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Schwerpunkte und Netzwerke fir Seltene Erkrankungen

Verbundpartner

Die ERN setzen es sich zum Ziel, einen ech-
ten Mehrwert fir alle EU-Mitgliedstaaten zu
schaffen. Die einschlagigen Rechtsvorschriften
raumen Landern ohne Vertretung in einem
genehmigten ERN die Maglichkeit ein, tiber
Gesundheitsdienstleister teilzunehmen, die
von ihrem Mitgliedstaat als assoziiertes
nationales Zentrum und/oder nationales
Kollaborationszentrum benannt wurden.

Die Mitgliedstaaten kénnen auf
ihren Wunsch auch ein nationales
Koordinationszentrum als Verbindungsstelle
flr alle ERN benennen. Das ERN-Gremium
der Mitgliedstaaten schafft einen gemein-
samen Rahmen f(r die Benennung derar-
tiger Zentren und ihre Integration in die
ERN. Die Benennung der Verbundpartner
durch die Mitgliedstaaten muss jedach in

jedem Fall im Wege offener, transparenter
und stabiler Verfahren erfolgen.

Die ersten Verbundpartner sollten von den
Mitgliedstaaten bis Ende 2017 nominiert
werden.
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Affiliierte Partner®
Eine alternative Méglichkeit zur Teilnahme an
ERNs

FiUr die Teilnahme von nationalen Einrichtungen
an einem ERN bestehen mehrere Mdglichkeiten.
Neben einer Vollmitgliedschaft (die nur nach En-
dorsement des Mitgliedslandes auf Basis eines na-
tionalen Auswahlverfahrens méglich ist) kann eine
Anbindung als affiliierter Partner, der vom Mit-
gliedsland nach einem ebenfalls national zu defi-
nierenden Verfahren aktiv nominiert wird, erfol-
gen. Die affiliierte Partnerschaft umfasst drei ver-
schiedene Formen. Erstens sogenannte assoziier-
te nationale Partner, die ausdricklich Gesund-
heitsdienstleistungen anbieten, d. h. es handelt
sich um klinische Einrichtungen, wobei hier — im
Gegensatz zur Vollmitgliedschaft — durchaus auch
rein diagnostische Einrichtungen mitgemeint sind.
Kooperierende nationale Partner als zweite Form
der affiliierten Mitgliedschaft steuern dagegen
ausschlief3lich Wissen und Expertise zur Verbesse-
rung der Versorgungsqualitdt eines ERN bei. Eine
Besonderheit fir Lander, die weder Vollmitglieder,
noch assoziierte nationale Partner in ERNs haben,

sind schlieRlich nationale , Coordination hubs",
also rein koordinativ tatige Einrichtungen, die den
Anschluss an die verschiedenen ERNs gewabhrleis-
ten sollen.

Grundsatzlich liegt es im Ermessen des jeweiligen
ERN, inwieweit vor allem assoziierte Partner als
vollwertige Mitglieder an allen Aktivitdten teil-
nehmen konnen; lediglich die Koordination eines
ERN ist a priori ausschlieRlich Vollmitgliedern vor-
behalten. Da die Teilnahmebedingungen vertrag-
lich zwischen den Partnern und den Koordinato-
rinnen der jeweiligen ERNs ausgehandelt werden,
besteht hier ein relativ grof3er Handlungsspiel-
raum. Fur Einrichtungen, die das nationale En-
dorsement als Vollmitglied (noch) nicht bekom-
men haben, ist dies also ein durchaus gangbarer
Weg, an einem ERN mitzuarbeiten. Einzige Ein-
schrankung ist die Regelung, dass nicht gleichzei-
tig Vollmitglieder und affiliierte Partner aus dem-
selben Land an demselben ERN teilnehmen kon-
nen. Wie unter diesem Aspekt moglichst alle un-
terschiedlichen Subspezialisierungen innerhalb
des Fachgebiets eines ERN in die internationale
Vernetzung mit einbezogen werden konnen, ist
derzeit noch offen. (vu)

= ERNs — Affiliated Partners [1]
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Korrespondenz mit ERN-Koordinatoren
Uber ihren Umgang mit affiliierten Part-
nern

Laut europdischer Kommission ist die Teilnahme von
affiliierten Partnern ausdricklich erwinscht, um mit
designierten ERN-Expertisezentren zusammen zu
arbeiten. Der genaue Kontext der affiliierten Zentren
wurde jedoch von der EU noch nicht definiert. Die
ERN-Koordinatoren werden aber offiziell Anfang
Mirz iber diesen Begriff und seine Implikationen in
Brissel aufgekldrt.
R. Ladenstein, St. Anna Kinderkrebsforschung und
St. Anna Kinderspital, Wien,
Koordinatorin des ERN PaedCan

......... momentan ist wenig Uber die affiliierten Part-
ner bekannt, die EU wird die Aufnahme neuver Mit-
glieder wahrscheinlich vertagen. Momentan geht es
viel um die innere Struktur der ERNs, nationale Ko-
ordinatoren, das Clinical Patient Management Sys-
tem und dann auch die Verzahnung in der For-

O.Hiort, Uni.-Klinikum Schleswig-Holstein
Co-Coordinator Endo-ERN

Das Europaische Referenznetzwerk fir
kindliche Krebserkrankungen (ERN Pa-
edCan) — Koordination durch das Experti-
sezentrum St. Anna, Wien

Europdische Referenznetzwerke stellen ein Sys-
tem von nach Fachgebieten spezialisierten Netz-
werken aus Europas Topexperten bzw. Topge-
sundheitseinrichtun-  »2Xy
gen dar und sind eine  »*
zukunftsweisende :
Europdische  grenz-
Ubergreifende Initia-
tive um flachende-
ckend die bestmogli-
che Diagnosekapazi-
tat und Behandlung
von Patienten mit
seltenen Erkrankun-
gen zu garantieren.
Am 9. Marz 2017
wurden offiziell 24
Europdische  Refe-
renznetzwerke  von
der Europaischen
Kommission ins Le-
ben gerufen.

Die langjdhrige Erfah-
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rung von Prof.in Dr.in Ruth Ladenstein als Fach-
arztin fir Hamatologie und Onkologie im Kindes-
und Jugendalter und im Management von EU-
geforderten Projekten war ausschlaggebend fir
die Ernennung zur Koordinatorin des Europdischen
Referenznetzwerks fir péadiatrische Onkologie,
eines der zwei onkologischen ERN-Netzwerken. In
Osterreich ist das St. Anna Kinderspital in Verbin-
dung mit der St. Anna Kinderkrebsforschung das
erste Expertisezentrum mit koordinierender Funk-
tion fur ein ERN. Damit wird im Gesundheitswe-
sen eine Zusammenarbeit zwischen Gesundheits-
dienstleistern der gesamten EU institutionalisiert,
die unmittelbar die Heilung der Patienten in den
Fokus stellt.

Mit 20.000 Neudiagnosen und 6.000 Todesfallen
europaweit pro Jahr ist Kinderkrebs nach wie vor
die todlichste Erkrankung bei Kindern ab einem
Jahr. Besonders in Landern mit gering entwickel-
ter medizinischer Versorgung bzw. Infrastruktur
erhalten Betroffene oftmals keine passenden Dia-
gnosen oder nur eine suboptimale Behandlung.
Grund dafir sind die geringen Fallzahlen einiger
Kinderkrebsarten und fehlendes Wissen, seltene
oder komplexe Krankheitsbilder zu erkennen und
zu behandeln.

Durch die Vernetzung medizinischer Kompetenz-
zentren in Europa erhdhen sich die Chancen von
Kindern mit Krebs, eine addquate Diagnose und
beste Behandlung zu erhalten. Mit dem ERN Pa-
edCan werden europaweit virtuelle padiatrische
Tumorboards, also multidisziplindre Experten-
gremien aus Facharzten, aufgebaut, um mit Hilfe
modernster  E-Health-Tools  State-of-the-art-
Expertise in ganz Europa zu vernetzen und zu ver-
breiten. Dank dieser neuen Mdglichkeiten wird der
multidisziplindre Austausch von Expertise

W. Holter, SL M. Arrouas, R. Ladenstein



unterstitzt und werden genauere Diagnosen so-
wie bestmogliche Behandlung ermdglicht.
AulBerdem bilden sich im ERN PaedCan auch na-
tionale Netzwerke betroffener Eltern von Kindern
und Jugendlichen mit Krebserkrankungen, die
mindigen Patienten, als auch die Uberlebenden
(,Survivors") selbst ab (Childhood Cancer Interna-
tional-Europe). In enger Zusammenarbeit werden
hier das Wissen und die Bedirfnisse Betroffener
abgeholt, um durch die verstarkte Einbindung zu
wesentlichen Weichenstellungen im Gesundheits-
wesen beizutragen und letztlich verbesserte Be-
handlungsprozesse und Heilungsraten europaweit
zu erreichen.

»In einigen Ldndern Europas fehlen sowohl
Know-how als auch der Zugriff zu passen-
den Experten bzw. Einrichtungen, um vor
allem eher seltene oder besonders komple-
xe Formen von Kinderkrebs zeitgerecht zu
diagnostizieren und darauffolgend richtig
behandeln zu kénnen. Mit dem ERN Pa-
edCan gelingt es uns, in derlei Fdllen den
Zugang zu Europas Topexperten bzw. Top-
einrichtungen bereitzustellen und zu einer
besseren Behandlung der Patienten beizu-

tragen."
Ruth Ladenstein
Koordinatorin des ERN PaedCan.

30 Jahre erfolgreich im Kampf gegen Kinder-
krebs

Osterreich ist europaweiter Spitzenreiter in der
Behandlung von Kinderkrebs. Diese Rolle ist nicht
zuletzt der zukunftsweisenden Forschung der St.
Anna Kinderkrebsforschung zu verdanken, einem
der weltweit fihrenden Forschungszentren im Be-
reich Kinderkrebs. Aktuell wird in Osterreich eine
Heilungsrate von 8o Prozent erreicht. Neben Leu-
kamie erkranken Kinder am zweithdufigsten an
Tumoren. Jedes Jahr erkranken &sterreichweit ca.
250 Kinder an Krebs.

~Ldnderibergreifende Zusammenarbeit
und Kooperationen sind von zentraler
Wichtigkeit fir den Fortschritt der For-
schung und fiir die Zukunft addquater fld-
chendeckender Behandlungsmoglichkeiten.
Wir sind sehr stolz, einer der Koordinations-
partner des ERN zu sein und damit vielen
kleinen Krebspatienten eine addquate Be-

handlungsméglichkeit zukommen zu las-

sen."
Wolfgang Holter
Arztlicher Direktor des St. Anna Kinderspitals und
Leiter der St. Anna Kinderkrebsforschung.

Die ERN-Netzwerke in Zahlen:

e Zurzeit bestehen 24 ERNs euro-

paweit.
¢ Insgesamt arbeiten hier 300
Krankenhduser

¢ und 900 medizinische Einrichtun-
gen zusammen

¢ und werden bereits im Jahr 2020
Tausenden Patienten geholfen
haben.

¢ ERN PaedCan besteht aktuell aus
57 Volimitgliedern in 18 Mitglied-
staaten

e 289% dieser Vollmitglieder haben
ein Bruttonationaleinkommen
<90% des EU-Durchschnitts. Dies
filhrt zu niedrigeren Pro-Kopf-
Gesundheitsausgaben und einem
Ungleichgewicht bei der med.
Versorgung (rl)

= ERN PaedCan [2]
= ERN PaedCan —Patienten [3]

Uberlegungen zur Strukturierung des Be-
reichs Stoffwechsel in Osterreich

Und — wie geht es nun weiter ...
Der Osterreichische Weg in Sachen Designierung
von Expertisezentren ist besonders. Wie im Oster-
reichischen Strukturplan Gesundheit (OSG) 2017
festgehalten, wird es in Osterreich drei Typen von
Zentren geben. Wie genau das auf EU-Ebene ein-
geordnet werden wird, ist noch nicht klar. Mo-
mentaner Stand ist die schon erfolgte Designati-
on von 2 Vollmitgliedern (St. Anna in Wien, EB
Haus in Salzburg) weitere Designationen sollen
folgen, wobei im Rahmen der EU-Diktion zwei
L+Entitaten" bestehen (Vollmitglied und assoziier-
tes Mitglied), die beide mit einer ministeriellen De-
signation einhergehen missen. Wichtiger Punkt
laut ERN (European Reference Network)-
Richtlinie, der fur die weiteren Designationen in-
nerhalb Osterreichs wichtig ist: In einem Mit-
gliedsstaat darf es zu einem ERN beliebig viele
Vollmitglieder oder assoziierte Mitglieder geben,
aber KEINE assoziierten Mitglieder, wenn schon
Fortsetzung auf Seite 4
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Rare Diseases 3600

Collaborative Strategies to leave no-one behind

9th European Conference on Rare Diseases & Orphan Products

10-12 May 2018 Vienna

Was steht auf dem Programm?

«Rare Diseases 360° - kollaborative Strategien, damit keiner zuriickgelassen wird" ist das (ibergecrdnete Themz der ECRD
2018 Dieses Thema untermauert die einzigartige Rolle dieser fhrenden Veranstaltung fr dis Gemeinachaft von Patienten mit
seltenen Erkrankungen in Europa durch die Zusarmmenfihrung und Ermdglichung effektiver Strategizdebatten zwischen allen
Interessenvertretern im Bereich der seltenen Erkrankungen. Weiterhin umfasst das Thema das umfangreiche &ngebot an

Themenbereichen, welche die Konferanz abdackt, und die Perspektive von Patienten mit seltenen Erkrankungen als glelchberechtigte

Experten, die alle seltenen Erkrankungen grenzibergreifend représentieren.
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Save the date:

Die ECRD (European Congress on Rare Diseases &
Orphan Products) kommt von 10.-12.5.2018
erstmals nach Osterreich! Unter dem Motto ,Rare
Diseases 360° — kollaborative Strategien, damit
keiner zurickgelassen wird" treffen Patientenver-
treter aus ganz Europa im Messezentrum Wien
zusammen. (vm)

= ECRD [4,5]

Fortsetzung von Seite 3
ein Vollmitglied innerhalb des betreffenden ERN
besteht. Innerhalb eines ERN bedeutet die Desig-
nation als Vollmitglied, dass von diesem auch die
Aufgabe der Koordination des ERN Gbernommen
werden kann, das gilt fir die assoziierten Mitglie-
der nicht — sonst konnen alle anderen Tatigkeiten
innerhalb des ERN auch von assoziierten Mitglie-
dern wahrgenommen werden. Momentan sind in
Osterreich offizielle Mitglieder eines ERN nur die
beiden bereits designierten Vollmitglieder (s.o.).
Manche Experten-Teams haben sich auf ihre eige-


https://www.prorare-austria.org/newsroom/veranstaltungen/event/9th-eurpean-conference-on-rare-diseases-orphan-drugs-ecrd/
https://www.rare-diseases.eu/de/
https://www.rare-diseases.eu/de/

ne Initiative mit den entsprechenden ERN Koordi-
natoren in Verbindung gesetzt und bekommen
nun auf diesem Wege wenigstens die Informatio-
nen von dem jeweiligen ERN, ohne bisher offizielle
Mitglieder des ERN zu sein, da ja dafir die offiziel-
le nationale Designation benétigt wird.

Was bedeutet das nun z.B. fUr den Bereich ,,Ange-
borene Stoffwechselstérungen™? International
ware dieser Bereich den metabERN zuzuordnen.
Das nationale 6sterreichische Netzwerk derjeni-
gen, die sich mit Angeborenen Stoffwechselsto-
rungen befassen, gliedert sich im Wesentlichen an
die Experten, die an den 4 Universitaten arbeiten
— jede Gruppe hat ihre besondere Expertise und
Schwerpunkte, im Netzwerk ist aber gleichzeitig
eine wohnortnahe regionale Versorgung von Pati-
entlnnen mit angeborenen Stoffwechselstérungen
moglich. Die Standorte sind als Expertisezentren
in ihrem Profil an den Designationsprozess etwa
gleich. Daher ist es im Sinne des regionalen Zu-
gangs zu Diagnostik und Therapie nicht sinnvoll,
nur einen der Standorte (Graz, Innsbruck, Salz-
burg, Wien) zu designieren. Die urspringliche
Idee, das Netzwerk als ein Zentrum mit 4 ver-
schiedenen Standorten zu designieren, hat in den
Vorgaben der EU keinen Raum. Somit wird wohl
der nachste Schritt die zeitgleiche Designation
der vier Standorte zu assoziierten Zentren sein,
mit mittel- bis langfristiger ,,Umwandlung" der
vier Standorte in Vollmitglieder. In anderen Be-
reichen, bei denen die Expertise dhnlich in Oster-
reich verteilt ist, wird wohl ahnlich verfahren. Im
Falle des ERN Genodermatosen ist in Innsbruck
nur die Designation zu einem Vollmitglied mog-
lich, da es in Salzburg ja schon ein Vollmitglied
gibt — und laut EU Vorgabe dann im gleichen ERN
ein 2. Zentrum kein assoziiertes sein darf. Das mit
dem Designationsprozess befasste Gremium be-
zieht somit regionale und europaweite Aspekte
im Verlauf mit ein. Die kommenden Monate wer-
den letztendlich auch mehr Klarheit Gber die zeitli-
chen und formalen Abldufe bringen. Inzwischen
bemUhen wir uns innerhalb des Expertisefeldes
~Angeborene Stoffwechselstérungen* um den An-
schluss an ,unser" ERN und sind in losem Kontakt
mit dem metabERN Koordinator, um wenigsten
die Informationen zu den Vorgdngen und Vorha-
ben innerhalb des metabERN zu bekommen und
inhaltlich nicht den Anschluss zu verlieren. (dk)

= 0SG -2017 [6]
= MetabERN [7]

Neuvordnung der Kinderchirurgie in
Deutschland

Am 5. Dezember vergangenen Jahres haben Prof.
Dr. P. Schmittenbecher (Prasident der Deutschen

Gesellschaft fur Kinderchirurgie) und Prof. Dr. J.
Fuchs (Prasident der deutschen Gesellschaft fir
Chirurgie, selbst Kinderchirurg) bei der Jahrespres-
sekonferenz der Deutschen Gesellschaft fur Chi-
rurgie Uber die Neustrukturierung der Kinderchi-
rurgie in Deutschland referiert. Dabei hielten sie
Folgendes fest:

e Kranke Kinder und Jugendliche muissen von
arztlichem und pflegerischem Personal be-
treut werden, das sich gezielt auf die korperli-
chen, seelischen und entwicklungsbedingten
Bedurfnisse von Patienten und deren Fami-
lien einstellen kann.

e Bezugnehmend auf die finanziellen und de-
mographischen Entwicklungen schlagen bei-
de Kinderchirurgen eine ressourcenoptimie-
rende Neuordnung der kinderchirurgischen
Abteilungen vor.

e Grundsatzlich sollen Kinder und Jugendliche in
interdisziplinaren Zentren von Padiatern
und Kinderchirurgen konservativ und operativ
behandelt werden. Bei der Umsetzung der
Zentrenbildung muissen dann unterschiedli-
che Versorgungslevels entstehen.

e Seltene Erkrankungen und komplexe Fehlbil-
dungen sollen in spezialisierten kinderchi-
rurgischen Referenzzentren und Kliniken der
Maximalversorgung therapiert werden.

Die Wegstrecken wirden zwar weiter werden, da-
fur kann die medizinische und pflegerische Quali-
tat bei gleichzeitiger Ressourcenoptimierung ver-
bessert werden. (sd)

= Mitteilung der DGCH [8]

= Zukunft der Kinderchirurgie [9]

2. Osterreichischer EUROPLAN-Bericht
istda © ©!

Die Ergebnisse der 2. Osterreichischen EURO-
PLAN-Konferenz, welche im Oktober 2017 in Wien
stattfand und die soziale Versorgung von Men-
schen mit seltenen Erkrankungen thematisierte,
sind ab sofort Uber die Pro Rare Website verfig-
bar.

Seit 2008 sind seltene Erkrankungen prioritares
Aktionsfeld gesundheitspolitischer Programme
auf europdischer Ebene. Das "European Project for
Rare Diseases National Plans Development (EU-
ROPLAN)" ist ein von der Europdischen Kommis-
sion co-finanziertes Projekt mit dem Ziel, die Ent-
wicklung und Umsetzung Nationaler Aktionsplane
und Strategien fur seltene Erkrankungen voranzu-
treiben, Informationsaustausch zwischen den Mit-
gliedsstaaten zu forcieren und nationale Bemi-
hungen mit europdischen Bestrebungen in Ein-
klang zu bringen.


https://www.bmgf.gv.at/home/Gesundheit/Gesundheitssystem_Qualitaetssicherung/Planung_und_spezielle_Versorgungsbereiche/Der_Oesterreichische_Strukturplan_Gesundheit_ndash_OeSG_2017
https://ec.europa.eu/health/sites/health/files/ern/docs/metabern_factsheet_en.pdf
https://www.dgch.de/index.php?id=79&tx_news_pi1%5Bnews%5D=959&tx_news_pi1%5Bcontroller%5D=News&tx_news_pi1%5Baction%5D=detail&cHash=455b3141948d788937dd500cc171f16b
https://www.dgkch.de/images/dgkch/Dokumente_oeffentlich/Zukunftspapier_DGKCH_2017-1017.pdf

Die 1. Osterreichische EUROPLAN-Konferenz fand
im Mai 2015 in Wien statt und war dem "Nationa-
len Aktionsplan fUr seltene Erkrankungen
(NAP.se)" gewidmet. Mit der 2. Osterreichischen
EUROPLAN-Konferenz konnten weitere Hand-
lungsfelder fir die heimische Gesundheits- und
Sozialpolitik eroffnet werden. (vm)

= 2. EUROPLAN-Bericht [10]

Mag. Joy Ladurner verlasst die Nationale
Koordinationsstelle fir Seltene Erkran-
kungen (NKSE)

Zusammen mit PD Till
Voigtlander hat sie seit
2014 die NKSE geleitet,
wobei sie die Interes-
sen des Bundes, der
Lander, der Sozialver-
sicherungen, das Dran-
gen der Betroffenen
und ihrer Betreuer und
zuletzt noch das Tem-
po des rasenden Europdischen Zuges unter einen
Hut zu bringen hatte. Eine Herkulesaufgabe.
Entscheidend war sie am Zustandekommen des
NAP.se 2015 beteiligt. Zuletzt war sie in dessen
Umsetzung involviert, die sich u.a. in der Designa-
tion der ersten Osterreichischen Expertisezentren
niederschlug. In einem rezenten Interview zieht sie
Bilanz.

Weit dariber hinaus nahm sie offensichtlich per-
sonlich und emotional am Schicksal der betroffe-
nen Patienten teil. Unvergessen das Bild, sie am
Samstagvormittag, den 28.2.2015, freudestrah-
lend die ersten druckfrischen Kopien des NAP.se
schwingend am Platz vor der Staatsoper, dem
Sammelplatz fUr den jahrlichen Marsch der SE.
Diese Mischung aus disziplinierter Rationalitat und
empathischer Partizipation hat jedem Respekt ab-
verlangt. (fw,hd, jh)

= Interview vom 4.12.2017 [11]

...auch relevant

56. Jahrestagung der
Osterreichischen Gesellschaft fiir £
Kinder- und Jugendheilkunde

27.- 29. September 2018 Bl
Design Center Linz '

Kinderarzt-Quo vadis

Von der Primarversorgung bis zum
Whole Genome Sequencing

= 56.JT. der OGKJ [12]

Short News

Johann Seethaler  Ubernimmt  von
Joy Ladurner die Funktion des strategischen
Leiters der NKSE (Nationalen Koordinations-
stelle fUr Seltene Erkrankungen).

= Johann Seethaler [13]

Daniela Karall hat mit 1.1.2018 Wolfgang
Sperl als Prasidentin der OGKJ (Osterreichi-
schen Gesellschaft fir Kinder- u. Jugendheil-
kunde) abgelost.

= Prasident der OGKJ [14]

Christiane Druml, Vorsitzende der Osterr.
Bioethikkommission, kritisiert das mangeln-
de Tempo bei der Grindung von Expertise-
zentren in Osterreich.

= OREF-Bericht [15]

Scheiden die UK im Rahmen des Brexit aus
den ERNs aus?
= UK and ERNs [16]

Spinale Muskelatrophie: Neben der rezenten
Enzymersatztherapie (EET) scheint eine Gen-
therapie ante portas zu sein?

— Literatur [17,18, 19]

Shire, Microsoft and EURORDIS bilden eine
Plattform zur Beendigung der diagnosti-
schen Odyssee von Patienten mit SE.

= Plattform [20]

> > > b > pSave the Date < 4 4 4 < «
21-22.9.2018 9. Kongress fir Seltene Er-
krankungen, Med Campus Graz

=> 9.Kongress SE [21]

Impressum/ Offenlequng (§§ 24,25 MedienG)
Medieninhaber und Herausgeber : Franz Waldhauser,
1060 Wien, Amerlingstrasse 4 /20; E-Mail:
nl@expertisenetze.at

Fir Inhalt und Zusammenstellung verantwortlich: Univ.-
Prof. Dr. Franz Waldhauser (fw), Univ.-Prof. Dr. Johann
Deutsch (hd). Weitere Beitrage sind gekennzeichnet und
in Verantwortung der jeweiligen Autoren: Dr. Ursula Un-
terberger, BM Gesundheit (uu); Univ.-Prof. Dr. Ruth La-
denstein, St. Anna Ksp.(rl), Dipl.-Ing. Victoria Mauric,
ProRare Austria (vm); Univ.-Prof. Dr. Daniela Karall, Dpt.
f. Kinder-u. Jugendheilk., Med.Uni.Innsbr. (dk), Dr. Ste-
fan Deluggi, Kinder- u. Jugendchirurgie, Linz (sd);

Fir Layout und elektronische Betreuung verantwortlich:
DI Dr. Johann Hochreiter.

Kontakt, Informationsaustausch oder Beendigung der
Zusendung des Newsletters unter:
nl@expertisenetze.at

Erkldrung Uber die grundlegende Richtung iS des § 25
Abs 4 MedienG siehe:
http://www.expertisenetze.at/NL/2017-
o2/Erklaerung_iS_MedienG.pdf



https://goeg.at/johann_seethaler
https://link.springer.com/content/pdf/10.1007/s00608-017-0544-3.pdf
http://science.orf.at/stories/2898118/
https://www.euractiv.com/section/health-consumers/news/eu-and-uk-patients-with-rare-diseases-in-brexit-limbo/
https://www.aerzteblatt.de/nachrichten/83238/Gentherapie-verlaengert-Leben-bei-spinaler-Muskelatrophie-Typ-1
http://www.nejm.org/doi/full/10.1056/NEJMoa1706198
http://www.nejm.org/doi/full/10.1056/NEJMoa1702752
https://www.shire.com/en/newsroom/2018/february/j9kw5e
https://www.forum-sk.at/seltene_krankheiten/9-oesterreichischer-kongress-fuer-seltene-erkrankungen-graz/
https://www.prorare-austria.org/newsroom/aktuelles/news/tatatata-der-europlan-bericht-2017-ist-da/
https://pharmaboardroom.com/interviews/interview-joy-ladurner-co-director-nkse-austria/
http://www.paediatrie2018.at/
mailto:nl@expertisenetze.at
mailto:nl@expertisenetze.at
http://www.expertisenetze.at/NL/2017-02/Erklaerung_iS_MedienG.pdf
http://www.expertisenetze.at/NL/2017-02/Erklaerung_iS_MedienG.pdf

Editorial

Die Beitrage dieses Newsletters beschaftigen sich schwerpunktmafiig mit
den verschiedenen Mdglichkeiten einer Teilnahme der 6sterreichischen Kol-
legen an den diversen Netzwerken der EU, die sich mit seltenen Erkrankun-
gen beschéftigen (ERN). Eines der besonderen Bedurfnisse dsterreichischer
Kolleglnnen ist die Sorge um die Verldsslichkeit der bestehenden Kontakte zur internationalen wissenschaftli-
chen Gemeinschaft und die leider real bestehende Mdglichkeit, den Anschluss v.a. an die wissenschaftlichen
Bemuhungen in der EU und damit auch an die therapeutischen und diagnostischen Méglichkeiten fur unsere
Patientlnnen zu verlieren.

AulBer der Méglichkeit als Vollmitglieder der ERNs gibt es also auch die Mdglichkeiten als affiliierte Partner an
diesen Netzwerken teilzunehmen. Bedingungen und Details fir eine solche Teilnahme sind noch nicht be-
kannt, weder von Seiten der ERN-Koordinatoren, denen eine zentrale Rolle zugedacht ist, noch von Seiten der
Osterreichischen Gesundheitsbehorden, die die Nominierung nach einem national zu definierenden Verfahren
vornehmen werden. Wie hoch die Zugangslatte sein wird und wie rasch Entscheidungen fallen, werden die
ndchsten Monate zeigen.

Jedenfalls gibt es jetzt schon bestimmte Versorgungsbereiche, wie die Spezialisten fir angeborene Stoff-
wechselerkrankungen, die strategische Uberlegungen Uber ihren Zugang zur Européaischen Ebene anstellen.
Es wéare winschenswert, dass sich viele andere Fachbereiche diesem Beispiel anschlief3en. Letztlich sollten
maoglichst viele Patienten von den Mdglichkeiten der 24 ERNs profitieren. Wie Patienten von ERNs profitieren
werden, wird in diesem Newsletter am Beispiel des ERN PaedCan fir die Kinder mit seltenen Krebs- und Tu-
morerkrankungen dargestellt.

Franz Waldhauser Hans Deutsch
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