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Historique : les objectifs du 3éme Plan .3

Orienter (CRMR) + Coordonner (FSMR) + Partager (datas, BNDMR) : maison MR

Des efforts de structuration
et de coordination encore
nécessaires.

Des défis spécifiques en
termes de recherche.

La constitution nécessaire
de bases de données
nationales, et leur interaction
avec les bases de données
europeennes.

Une Europe des maladies
rares avec les 24 ERN a
construire.

Place des parties prenantes et des associations dans le soin et dans la
recherche pour une efficience des parcours :

Articulation entre l’organisation des soins, la production de
connaissances et le retour vers le patient construisent un cercle
vertueux :

AAP PNDS, AAP ETP, journées d’information Maladies Rares,...
Structuration en centres de référence et en filiéres organise I'accés aux
soins et a l'’expertise pour tous : gouvernance des FSMR avec les
associations, plateformes d’expertise maladies rares sur les territoires,
formation initiale et continu des professionnels avec tous les acteurs,...
Innovations thérapeutiques et de nouvelles stratégies de prise en
charge dans la recherche et dans le soin, recherche participative : en
amont des registres, construction des endpoints pour les essais cliniques,
retour des résultats de la recherche, la prise en compte du qualitatif en
intégrant la parole des personnes malades
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Des ressources nationales et européennes pour les maladies rares

« 473 centres de référence et de ressources et
de compétences (MUCO, SLA, Maladies
Hémorragiques) et plus de 1800 centres de
compétence ;

« 23 filieres de santé (FSMR) avec des missions

Q
accrues ; 0 i 0
, , » &
« 24 réseaux européens de référence (ERN) ;
)

« Plus de 220 associations de personnes
malades.
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T T MMR-DGOS
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MISSIONS D’AUTRES
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L'EMERGENCE ET
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DGS

MMR
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maladies rares
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e Financement par Missions d’Intérét Général (MIG)

DE LA SANTE
ET DE LA PREVENTION

dédiées aux maladies rares chaque année

* Le troisieme plan national maladies rares 2018-2022 (PNMR 3) est financé a hauteur de 147,6M€/an
sur la durée du plan. Depuis le Ségur de la santé, la plan est revalorisé a partir de 2021 a 159,8M€/an :
cette enveloppe regroupe 8 MIG dédiées

130,4M€ 13,9M€ 18,2M€
Soutien aux centres de référence Soutien aux filieres de santé maladies Soutien aux actions et AAP du PNMR 3
(4 MIG) rares (1MIG) (3 MIG)

) l'Jne MIG « générale » (F04) pour - 1 MIG dédiée (F17) : les filieres de santé - 1 MIG « plateformes d’expertise maladies
I_e_r:msemble des CRMR (hors 3 maladies rares coordonnent des CRMR, rares » (F21): création de 19 plateformes
ﬁI|e.res) o . des professionnels de santé, des d’expertise MR et 4 plateformes de

) Tr}ou.slMIG specifiques pour 3 ﬁl.leres laboratoires, des structures éducatives, coordination Outre-mer (2,3M€)
d(?d|ees (F.05, A F0_7) :'Maladles sociales, médico-sociales, des - 1 MIG Base de données maladies rares
hemorragiques cops’gtu’aonnelles associations, etc. (F22): Banque Nationale de Données
(MI,_|EMO)' I\{Iucowsudose (Muco), - Objectif du PNMR 3 : renforcer les Maladies Rares, mise en place de la BaMaRa,
Sclero§e SRR A U e filieres dans les enjeux de soin et de module DPI, projet « registre patients en
M.aladles du Neurone Moteur recherche impasse de diagnostic », observatoire des
ALY . : - 23 filieres de santé maladies rares traitements (6,3M€)

= 473 centres finances : 3$8 C,RMR relabellisées en juin 2019 - 1 MIG « Appui a I'expertise (F23) :
(coordonnateurs / constitutifs) + 85 financement des PNDS, programmes ETP,
S _ > I et 2me circulaires budgétaires | formation, ERN, outils de RCP (6,6 M€)

- 1€ cjrculaire budgétaire —> principalement 2¢me et 37me circylaires budgétaires
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B dédiées aux maladies rares chaque année
(_ 182M€
n Soutien aux actions et AAP du PNVIR 3
i 202 (3 MIG)

- 1 MIG « Appui a I’'expertise (F23) : financement des PNDS, programmes ETP, formation,
ERN, outils de RCP (6,6M€)

Nombre de PNDS acceptés par FSMR

. N N 10110
o 1 2 3 5 6 8

14 20
Nombre de PNDS acceptés

Types de projets ETP (AAP 2020)

RSy

Nombre de FSMR concernées
~N

-

= Nouveaux projets = Actualisation = Déploiement
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Financement par Missions d’Intérét Général (MIG)
dédiées aux maladies rares chaque année

Types d'actions mises en place par les FSMR en soutien au déploiement de la

BNDMR en 2021

Mise en place d'un contréle qualité des données

Utilisation des données collectées dans le cadre d'un travail de recherche
ou de la rédaction d'un article

Remonter a la BNDMR les difficultés auxquelles font face les centres

Création d'une documentation sur les codes Orpha/guide de codage

Transmission des informations en provenance de la BNDMR et des mises a
jour de BaMaRa (par des webinaires, des lettres d'information...)

Harmonisation des pratiques de codage

Formation a la saisie de données dans BaMaRa (visioconférence, réponse
aux questions...)

Soutien a la migration vers BaMaRa (recensement des difficultés,
accompagnement spécifique)

o

6 8 10 12 14
Nombre de FSMR concernées




P Financement par Missions d’Intérét Général (MIG)
-3 dédiées aux maladies rares chaque année

i

De quelle maniere les FSMR forment-elles les professionnels en

n 2021°?

Serious Game

. MOOC

Mise en place de stages de sensibilisations pour les étudiants
Formations spécifiques auprés d'étudiants (internes, sage-...
Organisation de journées ou de réunions sur des thématiques...

DU et DIU

Vidéos / e-learning

Webinaires

Articles

Participation/intervention dans des congrés

o
N
SN

6 8 10 12 14 16 18 20
Nombre de FSMR concernées
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£ o8 A PRbvenrion Perspectives de la labellisation des CRMR/CCMR/CRC :
“  Des enjeux identifiés pour une réponse adaptée avec les filieres de santé maladies rares, les centres
de référence maladies rares, les associations de patients et les plateformes d’expertise maladies rares

Rendre |eS Personne P o
pargours malade et
u . i : S
T Soutenir les aidant : AT |
4 parcours Etre acteur ay G
+ lisibles maladies de son i
pour les rares de parcours de
reglsa?j:geest proximité soin, de vie
et de
leurs recherche

\ aidants }

https://solidarites-sante.gouv.fr/IMG/pdf/filiere _sante maladies rares - rapport activite 2020.pdf 9
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Actions menées par les plateformes DES SOLIDARITES
d’expertise sur I’'année 2021

Fraternité

1/ Création de
liens avec les
acteurs du
territoire

» Organisation d’actions transversales et de rencontres
» Actions en lien avec les associations
» Actions en lien avec les établissements médico-sociaux

2/ Appui
administratif
aux centres

labellisés

» Soutien a la campagne PIRAMIG
» Soutien pour le recrutement
» Soutien a la contractualisation

3/ Soutien aux « Appui a la logistique et a la coordination des projets de recherche et
activités des innovants des centres labellisés

centres » Soutien a I'implémentation de BaMaRa dans les centres labellisés
maladies rares - Soutien et participation aux actions des DSI



ot Encourager les établissements de santé a mettre en MALADIES RARES sur |€S

MINISTERE .
E’T‘B’éfﬁpnwn FOCUS | Place des plateformes d'expertise maladies rares 2020
pour renforcer I'articulation inter-filieres au sein des 2021 TERRITOIRES
10.6 établissements siége de plusieurs centres labellisés
/(R'W%//\uv\
%MF\’I\CN Paﬁs\l\l/g:;ivu%
o \
\1 ( @S\ bonne Unlver5|te ain
PLEMadRa Paris- C ge Créteil
Nor “
‘C Paris- SE %:x
/ ¢
PEMR Normandie 3 penR + 2 PEMIR PEMR Grand Est 18 j; Nﬁf
Ile-de-France 2 e
Rares Breizh wﬁ%* {
Bretagne M}
. . L T
PRIOR EXMARA CA Labellisation DGOS
Rays de|la Loirq Tours-Orléans PEMR Bourgogne
Franche-Comté -2020:10 PEMR
-2021:9 PEMR
PEMR NA Nord
AURA Outre-mer

PEMR Auvergne-Rhone Alpes

CHU de Bordeaux 4 plateformes de coordination

=  Martinique

=  Guadeloupe
PtfE-MR AP-HM - , .
Marseille Réunion

PEMR Occitanie Est
‘ = GQuyane
PEMR'Occitanie Ouest

maladies rares s,

10N 2016 - Licancn cuverie H—ted l 11

PEMR Nice-Corse
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ssimeenon L@ role des associations représentant les patients dans la
relabellisation des centres de référence maladies rares

Information et formation des familles : droits sociaux, choix thérapeutiques, choix
de vie...

Récolte d’informations auprés des familles et transmission aux cliniciens et aux
chercheurs

Participation aux comités d'éthique qui revoient les projets de recherche et les
essais cliniques, aux décisions de compensation et d’aides sociales en MDPH
efc...

« Soutien financier et participation aux projets de recherche, a la création et gestion
des bases de données, aux essais clinigues du consentement au recrutement

des malades et a la dissémination de l'information.
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xitenon  Rappel du calendrier pour la labellisation des CRMR / CCMR / CRC

Fraternité

Mai 2021.

e Lancement des

consultations Début mars 2023
|
(FSMR,'CRMR, GT Fin juin 2021 début e Désignation des
restreint de suivi septembre. CCMR/CRMR/CRC pour
du PNMR3) e Echanges avec le CSL un financement en C1
® Retoursurla e Avec les FSMR lors Fin mai — début 2023 T
précédente . - -
des entretiens jumn

labellisation

TS

[
e Avec les DH. !
o e Publication de I'AAP labellisation !
! CCMR/CRMR/CRC :
[
I : !
I ' !
’ |
=
. t
?
! [
! [
! [
$ a
Septembre 2021 - Mars 2022 : d Novembre 2022 — janvier 2023
prévoir reglementairement Relecture des projets
I'AAP de labellisation Mi-octobre 2022 '
+J
CCMR/CRMR/CRC. e Retour de ury
e Construction du projet FAAP
d’AAP par les parties e Désignation
prenantes des experts et
des membres
du jury de

labellisation
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Méthodologie de construction de I'appel a projets
pour la labellisation des CRMR / CCMR / CRC

- Réunion collaborative du CSL tous les jeudi a 13h pour rédaction de ’AAP
(critéres, jury, etc.)

-> Validation interministérielle de I’AAP par DGOS et DGRI

Décret n°2022-821 du 16 mai 2022 relatif a la labellisation des centres de
référence maladies rares et des filieres de santé maladies rares

-> Dépot des dossiers via la plateforme en ligne « Démarches simplifiées »
- Document d’accompagnement a la labellisation réalisé avec la BNDMR et

d’une foire aux questions (FAQ)




