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EXTRACTO SOBRE LAS
RECOMENDACIONES DEL

CONSEJO EUROPEO SOBRE
ACTUACIONES EN EL CAMPO DE
LAS ENFERMEDADES RARAS
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RECOMENDACIONES DEL

CONSEJO

“POR LA PRESENTE, SE RECOMIENDA a los Estados
Miembros:

 Identificar la situacion de las investigaciones en curso y de los
recursos empleados en ellas dentro del marco nacional y
Comunitario, para establecer el estado de desarrollo, la
valoracion del panorama investigador en el area de las
enfermedades raras y mejorar la coordinacion de los
programas de investigacion en enfermedades raras
Comunitarios, nacionales y regionales.

» Identificar las necesidades y prioridades para la investigacion
basica, clinica, transnacional y social en el ambito de las
enfermedades raras, asi como las maneras de fomentarla, y
promocionar propuestas de cooperacion interdisciplinarias
dirigidas a traves de los programas Comunitarios.



RECOMENDACIONES DEL

CONSEJO

 Fomentar la participacion de los investigadores
nacionales en proyectos de investigacion en
enfermedades raras financiados adecuadamente a
todos los niveles, incluyendo el Comunitario.

* Incluir en los planes o estrategias provisiones
dirigidas a fomentar la investigacion en el ambito de
las enfermedades raras.

 Facilitar, junto con la Comision, el desarrollo de la
cooperacion con terceros paises que esten
desarrollando investigaciones en enfermedades
raras y, mas generalmente, con respecto al
Intercambio de informacion y de conocimientos.



EXTRACTO DE LAS
RECOMENDACIONES

ESPECIFICAS DEL EUROPLAN
SOBRE EL DESARROLLO DE

.
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RECOMENDACIONES DEL

EUROPLAN

 R3.1 Establecer programas especificos de investigacion en
enfermedades raras (basica, traslacional, clinica, de salud
publica y social) y apoyarlos con fondos especificos,
preferiblemente a largo plazo.

Los proyectos de investigacion en enfermedades raras deben
ser identificables y localizables dentro de una linea mas
amplia de programas nacionales de investigacion.

 R3.2 Incluir en los Planes Nacionales o Estrategias
provisiones especificas para promocionar las colaboraciones
adecuadas entre los Centros Especializados o/y otras
estructuras del sistema sanitario y de las autoridades
Investigadoras en el campo de la salud para mejorar el
conocimiento sobre diferentes aspectos de las enfermedades
raras.



RECOMENDACIONES DEL

EUROPLAN

R3.3 Promocionar las redes nacionales para fomentar la
Investigacion en enfermedades raras. Se prestara especial
atencion a la investigacion clinica y traslacional con el fin de
facilitar la aplicacion de nuevos conocimientos en enfermedades
raras a su tratamiento. Aprobar cuando sea posible la
recopilacion y actualizacion de un directorio de grupos que lleven
a cabo investigacion sobre ER.

R3.4 Desarrollar iniciativas adecuadas para fomentar la
participacion en acciones de cooperacion internacional de
Investigacion sobre enfermedades raras, incluyendo el programa
marco de la UE E-Rare. Deben incrementarse
considerablemente los fondos nacionales para estas iniciativas.

R3.5 Establecer y apoyar plataformas e infraestructuras
tecnoldgicas especificas para la investigacion en enfermedades
raras, incluyendo la investigacion clinica y explorar la posibilidad
de colaboracion publico-privada.



RECOMENDACIONES DEL

EUROPLAN

R3.6 Promover estudios nacionales y transnacionales
multicéntricos, con el fin de alcanzar una masa critica de
pacientes para ensayos clinicos y explotar la experiencia
Internacional.

R3.7 Lanzar programas especificos de financiacion y/o
contratacion de jovenes cientificos dedicados a proyectos de
iInvestigacion en enfermedades raras.

R3.8 Apoyar la evaluacion de medicamentos ya existentes en
nuevas combinaciones y nuevas indicaciones como
estrategia rentable para la mejora del tratamiento de
pacientes con enfermedades raras.



EXTRACTO DE LOS INDICADORES
DEL EUROPLAN PARA EVALUAR

LOS LOGROS DE LAS INICIATIVAS

.
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INDICADORES DEL EUROPLAN

ACCIONE | INDICADO | CLAS | RESPUESTAS INICIATIVAS EN CURSO
S RES =

*Programa especifico nacional: accion

Consolider/CIBER lanzada en 2006 dentro de Ingenio
2010. De los 9 CIBER, el CIBERER, esta dedicado
de manera exclusiva la investigacion en ER.
*Programa especifico regional (Fundacién publica no
gubernamental): 182 Marat6 TV3-(2009). Los fondos

Programa de recaudados se dedican a proyectos de investigacion
investigacion en ER a desarrollar entre 2011-2013. La convocatoria
especifico en ER estaba dirigida a Catalufia y las CCAA
Construcci  Existencia de catalanoparlantes.
on de un programas Programa de *Programa no-especifico nacional con asignacion
programa nacionales/ Proces investigacion en prioritaria a proyectos de I+D en ER: la Accién
de regionalesde o ER incluido como Estratégica en Salud (AES) del Plan Nacional 2008-
investigaci  investigacion prioridad en el 2011 establece como linea prioritaria la investigacion
o6n en ER en ER programa de en ER (BOE n° 58, de 8 de marzo de 2010). En
investigacién concreto, en el Cap.l, art. 2 (Lineas de investigacion
general prioritarias), linea 2 (ER) y Cap. VI (Linea de

actuaciones complementarias de refuerzo), Art. 127,
No hay programa punto 3 (desarrollo de medicamentos huérfanos).
de investigacion en  <El Programa Nacional de Biologia Fundamental no
ER orientada financia proyectos de investigacion basica

en ER.

sConvocatorias autonémicas abiertas de 1+D en las

gue cabe presentar proyectos sobre ER.

*Redes Tematicas de Investlga0|0n Cooperatlva en
SQalid (REFTICSY Nn ecsnecificas de FR



INDICADORES DEL EUROPLAN

ACCIONE INDICADORES CLASE RESPUESTAS INICIATIVAS EN CURSO

No existe, no claramente

establecido - Programas especificos
(CIBERER): evaluaciones
Seguimiento del Existe, claramente cientificas anuales de resultados
programa de Proceso delimitado, parcialmente por parte del ISCIII.
investigacion en ER implementado

- Programas no-especificos:
justificaciones anuales y
evaluacion final de proyectos FIS

Existe, claramente

%ﬁnte (AES) y dSI resto de convocatorias
Numero de proyectos
de investigacion en Porcentaje de proyectos Entre 2005 y 2009, se han
ER aprobados al afio Resultado  sobre ER del total de financiado desde el FIS 235
(si es posible, afios S proyectos aprobados proyectos en ER de un total
pasados antes de 3.829, lo que representa un
que el plan 6.14%.

comenzara a
funcionar).



INDICADORES DEL EUROPLAN

ACCIONE INDICADORES CLASE RESPUESTAS INICIATIVAS EN CURSO

*MICINN: Accion Estratégica en
Salud (ISCIII), Subprograma de
Proyectos de Investigacion clinica
no comercial con medicamentos
de uso humano.

Si, actuacién implementada eConvocatorias de ayudas para

Ensayos clinicos proyectos de investigacion clinica
financiados por Resultado  No se han decidido de caracter no comercial con
organismos publicos s actuaciones medicamentos de la agencia
espafola del Medicamento-MSPS.
Bajo discusion Fomento de la traslacion de la

aplicacioén terapéutica de
medicamentos de uso humano,
huérfanos y terapias avanzadas.

eIniciativa Consorcios de Apoyo a
la Investigacion Biomédica en Red

En curso Participacion del ISCIIl en el
proyecto desde su inicio (2006)
Participacion en E- Proceso En proceso como Institucién firmante del
RARE proyecto E-Rare de ERANET. En
No considerado la Ultima convocatoria participan

varios grupos espafioles, tres de
ellos como coordinadores.



INDICADORES DEL EUROPLAN

ACCIONE INDICADORES | CLASE | RESPUES INICIATIVAS EN CURSO

Si, aunque de manera no especifica, al incluir las
ER como linea prioritaria en la Convocatoria de la
AES:

‘Linea 3 : Fomento de la investigacion en Salud

:gsleusst:ggccilgnlin Sl Publica, Sal_ud Ambi_er_1ta| y Salud Laboral, .

Salud Publica y Proceso  No Dependenmg y Ser\{|0|os de Salud, para la mejor '

Social en el campo calidad de vida funcional de la poblacion espafiola’.

de las enfermedades Bajo Elaboracién por parte del Comité de Etica del

raras discusion Instituto de Investigacion en Enfermedades de
guias y recomendaciones relevantes para las ER:
Cribado poblacional de ER, biobancos y registros
de pacientes (publicadas) y otras dos en
preparacion , Investigacion cualitativa, pruebas
El Fondo de Investigacion Sanitaria, a traves del
Programa de Infraestructura financia plataformas e
infraestructuras generales, para centros del SNS y

Plataformas y otras Si centros asociados dependientes de las

infraestructuras que Consejerias de Salud.

estén también Proceso No

financiadas por el El CIBERER cuenta con plataformas de apoyo a la

programa de Bajo investigacion especifica en ERs (biobanco,

investigacion discusién plataforma de fenotipado,...).



INDICADORES DEL EUROPLAN

ACCIONES INDICADORES | CLAS | RESPUEST INICIATIVAS EN CURSO

Contratacion especifica: a través de los

Existencia de una programas de RRHH y de Formacion del
politica nacional ~ Numero de Si CIBERER (314 contratos en total con una

de apoyo al jovenes cientificos plantilla de 172 trabajadores y 544 adscritos en
reclutamiento de  contratados cada  Proces No la actualidad).

jovenes afo para trabajar o L - .

cientificos / especificamente Bajo discusion Contrataleon NG especiicasa t[aves 22 e
investigadores en enfermedades F:ap.ll, nga 'de RRHH GRS CE IR GUE €
especificamente raras incorporaran |qve§tlgadores en ER por ser ésta
para una linea prioritaria y una actuacion

e co,mplementarla de refuerzo. Inf:Iuye contratos
. ‘Rio-Hortega’, ‘Sara Borrell’, ‘Miguel Servet' y de

{E€CICOS Ue apoyo.



INDICADORES DEL EUROPLAN

ACCIONES INDICADORES | CLASE | RESPUESTAS INICIATIVAS EN CURSO

Fondos
asignados para el
programa de
investigacion en
ER

Hay fondos
publicos
especificos
asignados para la
investigacion en
ER

Fondos asignados
por afo
especificamente
para proyectos /
actuaciones de
investigacion en
ER desde que el
plan comenzé

Proceso

Resultado
S

|2

No

Bajo discusién

Millones de Euros
asignados a
proyectos de
investigacion en
ER

Porcentaje de
fondos asignados
para proyectos de
ER del total de
fondos para
proyectos.

Fondos destinados al CIBERER entre
2006-2010: mas de 35 millones de
euros.

El Plan Nacional de I+D, a través del
FIS/AES, ha destinado un total de
22.036.779 Eur a proyectos en ER entre
2005 y 2009.

Importe destinado a investigacion desde
las CCAA con los fondos transferidos
para la implementacién de la Estrategia
en ER del SNS.

Entre 2005 y 2009, el FIS ha destinado
un total de 22.036.779 Eur a proyectos
en ER de un total 319.944.650 Eur, lo
que representa un 6.89%.



GRUPO DE TRABAJO DE
INVESTIGACION EN ENFERMEDADES

RARAS
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VIAPA DE LOS RECURSOS T
INVESTIGACION, INFRAESTRUCTURAS

Y PROGRAMAS EXISTENTES PARA

\ RAVIIZZRYAND J L\ | [

« Evaluacion de los recursos de investigacion e
Infraestructuras en ER de diferentes disciplinas y
fuentes de financiacion, tanto publicas como
privadas. Valorar si una financiacion mixta publico-
privada es factible.

 ¢Existe un programa nacional especifico de
Investigacion en ER con fondos exclusivos? ¢ Hay
campo para tal programa?

» ¢Qué margen hay para la investigacion orientada
por los afectados?

e Sugerencia:
- Area especifica: biobancos y bases de datos



NECESIDADES Y PRIORIDADES DE

LA INVESTIGACION

« Evaluacion de las necesidades y prioridades en
Investigacion basica, clinica y traslacional, asi
como prioridades en investigacion social en el
ambito de las enfermedades raras.
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PARTICIPACION DE INVESTIGADORES Y

PACIENTES EN LOS PROYECTOS DE

\ A al B124P ¢

« COmo establecer vinculos entre la investigacion
basica y traslacional y los Centros de
Excelencia.

 Promover la investigacion desde planteamientos
interdisciplinarios.

» Fortalecer los intercambios entre organizaciones
de pacientes.

* Programas especificos para financiacion o
reclutamiento de jovenes cientificos para
Investigar sobre ER.



SOSTENIBILIDAD DE LA

INVESTIGACION SOBRE ER

e ¢;COmMo garantizar, mediante mecanismos
adecuados de financiacion la sostenibilidad
estructural y a largo plazo de proyectos e
iInfraestructuras de investigacion en el ambito de
las ER?. En particular, en lo que respecta a
investigacion en salud publica y social, asi como
a infraestructuras transversales.



INVESTIGACION EN ER EN

COLABORACION CON LA UE

o ¢;Como fomentar y apoyar la participacion de
Investigadores y laboratorios nacionales,
pacientes y organizaciones de pacientes en
proyectos europeos?



GRUPO DE TRABAJO
DE INVESTIGACION EN ER

Propuestas del grupo de trabajo

.
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A propuesta de este grupo de trabajo se plantea una
cuestion adicional relativa a la conveniencia de que haya
iInformacion explicita actualizada anualmente que recoja
la investigacion que se hace en Esparfia en el ambito de
las ER. Esta informacion podria quedar recopilada en un
sistema de informacidon nacional para el cual enviarian
datos de proyectos en ER todas las agencias
financiadoras, tal y como se ha recogido anteriormente.

 Del mismo modo seria conveniente contar con
Inventarios actualizados, a anos vencidos de recursos
(humanos, infraestructuras, plataformas tecnologicas,
programas, recursos economicos etc..)

* La investigacion se veria muy favorecida por la
acreditacion de centros, servicios o unidades de
referencia. Esto, ademas favorecera la participacion de
estos CSUR en “Network of Centres of Expertise”
europeos.



GRUPO DE TRABAJO
DE INVESTIGACION EN ER

Propuestas de la audiencia

.
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MUCHAS GRACIAS
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