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Three questions

� What is the issue?

� What do we know?� What do we know?

� What has to be done?
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Why do we need health service 
research? Dimensions of an economic 

evaluation…
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How do we proceed?

� BMG-study
• /������������"�����

• 	�"��""���"�(�����0%���"�����%��"��"����������

• 	�"��""���"�(��������"�����%"

• 1����"������(������,��"���������• 1����"������(������,��"���������

� Specific evaluation depending on an indication (CF-study)

� EU-study
• ������������#���2����������3������.�������4�������� ��/��������������"�

(����.����	�"��"�"��������%��)25.46/�.	+

• !����������7�������2�"�����8��%���
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Which perspectives were taken into 
account?
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Rare Diseases are currently attracting 
insufficient attention in Germany

totally agree

agree
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neutral

disagree

totally disagree
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Which individual care factors are 
important for patients?

Fast access to new drugs

Europe-wide 
treatment options

Close to 
residential care
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High competence of medical care

Information about new treatment possibilities

Psychosocial care
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Patients with Rare Diseases need a 
comprehensive and specialised care

� Qualified health care providers (medical and non-medical) are necessary
− 6��������(�"%������"�"
− 5�����"������"%����"

� Patients have a high and comprehensive demand for care
− >���
��#���������������"�"��#��"�"�%��������������� �������"�����"
− 3�����#��������*���%������������������������������� ������������"�����
− �����""�����"��������������"�����"����������������� ���"��%�������

���%����������������""���
− >���"�"������� �����%�"��������������""������
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Rare Diseases from health care providers
point of view:

Reimbursement

Other costs

Physiotherapy, diet guidance
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Diagnostic service

Laboratory checkup

Routine checkup

Additional costs of the 
institute
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Recommendations of the study

?� B#%��#������������C����������������%���� Centres of Reference or 
Expertise

�� 	�����%#���������#%��#������������ Shared-Care Models

�� ���#������������������������"���� Off-Label-Use�� ���#������������������������"���� Off-Label-Use

&� !�������������"���� therapy guidelines / clinical pathways

-� B����"������ European co-operation

9� $��#����������� national coalition ����.����	�"��"�"���������������D������"�
����(���������#���#��"�������

:� 	�����%#��������� German National Plan ����.����	�"��"�"
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Development of 
recommendations and 

realisation of them: 
A national action league for 
people with Rare Diseases 

(NAMSE),
where the different where the different 

perspectives of all relevant 
stakeholders are considered

Aim/result: 
German National Plan for 
people with Rare Diseases

Announcement: 8. March 2010
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Aims of NAMSE

� B#%��#���� ���� ����##��������" �������!�������������� �5
� !���������� ������������ ����������" ����������������.����	�"��"�"
� ������ ��##��*�������������������������� ���������" ����������������.����

	�"��"�"
� !�����������"�������
��#���C������������� ����%��%���(����.����	�"��"�"
� �""�"�������"�����"�#���������������� .�������������0%����"��!�����"
� ����������%�����%��D���"� ����������"�����������������.����	�"��"�"
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� Steering committee (SC)
� 	���"���"����������������������
� ��#���"����#� ����������"��'�������"� �������������������"�"��#�

��"%���������%�����������(�
� 	���"����#�'��� ����������

• 2�"�������"

Organisation

• 2�"�������"
• �%����"������������
• !������������"�����������(��'��������%"

� �������������������������"���"� �������(��'��������%"
� ���%������##��������"� ���������#%��#���������������#
� �������#������
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� Working groups
� �������� �������������������������(��'
� 1�������������������������"%��"�������%���#���"���� ����2�
*�����2�2$�

��������"�������%��������������.����	�"��"�"����
�� #�����!3�����E�
� ���������(�����0%���"�����%��%������������� )�������������������#����

,��"������������(��'��������%+

Organisation

,��"������������(��'��������%+
� ��""�����������"������������������"�������#%��0�%�� ���#"
� ��#��%�������"���"����(����������#

� .�����������%������ ����"����������##�����

� �����������,�������"���,�����
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� External office of BMG
� !����������� ����������������C�����)!�##����������������+
� ����������*���#���"������������������ ��������"�%%� ��� ���C����
� 6�����"�����������������������"���������"���������� ��%��"�(�����"�����

(��'��������%"

Organisation

� �������.�������"� ����������������(��������"������������%
� ���%�����������)%�����+%��D���"
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� �������� �����#����� 8����"������� '��(�����
� 	�����"���"� ���� �����%�� )��������������������%#����������������"+
� 3������������"�(�����"� ,������ �""������
� C����������������%�������(��'"���� .��������������0%����"��!�����"
� .�"�����

Spheres of activity

� .�"�����
� 6�������%��" *����������������"����������##�����
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Timetable

� Announcement of NAMSE
� �������<?<

� Constituent meeting
� ��##����<?<

� Finalisation German National Plan for Rare Diseases 
� F�����<?�
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