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Medizinische Versorgung von Menschen mit Seltenen Erkrankungen: Ergebnisse
der Versorgungsforschung

Auch wenn viele seltene Erkrankungen nur einige wenige Menschen betreffen, Gben sie auf die Lebens-
qualitat und -erwartung der Betroffenen in den meisten Fallen einen nicht unerheblichen negativen Ein-
fluss aus. Dartber hinaus sind die verschiedenen seltenen Erkrankungen zwar auBerst heterogen, insge-
samt leiden aber mehrere Millionen Menschen unter einer der Seltenen Erkrankungen.

In den letzten Jahren wurden bei einigen seltenen Leiden bereits groBe Fortschritte in den Behandlungs-
maglichkeiten erzielt. Allerdings sind die Therapiemdglichkeiten fir viele Betroffene weiter unzureichend.
Medizintechnischer Fortschritt bedingt aber meist ebenfalls steigende Kosten flr die Gesellschaft. Gerade
in Zeiten knapper Ressourcen wird im Gesundheitswesen verstarkt Uber Ausgabenkiirzungen diskutiert.
Die Versorgungsforschung versucht daher mdéglichst viele Fakten Uber die Versorgungssituation zu ermit-
teln und in Hinsicht auf die Allokation (Effizienz), Distribution (gerechte Verteilung) und Stabilisation (Kos-
tenstabilitat und Systemkontinuitat) zu bewerten.

Gerade im Bereich der Seltenen Erkrankungen liegen bisher nur sehr spéarlich Erkenntnisse der Versor-
gungsforschung vor. Daher wurde eine Studie zur Einschatzung des Status Quo durch das Bundesminis-
terium far Gesundheit in Auftrag gegeben, die von der Forschungsstelle fiir Gesundheitsékonomie (Leib-
niz Universitat Hannover) bearbeitet wurde und die nun zeitnah verdffentlicht werden wird. Einige wesent-
liche Erkenntnisse sind:

¢ Die Seltenen Erkrankungen finden in Deutschland zu wenig Beachtung.

e Die Bereitstellung von qualitatsgesicherten Informationen Uber seltene Erkrankungen ist nicht nur
fir die Betroffenen von groBer Bedeutung.

e Die Etablierung von zentralen und sektorlbergreifenden Versorgungsstrukturen (Referenzzentren
/ Spezialambulanzen) und eine koordinierte Zusammenarbeit mit der Primarversorgung werden
fur die zukunftige Therapiequalitat bedeutend sein.

¢ In der ambulanten Versorgung gibt es starke Hinweise auf eine inadaquate Leistungsvergitung.

e In der medikamentdsen Versorgung von Seltenen Erkrankungen (Orphan Drugs / Off-Label-Use)
wurden vielféltige Fortschritte erzielt. Es gilt die derzeitigen FérdermaBnahmen zu evaluieren und
weiterzuentwickeln.

e Ein Nationales Aktionsforum unter Einbezug mdglichst vielfaltiger Anspruchsgruppen kénnte die
Versorgung von Patienten mit Seltenen Erkrankungen potenziell verbessern, um darauf aufbau-
end bspw. einen Nationalen Aktionsplan entwickeln zu kénnen.



