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maladies rares
Question écrite n° 86870

Texte de la question

M. Francis Saint-Léger appelle l'attention de M. le ministre de la santé et des solidarités au sujet des maladies
rares. Il désire connaître les moyens destinés à lutter contre ces maladies orphelines.

Texte de la réponse

Le plan national « maladies rares 2005-2008 », dont le financement total est de cent millions d'euros, prévoit
d'améliorer la qualité et l'accessibilité du diagnostic et de la prise en charge des maladies rares, d'améliorer la
formation, l'information des professionnels de santé, des malades et du grand public, de développer les
connaissances sur ces pathologies, notamment sur le plan épidémiologique et de soutenir la recherche
médicale. Un an après l'annonce du plan national, plus de 60 centres hospitalo-universitaires de référence,
experts dans le domaine des maladies rares ont été labellisés et financés par le ministère de la santé. En lien
avec la Haute Autorité de Santé (HAS), une réflexion est actuellement en cours afin d'améliorer la prise en
charge financière des soins des patients souffrant de maladies rares. Dans le cadre du développement des
maisons départementales du handicap et en lien avec les centres de référence de maladies rares, une
amélioration de la prise en charge médico-sociale des personnes handicapées atteintes de maladies rares se
met en place. Afin d'améliorer l'information du public et des professionnels de santé accessible sur Internet, le
ministère de la santé a doublé les financements accordés à la banque de données sur les maladies rares, «
Orphanet » afin d'enrichir ses potentialités et sa convivialité. La ligne téléphonique Maladies rares info-service,
permettant d'informer le public par téléphone sur les maladies rares, a été soutenue. Des cartes personnelles de
soins et d'information concernant 5 pathologies rares (hémophilie, mucoviscidose, ostéogenèse imparfaite,
syndrome de Marfan et maladies neuromusculaires), élaborées sous l'égide de la direction générale de la santé,
vont être diffusées, en 2006 aux malades afin d'améliorer la coordination des soins, notamment en situation
d'urgence. Un effort particulier a été fait par les pouvoirs publics afin de promouvoir la recherche médicale sur
les maladies rares. Un appel d'offres à projets de recherche a été lancé par le GIS-Institut des maladies rares,
en lien avec l'Agence nationale pour la recherche (ANR) et avec le soutien du ministère de la santé et des
solidarités, de l'association contre les myopathies (AFM) et la fédération d'associations de maladies rares,
l'Alliance maladies rares. Financé à hauteur de 5 millions d'euros en 2005, cet appel d'offres a permis de
soutenir 35 projets de recherche dans le domaine de la recherche fondamentale, de la recherche clinique et
thérapeutique. Le programme de recherche clinique (PHRC), mis en place par le ministère de la santé, a permis,
en 2005 de financer vingt-quatre projets de recherche clinique dans les maladies rares avec un budget de
cinq millions d'euros. En 2006, il est prévu de renouveler ces deux appels à projets. La politique en faveur des
médicaments orphelins, initiée en 2000 avec l'adoption du règlement européen des médicaments orphelins (CE
847/2000 du 27 avril 2000), va se poursuivre afin de renforcer la recherche, le développement et la disponibilité
des traitements médicaux destinés aux patients atteints de maladies rares.
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