rares. Avec la simplification de I'évaluation des
CRMR, la mise en place de rapports d’activité et I'organisation
de la succession des coordonnateurs, cette action concourt a
améliorer la structuration et la visibilité de I'action des CRMR.
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ou leur prise en charge, soit responsables d'une atteinte
du méme organe ou systéme. Elle recouvre avant tout des [RETERITS
- W Agenda
[EIEE connues, mais aussi des [EIERER ou syndromes [ETfY probables
on encore confirm
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Le premier plan national maladies rares 2005-2008 a permis d'améliorer 'accés au diagnostic et & 1a prise en charge ETUDES RECHERCHES &_
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labellisés (CRMR). Le dispositif a été complété par l'identification de 500 centres de compétences rattachés aux
CRMR et offrant un appui pour la prise en charge de proximité

DOCUMENTATION &

Les evaluations de ce premier plan ont souligné I'intérét de ce dispositif, mais également |a nécessité de développer PUBLICATIONS OFFICELLES

les mutualisations et les complémentarités entre les CRMR, ainsi qu'avec les autres acteurs de 13 prise en charge et
de la recherche.

CONSULTATIONS PUBLIQUES

Le second plan national maladies rares 2011-2014 prévoit comme premiére action la constitution de filigres de santé
maladies rares. Avec la simplification de I'évaluation des CRMR, 1a mise en place de rapports d'activité et
I'organisation de la succession des coordonnateurs, cette action concourt 3 améliorer a structuration et |a visibilité de
I'action des CRMR

Un appel 3 projet pour la constitution de ces filiéres de santé maladies rares 3 8té lancé par 'instruction I
* DGOS/PF2/20113/ 306 du 29 juillet 2013 & relative & 1a structuration des filieres de santé maladies rares prévues par
le plan national maladies rares 2011-2014 incluant Ie cahier des charges (cf. annexe 2) décrivant les missions de ces

filigres. Pollution de I'air : recommandations sanitaires
R . . . . 7 mars 2014

Un groupe permanent installé le 18 décembre 2013 est chargé de statuer sur les 32 dossiers déposés. Au cours de

la réunian du 7 février 2014, il a identifié les premiéres filieres de santé maladies rares. D'autres dossiers sont en Mise en garde contre la consommation de

cours d'examen. compléments alimentaires OxyElite Pro

23 janvier 2014
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Anomalies du développement deficience intellectuelle de
causes rares Pr Laurence OLIVIER-FAIVRE (Dijon)

Maladies cardiagues héréditaires Dr Ph CHARRON (Paris)

Maladies rares du developpement cerébral et deficience
intellectuelle Pr Vincent DES PORTES (Lyon)

Maladies auto-immunes et auto-inflammatoires systémiques
rares Pr Eric HACHULLA (Lille)

Maladies neuromusculaires Pr Jean POUGET (Marseille)
Maladies rares en dermatologie Pr Christine BODEMER (Paris)

Maladies rares endocriniennes Pr Jérome BERTHERAT (Paris)



Les filieres de santé maladies rares (2)

Maladies héréditaires du métabolisme Pr Brigitte CHABROL
(Marseille)

Maladies rares immuno-hématologiques Dr R PEFFAULT DE
LA TOUR (Paris)

Maladies constitutionnelles rares du globule rouge et de
I'erythropoiese Pr Frédéric GALACTEROS (Paris)

Mucoviscidose et affections liées a une anomalie de CFTR Pr |
DURIEU (Lyon)

Maladies respiratoires rares Pr A CLEMENT (Paris)
Maladies rares sensorielles E Pr H DOLLFUS(Strasbourg)
Sclérose latérale amyotrophique SLA Pr C DESNUELLE (Nice)
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Depuis 2001, la Plateforme Maladies Rares est un lieu qui rassemble une centaine de salariés et de nombreux

bénévales, mabilisés pour faire avancer le combat contre les maladies rares et améliorer la vie des personnes
malades et de leurs familles.




* __ CANCERS RARES

Descriptif de la structuration

Elle s'est construite depuis 2009 par quatre appels &
projets. Vingt-trois centres experts nationaux dinigues
Finsi que quatre réssaus SxXperts Naticnaux anatonmc-
pathologigues ont été structhurés.

L'organisation de la prise en charge des patients at-
teints de cancers rares s‘appuie, pour un groups de
cancers rares donng, sur des centres experts régioc-
nawx ou interrégionaux, couvrant Fensemble du temri-
toire national, y compris les DOM-TOM, coordonnés
au niveau national par un centre expert national, place
sows la responsabilité d'un médecin coordonnateur
clinicien. Ces centres experts sont en lien awvec des
gquipes de cancérologie de proximite.

La double lecture et Maccés aux examens de typage
micléculaire si requis sont organisés selon la patholo-
gie, soit dans le cadre de 'un des réseaux experts
naticnaux anatomopathologiques pour cancers rares,
soit wio des groupes d'experts pathologistes réumis
sows |a respensabilité d'un pathologiste expert désigneé
au niveau national. lls s'engagent 3 organiser at &
assurer cette double lecture pour tous les cas de pa-
tients présentés en réunion de concertation pluridisci-
plinaire (RCP) de recours régionale ou nationale. Catte
double lecture est le plus souvent faite avec 'envoi de
lames virtuelles, ce qui raccourcit le délai de réponse.

Des RCP de recours sont organisées au niveau régional
etfou mational par les responsables des centres ex-
perts, le plus souvent par webconférences. Les dos-
siers des patients sont présentés par leurs oncologues
habituels et discutés avec les experts lors de la prise
en charge initiale, lors du suivi ou d'une éventuelle
evoluticn de la maladie.

Les centres experts doivent en outre -

* contribuer 3 promouwvoir la recherche sur ces
cancers rares a travers des études multicentriques
d'envergure nationale ou intermationale de re-
cherche fondamentale, translationnelle et di-
nigue ;

*  participer 3 I'élaboration ou 3 I'actualisation des
recommandations de bonnes pratiques cliniques
nationales, en s'appuyant le s échéant sur les
recommandations européennss ouw  internatio-
nales ;

]

* contribuer 3 la surveillance épidémiclogique et
ohservation de ces cancers, en mettant en place
une base de données et en recensant tous les
s

*  participer 3 la formation des soignants ;

*  participer a l'information des patients et de lewr
entourage, en &laborant des relations avec les as-
soCigtions nationales de patisnts, et en participant
i la commuwnication grand public sur ce cancer
Fare ;

»

*  participer au suivi de cette organisation spedfique
mise en place par 'INCa ;

*  faire le lien avec le pathologiste référent national
pour intégrer la double lecture dans cette structu-

ration.

Ainsi, tout patient atteint de I'un de ces ancers rares
doit pouvoir bénéficier d'une prise en charge dans
I'etablissement de son dhoix tout en tant assure d’un
diagnostic de certitude grice 3 la double lecture ana-
tomopathologique de sa tumewr, dune discussion de
son dossier en RCP de recours, du choix d'une strate-
gie thérapeutique adaptée, souvent innovante dans le
cadre d'un essai clinique, et de Fappui d'une assoda-
tion de patients.

L'organisation cancers rares bénéficie d'un finance-
ment annuel via la loi de financement de la sécurité
sociale [LF33) au titre des missions d'intérét genéral
[MIGAC).
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23 CENTRES EXPERTS
NATIONAUX CLINIQUES ET
4 RESEAUX EXPERTS NATIONAUX
ANATOMOPATHOLOGIQUES
POUR CANCERS RARES DE L’ADULTE

1 Centres experts
nationaux cliniques

NOM DES RESEAUX

Réseaux
anatomopathologiques

NOM DES RESEAUX

Source : base FINESS

Traitement : Département Organisation des Soins -
File Santé Publigue et Soins INCa




— Cancers rares de l'adulte :
une organisation specifique en France

L1sTe des Lentres experts
nationaux et régionaux
pour les cancers rares de l'adulte
INCa 2009-2011

Classement par type de cancer
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—— Un médicament est désigné comme orphelin
notamment

—— S'Il est destiné au diagnostic, a la prévention ou au
traitement d’'une maladie ne touchant pas plus de 5
personnes sur 10 000 dans la Communauté
européenne ;

—— S'il est destiné au diagnostic, a la prévention ou au
traitement d’'une maladie grave ou invalidante et s'l
est peu probable gu’en 'absence de mesures
d’incitation, la commercialisation de ce médicament
dans la Communauté genere des bénéfices
suffisants pour justifier 'investissement nécessaire.









Site: http://ec.europa.eu/health/documents/community-reqi ster/html/orphreg.htm




http://mww.orpha.net/orphacom/cahiers/docs/FR/liste_des_medicaments_orphelins_en_europe.pdf



— PRISE EN CHARGE DES
MEDICAMENTS ORPHELINS



Prise en charge des méedicaments
orphelins
arrété du 18 novembre 2013, article 5

Pour les patients atteints d’'une maladie rare, la prescription
Initiale d’'un médicament désigné comme orphelin par la CE
ou d’'un médicament indiqué dans le traitement d’'une maladie
rare au sens du reglement (CE) no 141/2000 du Parlement
européen et du Consell

en dehors des cas de spécialités pharmaceutiques bénéficiant
d’ATU délivrées en application du b de l'article L. 5121-12 du
code de la santé publique

ne peut s’exercer que sur avis d’'un centre de référence de la
maladie rare en cause, lorsqu’un tel centre existe, ou de l'un de
ses centres de compétences.

Les prescriptions doivent par ailleurs étre conformes aux
protocoles indigués pour la prise en charge des maladies rares
lorsqu’il en existe.




Dans le cas particulier des médicaments designés comme
orphelins ou des médicaments indiqués dans le traitement
d’'une maladie rare au sens du reglement (CE) no 141/2000 du
Parlement européen et du Conseil,

Par ailleurs egalement inscrits sur la liste en sus, il conviendra
d’appliquer strictement les dispositions de l'article L. 162-22-7,
dernier alinéa, du code de la SS , au terme duguel la validation
par les centres de réféerence ou de compétence de maladies
rares (lorsqu’ils existent) des prescriptions initiales a I'nopital de
medicaments désignés comme orphelins, ou des medicaments
indiques dans le traitement d’'une maladie rare au sens du
reglement (CE) du Parlement européen et du Conseil financés
en sus des prestations d’hospitalisation, est une condition
indispensable a la prise en charge par I'assurance maladie de
ces specialités.




ADCETRIS
ARZERRA
ATRIANCE
BOSULIF

CARBAGLU
CAYSTON
CEPLENE
CYSTADANE
DACOGEN
DIACOMIT
ELAPRASE
ESBRIET
EVOLTRA
EXJADE
FIRAZYR
FIRDAPSE
GLIOLAN
GLYBERA
ICLUSIG
IMNOVID

INCRELEX
INOVELON

JAKAVI

KALYDECO
KUVAN

LITAK
LYSODREN

MEPACT
MOZOBIL
MYOZYME

Brentuximab
Ofatumumab
Nelarabine

Bosutinib

Acide Carglumique
Aztreonam
Histamine
Betaine anhydre
Decitabine
Stiripentol
Idursulfase
Pirfenidone
Clofarabine
Deferasirox
Icatibant
Amifampridine
acide 5-aminolevulinic
Alipogene tiparvovec
Ponatinib
Pomalidomide

Mecasermin
Rufinamide

Ruxolitinib
Ivacaftor
Sapropterine

Cladribine
Mitotane

Mifamurtide
Plerixafor
alpha alglucosidase

Ooul
Oul
Ooul

Ooul

Oul

Ooul

oul

Ooul

oul
oul

Oul
Oul

Oul

Oul
oul
Oul

Oul
Oul
Ooul

Oul
Oul

Oul
Oul

Oul
Oul

Oul

Oul

NAGLAZYME
NEXAVAR
NPLATE
ORFADIN

ORPHACOL
PEDEA
PRIALT
REVATIO
REVLIMID
SAVENE
SIGNIFOR
SIKLOS
SOLIRIS
SPRYCEL
TASIGNA
TEPADINA
THALIDOMIDE
TOBI PODHALER
TORISEL
TRACLEER

VIDAZA
VOLIBRIS

VOTUBIA
VPRIV
VYNDAQEL
WILZIN
XAGRID
YONDELIS
ZAVESCA

N-acetylgalactosamine-

4-sulfatase oul
Sorafenib
Romiplostim
Nitisinone
acide cholique
Ibuprofene
Ziconotide
Sildenafil
Lenalidomide
Dexrazoxane (e]V]!
Pasireotide
Hydroxycarbamide
Eculizumab oul
Dasatinib
Nilotinib
Thiotepa
Thalidomide
Tobramycine
Temsirolimus Ooul
Bosentan
Azacitidine oul
Ambrisentan
Everolimus
AlfaVelaglucerase Oul
Tafamidis
Zinc
Anagrelide
Trabectedin oul
Miglustat

Oul

Oul
Oul

Oul
Oul

Oul

Oul
Oul

Oul

Oul

Oul

Oul

Oul
Oul

Oul

Oul

Ooul
Oul



— Les modalités de validation des
prescriptions













— Modele de fiche de validation



e Instruction du 16 novembre
2012 pour le codage des séjours
de patients atteints de maladies
rares

Obijectifs:

sIntégrer  progressivement la
nomenclature Orphanet dans les
bases francaises existantes »

s Compléter la nomenclature
utilisée dans le cadre du « PMSI »
pour le codage des maladies
rares

Périmetre limité aux

* prises en charge en
hospitalisation MCO, et

ecentres de référence maladies
rares et de compétences
maladies rares









— Implications du nouveau décret CBU
PMSI et Fichier FichComp




— Implications du nouveau décret CBU
PMSI et Fichier FichComp

Source: Guide méthodologique ATIH de production des informations relatives a I'activité
médicale et a sa facturation en MCO ET ODONTOLOGIE
http://www.atih.sante.fr/guide-methodologique-mco-2014



— Implications du nouveau décret CBU
PMSI et Fichier FichComp (2)

Source: Guide méthodologique ATIH de production des informations relatives a I'activité
meédicale et a sa facturation en MCO ET ODONTOLOGIE
http://www.atih.sante.fr/guide-methodologique-mco-2014







