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Das war’s....: Joint Meeting fur Seltene Erkrankungen (SE)
Salzburg, 8.- 9. November 2019

Knapp 200 registrierte Teilnehmer aus dem Kreis der Betroffenen, der medizinichen
Spezialisten, dem Gesundheitsmanagement und der pharmazeutischen Industrie
nahmen an der obigen Veranstaltung teil [1]. Sie war gemeinsam vom Forum Seltene
Krankheiten (FSK), der AG Schwerpunktsetzungen (PKM) und Pro Rare Austria
organisiert worden. Im folgenden werden die themenibergreifenden Sitzungen referiert.
Die Inhalte der Sitzungen mit fachspezifischen Themen werden in der kommenden
Ausgabe der Monatsschrift fir Kinderheilkunde ( 12-2019) erscheinen.

Ist eine Schwerpunktsetzung
in den Kinderchirurgischen
Fachern Osterreichs sinnvoll?

Der Beginn dieser Tagung war in einer Parallelsit-
zung der Schwerpunktsetzung in der Osterreichi-
schen Kinderchirurgie gewidmet. Das Programm
eréffnete der Prasident der Osterreichischen Gesell-
schaft fUr Kinderchirurgie, J. Schalamon, mit einer

= Programm Joint Meeting 2019 [1]

Darstellung des Themas aus der Sicht der Kinderchi-
rurgie. In seinem Vortrag hob er besonders die Be-
deutung der Strukturqualitdt in der Betreuung von
Patienten mit seltenen chirurgischen Erkrankungen
hervor. Essentiell ware dafir ein zentrales Register,
in dem die Diagnosen und die operativen Eingriffe
Osterreichweit abgebildet sind. Den Vortrag schloss
J. Schalamon mit einem Appell an die 6ffentliche


https://www.forum-sk.at/seltene_krankheiten/wp-content/uploads/2019/10/Programm_Kongress_2019_klein.pdf
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lleistungen (MEL) an Kindern (<18 Jahre) mit SE erbracht an allen Akutkrankenanstal-
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ten Osterreichs im Jahr 2018 (G.Filop, 2019).



Hand, die weitere Entwicklung mit hoheren finan-
ziellen Mitteln zu unterstitzen.

Danach strich der Abteilungsleiter fir Planung und
Systementwicklung in der Gesundheit Osterreich
GmbH, G. Fildp, die Bereitschaft hervor, die Aus-
arbeitung eines kinderchirurgischen Registers mit
den in der Gesundheit Osterreich GmbH verfigba-
ren Daten zu unterstitzen. Besonders wichtig er-

fegruppe das Einhalten der Kinderrechte und das
Recht des Kindes auf das erreichbare Hochstmaf3
an Gesundheit. Weiter wies sie auf das Recht an-
derer Patienten hin, deren Behandlungen selbst-
verstandlich in onkologischen und kardiologischen
Zentren organisiert werden. Auch aus Sicht der
Patientenorganisationen werden kooperierende
Zentren und Behandler bendtigt.

schien in der Darstellung, dass die Anzahl der
in der Kinderchirurgie relevanten seltenen
Erkrankungen, soweit diese Osterreichweit
zentral Gber den ICD-10 erfasst werden kon-
nen, pro Erkrankung oftmals im einstelligen
oder niedrigen zweistelligen Bereich liegt.

E. Schmiedeke, selbst Kinderchirurg, gab ei-
nen sehr detaillierten Einblick in die Entwick-
lung und die Bedeutung der European Refe-
rence Networks (ERN). Er zeichnete in seinen
Ausfihrungen zuerst ein visionares Bild Uber
die Arbeit der ERN und zeigte die Wichtigkeit
des Ubergreifenden Zusammenwirkens der
Netzwerke in der Behandlung von Menschen
mit seltenen Erkrankungen auf. Den zweiten

Podiumsdiskussion in der Sitzung Kinderchirurgie mit den Refe-
renten und K. Schmitt als Moderator (li.), ©R.Pispék

Teil seiner Ausfihrungen widmete E. Schmiedeke
der Frage, wie weit eine Zentralisierung sinnvoll
ware. Anhand von vielen Publikationen erklarte er
eindrucksvoll den Zusammenhang zwischen der
Anzahl von Eingriffen und der Steigerung der Qua-
litdt. Zum Schluss seines Vortrages zahlte E.
Schmiedeke die mdglichen nachsten Schritte in
der Umsetzung der Zentralisierung auf: die Teil-
nahme an den ERNs, die Bildung lokaler Netzwer-
ke zwischen ERN- und NichtERN-Kliniken sowie
eine kontinuierliche Sammlung von Daten zur
Steuerung der Zentralisierung.

Am Ende des ersten Blockes beschrieb Frau N.
Schwarzer die derzeitige Situation von Menschen
mit seltenen Erkrankungen in Deutschland anhand
mehrerer Beispiele. Sie ist die Vorsitzende von
SoMA e.V., der deutschen, bundesweiten Selbst-
hilfegruppe fir Menschen mit anorektalen Mal-
formationen und M. Hirschsprung. Die Mutter ei-
ner betroffenen erwachsenen Tochter mit Kloa-
kenfehlbildung stellte fest, dass es derzeit keine
ausgewiesenen zertifizierten Zentren fir diese
Krankheitsbilder in Deutschland gibt und dass die
jahrlich 200 — 300 neuen zum Teil komplexen ano-
rektalen Malformationen an Uber hundert kinder-
chirurgischen Abteilungen operiert wirden. Frau
Schwarzer nannte aber auch verschiedene struktu-
relle Mangel wie Pflegemangel oder Finanzie-
rungssysteme, die unter anderem auch fur die
momentane Situation verantwortlich waren.
Gleichzeitig forderte die Vorsitzende der Selbsthil-

Im zweiten Block berichteten dann noch die plasti-
sche Chirurgin H. Piza-Katzer und die beiden Leiter
des Kinderherzzentrums Linz G. Tulzer und R. Mair
Uber ihre personliche Erfahrung mit seltenen
Krankheitsbildern.

H. Piza-Katzer stellte an Hand sehr seltener Hand-
fehlbildungen eindrucksvoll dar, wie wichtig neben
der fachlichen Expertise auch die intensive Ausei-
nandersetzung mit der Thematik und die langjah-
rige Erfahrung fir den operativen Erfolg wéren.

G. Tulzer und R. Mair berichteten im letzten Vor-
trag des wissenschaftlichen Programms von der
Entwicklung des Linzer KinderHerzZentrums seit
1995 mit allen Schwierigkeiten. lhre Erfolge beleg-
ten sie mit dem therapeutischen Outcome im in-
ternationalen Vergleich, der auch in 15 Publikatio-
nen seit 2009 in Top Journals veroffentlicht wurde.
In ihren AusfiGhrungen hoben die beiden Kollegen
besonders die Bedeutung von internationaler Ver-
netzung und die Teilnahme an internationalen
Qualitatskontrollen hervor.

In der abschlieBenden Diskussionsrunde wurden
noch einmal die zum Teil kontroversiellen Ansich-
ten sichtbar. Trotzdem signalisierten alle Refe-
rent/innen, dass als erster Schritt fir die Weiter-
entwicklung der Spezialisierung in der Kinderchi-
rurgie ein nationales Register fUr Patienten mit
kinderchirurgischen Fehlbildungen und deren
Operationen nétig ist. Die Erarbeitung dieses Re-
gisters sollte demnéachst in Angriff genommen
werden. (sd, fw)




Worldwide Orphan Drug Sales & Share of Prescription Drug Market (2016-2024)
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Prognose Uber die Entwicklung der weltweiten Kosten fir Orphan Drugs (OD) It. EvaluatePharma® 2019 [2].

Orphan drugs as a % prescription sales

Werden die Kosten fir Or-
phan Drugs zu einem Problem
fir das Gesundheitssystem?

In einer Sitzung organisiert von FSK und AG
Schwerpunktsetzung (PKM) wurde von einer
hochkaratigen Runde von Experten (C. M. Aver,
Gesundheitsministrium Wien, M. Baumgartner,
Kispi Zurich, M. Satory, Pharmig Wien, E. Starz,
KAGes Graz, A. Bucsics, MoCA Wien/Brissel) dis-
kutiert, ob die Kosten der Orphan Drugs (OD) in
Zukunft ein Problem fir das Gesundheitssystem
werden kénnten: Aus Sicht von C. M. Aver kdnnen
(hohe) Innovationskosten immer in hochentwi-
ckelte Gesundheitssysteme integriert werden, so
ferne ein effizientes Management vorhanden ist,
keine Einzelfallentscheidungen gefallt werden und
eine Form der Preisregulierung greift. Von den

Medizinern wird eine strikte Disziplin gefordert
(,nicht alle kénnen und sollen alles machen"). Um
die Angst des Systems vor den Kosten von Innova-
tionen zu reduzieren, ist fir alle Bereiche ein
Nachweis wissenschaftlicher Evidenz notig. Da der
offentliche Anteil von Innovationen bisher nicht
finanziell refundiert wurde (siehe auch A. Bucsics),
die geltenden Richtlinien beziglich Patentschutz
und die Marktmacht der Industrie teilweise zur
Maximierung ihrer Gewinne missbraucht wurde,
werden diese auf EU-Ebene fir die Zukunft gean-
dert werden, betonte C. M. Aver. M. Baumgartner
zeigte die Situation in der Schweiz: es wurden 3
Referenzzentren fur SE eingerichtet. Ansonsten
unterscheidet sich die Situation nicht wesentlich
von jener in Osterreich. Die Diskussion der Finan-
zierung von OD wurde in der Schweiz durch ein
gerichtliches Urteil beziglich der Hochstkosten
von OD/Jahr angefacht. Dies fiUhrte zu intensiven
Diskussionen in jedem einzelnen Fall; trotzdem
werden derzeit noch 95% der Kosten von OD ge-
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deckt. EvaluatePharma® prognostiziert fir OD bis
2024 eine weltweite Kostensteigerung von 12,3
Prozent/Jahr und dann einen Anteil von ca. 20%
der gesamten Arzneimittelkosten [2]. Dagegen
sind die Gesamtarzneimittelkosten in O stabil und
liegen im letzten Jahrzehnt konstant zwischen 12
und 13% der Gesundheitsausgaben (M.Satory).
Dies war nur Uber administrativen Druck aufgrund
der EinfUhrung von  Generika erreichbar
(C.M.Aver).

Die Industrie

(M. Satory) ist
wie alle Betei-
ligten an einer
Sicherstellung
des  Zugangs
von Patienten
zu  Innovatio-
nen sehr inte-
ressiert: das
Risiko von teu-
ren Therapien
konnte mit ei-
ner Versiche-

A. Bucsics, MoCA , Wien/ Bris-
sel; ©R. Pispék

rung durch 18 €/Jahr/Person abgedeckt werden.
Der Rechtsanspruch von Patienten auf hochpreisi-
ge Therapien ist durch Arztegesetz, Krankenan-
staltengesetz und ASVG geregelt, aber It. einer
Rechtsposition von W. Mazal (zumindest lokal)
von den vorhandenen Ressourcen abhangig (E.
Starz).

Fir die Universitatsspitdler differieren die Meinun-
gen der Juristen (siehe M. Mayrhofer [2]). Ein fir
alle Betroffenen befriedigender Konsens (A.
Bucsics) erfordert die freiwillige Zusammenarbeit
aller Interessierten und wird auf Europaischer
Ebene getestet (MoCA= Mechanism of Coordina-
ted Access to orphan medicinal products): Eine
klare Offenlegung der Entwicklungs-, Produktions-
und Distributionskosten durch die Industrie auf
europaischer Ebene wirde von einem Grol3teil der
Referenten begrifdt werden. (hd, fw,ae)

= EvaluatePharma®©: Prognose des OD Absatz bis 2024
[2]
= M.Mayrhofer: Arzneimittelversrgung im KH [3]

Mover fir SE — getragen von
Pro Rare Austria

Grau ist alle Theorie - jetzt geht es hinaus in die
Praxis! Mittlerweile haben gesundheitspolitische
Konzepte fir seltene Erkrankungen — in den euro-
paischen Nachbarldndern, ebenso wie in Oster-
reich — in greifbare Infrastruktur, neue Netzwerke
und Projekte gemindet. Im Fokus des 1. Joint
Meetings zwischen Pro Rare Austria und der Politi-
schen Kindermedizin am Samstag, 9. November
2019 standen daher die Frage nach dem konkreten
Nutzen dieser Initiativen fir Betroffene und Ange-
horige.

Wie DI Dr. Alexander Kollmann, zukinftiger Leiter
des Bereichs ,e-health und Telemedizin® an der
SALK und e-health Beauftragter des Landes Salz-
burg, in seinem Vortrag zum Thema ,ELGA: pra-
xisorientierter Nutzen fir den Patienten" eingangs
berichtete, ist der Rollout von ELGA bereits weit
fortgeschritten. Derzeit sind 120 Spitaler sowie der
niedergelassene Bereich mit Ausnahme der Wahl-
arzte an das System angeschlossen und 8,8 Millio-
nen Nutzer registriert. 40 Millionen e-Befunde mit
standardisierten Inhalten und unterteilt nach vier
Befundtypen waren bis Anfang November 2019 in
ELGA erfasst. Dies nutzt in erster Linie den Patien-
tinnen und Patienten, die nun nicht mehr selbst
Informationstrager sind, sondern ihre Befunde und
Rontgenbilder zentral gespeichert und mit steuer-
baren Zugriffsrechten versehen wissen.

Im Anschluss faszinierte Prof. Dr. Heiko Krude, Di-
rektor am Institut fir Experimentelle Padiatrische
Endokrinologie an der Charite — Universitatsmedi-
zin Berlin, das Publikum mit Lessons Learned aus
dem Versorgungsprojekt ,Translate NAMSE".
NAMSE ist das 2010 gegrindete ,Nationale Akti-
onsbindnis fir Menschen mit Seltenen Erkran-
kungen®, dass unter der Federfihrung des Bun-
desministeriums fUr Gesundheit einen Nationalen
Aktionsplan fir Menschen mit Seltene Erkrankun-
gen erarbeitet hat. Das Projekt TRANSLATE-
NAMSE ist als Teil der Umsetzung aus einem Zu-
sammenschluss von neun Zentren fir Seltene Er-
krankungen an Universitatskliniken in Deutschland
entstanden und wird von den gesetzlichen Kran-
kenkassen unterstitzt. Im Fokus der Bemihungen
stehen eine beschleunigte Diagnosestellung, eine
verbesserte sektorenibergreifende Versorgung
und eine strukturierte Transition. Erste Ergebnisse
zeigen, dass weniger als 20 Prozent der vorstellig
gewordenen Erwachsenen und Uber 75 Prozent der
untersuchten Kinder tatsachlich an einer seltenen
Erkrankung leiden.


https://info.evaluate.com/rs/607-YGS-364/images/EvaluatePharma%20Orphan%20Drug%20Report%202019.pdf

Mitglieder von Pro Rare Austria, Salzburg 2019, © Pro Rare Austria

Analog wurde das deutsche Projekt ZSE-DUO und
damit eine duale Lotsenstruktur zur Abklarung un-
klarer Diagnosen in Zentren fir seltene Erkran-
kungen vorgestellt. Eine der wichtigsten Aufgaben
dieser Zentren ist es, geeignete krankheitsiber-
greifende Strukturen und Abldufe zur Diagnose-
findung bei Menschen mit unklarer Diagnose und
Verdacht auf eine seltene Erkrankung an elf betei-
ligten Zentren zu etablieren. Im Rahmen des Pro-
jektes wird eine duale Lotsen-Anlaufstelle mit psy-
chiatrisch-somatischer und somatisch-facharzt-
licher Expertise geschaffen, fir welche seit Okto-
ber 2018 bereits Uber 680 Patienten rekrutiert
wurden. Da Betroffene mit komplexen Beschwer-
debildern haufig unter psychischen (Begleit-)Er-
krankungen leiden, soll untersucht werden, ob ei-
ne gemeinsame Patientenbetreuung die Diagno-
sefindung verbessern oder verkirzen kann.

Derzeit geht man davon aus, dass etwa 9o Prozent
der betreuten Patientinnen und Patienten eine
psychiatrische Diagnose oder Co-Diagnose auf-
weisen.

Uber die Zukunftsperspektiven des Nationalen Ak-
tionsplans fur seltene Erkrankungen (NAP.se) in
Osterreich referierte in Folge Assoc. Prof. Priv.
Doz. Dr. Till Voigtlander vom Nationalen Biro fir
die Umsetzung des NAP.se. Neben einem Bericht
Uber den aktuellen Status der Designation, wo-
nach mittlerweile sieben Expertisezentren (Typ B-
Zentren) sowie 42 Assoziierte Zentren ausgewie-
sen wurden, konnten auch Schwerpunkte fir die
Zukunft des NAP.se definiert werden. So soll die
Designation aller Typ-B Zentren in den kommen-
den zwei Jahren abschlossen und die Qualitatssi-

cherung in diagnostischen Labors vorangetrieben
werden. Im Bereich der Codierung solle die Ergan-
zung des ICD-10 (bzw. 11) durch Orpha-Codes mit-
tels Zusatzfeld bei der Leistungsdokumentation
ermoglicht werden. Daruber hinaus kénnten neue
Themen, wie ein holistisches Case Management
oder die Etablierung eines nationalen Gremiums
zur Vernetzung der Zentrumskoordinatoren, auf-
gegriffen werden.

Dazu passend schilderten Ulrike Holzer, Claas Rohl
und Dominique Sturz aus dem Vorstand von Pro
Rare Austria und Patientenvertreter in den europa-
ischen Referenznetzwerken fir seltene Erkran-
kungen (ERN) den Patientennutzen der ERNs und
lieferten Erfahrungsberichte Uber ihre Zusammen-
arbeit mit den Experten. Derzeit verbinden 24
thematische ERNs Uber goo Expertisezentren und
Gesundheitseinrichtungen in 26 EU-Mitglieds-
staaten. Gleichzeitig wurden mehr als 250 Patien-
tenvertreter in 24 European Patient Advocacy
Groups (ePAG) ernannt, um als Bindeglied mit Pa-
tientenorganisationen und andere relevanten Sta-
keholdern EU-weit zu fungieren. Sie sind in Steue-
rungsgremien und Arbeitsgruppen involviert, brin-
gen die Patientenperspektive ein und sorgen da-
fur, dass diese in allen Entwicklungs- und Ent-
scheidungsprozessen abgebildet ist. Die Patien-
tenvertreter sind auch hier im Ehrenamt tdtig und
erhalten derzeit keine Kompensation fir ihren
Aufwand.

Eine europaische Perspektive steuerte auch Dr.
Alexander Binder, Scientific Officer am European
Joint Research Center, in seinem Vortrag Uber die
»European Platform on Rare Disease Registration"



bei. Die EU Rare Disease Plattform wurde am Tag
der seltenen Erkrankungen 2019 ins Leben gerufen
und macht Register bzw. Registerdaten, basierend
auf 37 beschreibenden Charakteristika fur jedes
Register, auffindbar. Damit soll der Fragmentie-
rung des Sektors entgegengewirkt und dazu bei-
getragen werden, die kritische Masse an Patien-
tendaten fur epidemiologische, klinische und
pharmakologische Studien zu erreichen. Die zur
Teilhabe ggf. bendtigte Software wird den interes-
sierten Organisationen gratis zur Verflgung ge-
stellt.

In einer abschlieBenden Diskussionsrunde hatte
das Publikum die Mdoglichkeit, den Vortragenden
des Vormittags Fragen zu stellen oder Anregun-
gen mit auf den Weg zu geben. Nach der Mittags-
pause galt die Aufmerksamkeit dann dem Thema
Kinderrehabilitation aus padiatrischer bzw. psy-
chiatrischer Sicht sowie dem aktuellen Status der
Rehabilitation in Osterreich. (vm)

Kinderrehabilitation:
Nutzen fir Patienten mit SE

Zum Ausklang der Tagung wurde die Nutzbarkeit
der neu errichteten Kinderrehabilitationseinrich-
tungen fir Patienten mit Seltenen Erkrankungen
erortert.

Nach langer Vorarbeit ist es gelungen, insgesamt 6
Kinder-Rehabilitationszentren in Osterreich auf-

Kinder mit chronischen Erkrankungen. Die Kinder-
psychiaterin Dr. B. Lienbacher aus Wildbad Ein6d
und ihre Kolleginnen aus Bad Erlach und Rohrbach
stellten die Moglichkeiten der Mental Health Re-
habilitation dar. In Wildbad Eindd, das schon Uber
ein Jahr besteht, wurden im vergangenen Jahr
Uber 200 Patientlnnen durch ein multiprofessio-
nelles Team versorgt. Die Uberwiegenden Diagno-
segruppen waren Anpassungsstorungen, Angst
und Depression z.T. gemischt; posttraumatische
Storungen, Hyperaktivitdts- und Aufmerksam-
keitsstorungen oder larvierte Pubertatskrisen.
Problematisch wurde die noch fehlende Ausstat-
tung im Personalbereich dargestellt, weiters wa-
ren anfangs strukturelle Bedingungen schwierig
(z.B. gemeinsamer Speisesaal mit Erwachsenen).
Das Angebot umfasst neben den klassischen me-
dizinischen, psychologischen und psychothera-
peutischen Angeboten Schule, Sport, Freizeit und
intensive Familienbetreuung. Herausragend ist die
Mdglichkeit, Eltern an der Psychiatrischen Rehabi-
litation fUr Erwachsene aufzunehmen und so
hochprofessionell mitzubetreuen. Wolfgang Sperls
Beitrag umfasste die Erfolgs-Geschichte der Re-
habilitation fur Kinder + Jugendliche in Osterreich,
ohne die Schwierigkeiten im Mental Health-
Bereich zu vergessen. Die kinder- und jugendpsy-
chiatrische Rehabilitation wurde im Rahmen der
Entwicklung dieser Zentren in einen Mental
Health-Bereich umgewandelt und gemeinsam mit
der padiatrischen Rehabilitation abgehandelt.
Deshalb hat es - entgegen dem vom Hauptver-

Podiumsdiskussion Gber Kinderrehabilitation: Referentinnen und Moderatoren (L. Thun-
Hohenstein und W. Sperl); (v.L.n.r.), © R. Pispék

zubauen. Uberwiegend dienen diese Zentren der
rehabilitativen Versorgung korperlich erkrankter
Kinder, Kinder nach einer Krebserkrankung und

band selbst publizierten Konzept [4] - weder eine
eigenstandige kinderpsychiatrische Leitung noch
die Umsetzungen entsprechender Qualitatsstan-



dards gegeben. Mittlerweile wurden diese Punkte
teilweise korrigiert, so wurde die Leitung der Men-
tal Health-Bereiche in die Hande von erfahrenen
Kinder- und Jugendpsychiaterinnen gelegt. In der
anschlieRenden Diskussion (Moderation L.Thun-
Hohenstein) wurden die Mdoglichkeiten diskutiert
und zukinftige Entwicklungsmdglichkeiten eror-
tert. Als Konsequenz der Diskussion wurde die
Schaffung einer gemeinsamen Arbeitsgruppe der
Kinderarztinnen und Kinder- und Jugendpsychia-
terlnnen angeregt, welche von Wolfgang Sperl or-
ganisiert werden wird. (i)

— Hauptverband: Rehabilitationsplan 2016 [4]
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16.-17.10.2020 (Linz)
11. Osterreichischer Kongress fijr SE [5]

20. - 21. 11. 2020 (Salzburg)
14. Jahrestaqung der Politischen Kinderme-
dizin [6]
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> > > Rare Disease Day 2020 4 4 <«
27. und/oder 29.2.2020 (Innsbruck)
Kino und Amyloidose-Nachmittag, Details

demnachst beim Forum SK [7]

27.2.2020 (Wien, Schénbrunn)
Lange Nacht der Seltenen Erkrankungen [8]

29.2.2020 (Wien)
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Der ProRare Tag der Seltenen
Erkrankungen [9]
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https://www.forum-sk.at/seltene_krankheiten/
http://www.polkm.org/
http://www.polkm.org/
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https://medahead-fortbildung.at/event/lnacht-seltene-2020/
https://www.prorare-austria.org/newsroom/veranstaltungen/event/der-pro-rare-tag-der-seltenen-erkrankungen-2020/
https://www.prorare-austria.org/newsroom/veranstaltungen/event/der-pro-rare-tag-der-seltenen-erkrankungen-2020/
http://www.hauptverband.at/cdscontent/load?contentid=10008.564714&version=1482310295

Editorial

Dieser Newsletter ist den Berichten Gber das am 8.-9. November 2019 in
Salzburg organisierte Joint-Meeting des Forum Seltene Krankheiten, der
Politischen Kindermedizin und Pro Rare Austria gewidmet. Wir freuen uns
sehr, dass die Veranstaltung so gut besucht war. Die Tagung zeigte den
aktuellen Stand der von der EU geforderten Einrichtung von Spezialisier-
ten Zentren fUr Seltene Krankheiten und deren lokaler und internationaler Vernetzung und wies einerseits be-
sonders auf derzeit noch vorhandene Defizite und Probleme hin, zeigte aber an Hand herausragender Beispie-
le auch innovative Wege zur Verbesserung der Diagnostik und Behandlung unter méglichst intensiver Einbin-
dung der Patienten bzw. deren Eltern. Am ersten Tag wurde vormittags in 2 Parallelsitzungen medizinisch
wissenschaftliche Neurungen berichtet und von Vertretern der dsterreichischen Kinderchirurgie Méglichkeiten
erortert, die Notwendigkeit der Einrichtung von Zentren zur Behandlung von seltenen Erkrankungen in die-
sem Bereich auch in Osterreich zu férdern: das wichtigste Erfordernis scheint die Installierung sinnvoller Regis-
ter zur Erfassung der Diagnosen, Therapien und Komplikationen in diesem Bereich. Danach sollten Diskussio-
nen und Entscheidungen im Konsens aller Einrichtungen in Osterreich erfolgen. Eine Hauptsitzung befasste
sich mit den hohen Kosten neuer Therapien fir SE: auch hier sollte die Lésung im Konsens, aber auf Europdi-
scher Ebene gesucht werden, méglicherweise sind legistische MaRnahmen nétig. Die Sitzungen am zweiten
Tag der Tagung zeigten einerseits die bisherigen Erfahrungen mit der Einrichtung von Zentren und deren Ver-
netzung vor allem im Hinblick auf eine Verbesserung der Patientenbetreuung, die Erfahrungen mit neuen di-
agnostischen Methoden, mit der Einbindung der Patientenorganisationen und den Mdglichkeiten der digita-
len Vernetzung. Den Abschluss machten Berichte und eine Diskussion Uber die Optimierung von Rehabilitati-
onszentren fir Kinder in Osterreich. Die gewonnenen Erkenntnisse werden sicherlich in die zukUnftige Arbeit
aller Beteiligten einflief3en.

Franz Waldhauser Hans Deutsch
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[2] EvaluatePharma®©: Prognose des OD Absatz bis 2024
https://info.evaluate.com/rs/607-YGS-364/images/EvaluatePharma%200rphan%20Drug%20Report%202019.pdf

[3] M. Mayrhofer: Arzneimittelversrgung im KH
M.Mayrhofer, RdM 26; O&G 9-12 (2019)
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http://www.hauptverband.at/cdscontent/load?contentid=10008.564714&version=1482310295
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