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Europejskie partnerstwo otwiera now3a
ere w badaniach nad chorobami rzadkimi

The European Rare Diseases Research Alliance (ERDERA) rozpoczyna dziatalno$¢ we wrzesniu
tego roku z szacowanym budzetem 380 milionéw euro i celem poprawy zycia 30 milionéw
pacjentéw cierpigcych na choroby rzadkie w Europie i poza nig.

e Nowe partnerstwo, wspierane przez Unie Europejska oraz panstwa cztonkowskie w ramach
programu Horyzont Europa jest prowadzone przez Narodowy Instytut Zdrowia i Badan
Medycznych — INSERM (Francja). Integruje ono ponad 170 organizacji z sektora publicznego
i prywatnego w celu rozwoju badan nad profilaktykg, diagnostykg i leczeniem choréb
rzadkich.

e Wspdtfinansujgc partnerstwo Unia Europejska planuje przekaza¢ okoto 150 miliondw euro
poprzez program Horyzont Europa, natomiast pozostate srodki bedg pochodzi¢ od panstw
cztonkowskich, krajéw stowarzyszonych z Horyzontem Europa oraz wktaddéw pienieznych i
rzeczowych ze strony partneréw publicznych i prywatnych.

e Sojusz przejmuje zadania programu EJPRD aby zjednoczy¢ wiedze, zasoby i ustugi, zwiekszy¢
skale badan klinicznych i pobudzi¢ innowacje, czynigc Europe $wiatowym liderem w tej
dziedzinie.

e 28 pazdziernika 2024 r. ERDERA zorganizuje wydarzenie inaugurujgce, na ktorym
zaprezentuje swojg mape drogowg na kolejng dekade.

Obecnie okoto 7000 chordb rzadkich dotyka ponad 300 miliondw ludzi na catym swiecie, jednak
wiekszos¢ z tych nich nadal nie mozna wyleczy¢. Pacjenci musza dtugo czeka¢ na diagnoze —
srednio 4 lata w przypadku choréb poznanych, ale 50% pacjentdw nigdy nie otrzymuje
ostatecznej diagnozy molekularnej. Ponadto 52% pacjentdéw i opiekundw zgtasza, ze ich stan
powaznie wptywa na jakosc¢ zycia codziennego.

Aby zaradzi¢ takim powaznym problemom, zostat powotany European Rare Diseases Research
Alliance (ERDERA) opierajgcy sie na osiggnieciach wczesniejszych projektéw finansowanych
przez UE takich jak SOLVE-RD, ERICA i European Joint Programme for Rare Diseases (EJP RD),
poprzedniego partnerstwa, ktdre funkcjonowato przez ostatnie 5 lat.

ERDERA bedzie kontynuowaé rozwdj rzetelnej i kompleksowej bazy danych, wiedzy oraz
innowacyjnych ustug badawczych w dziedzinie zaawansowanych terapii, finansowaé nowe
projekty badawcze, oferowac szkolenia i przyspieszac przektadanie wynikéw badan na konkretne
rozwigzania dla pacjentéw. Bedzie rdwniez dbac o zgodnos¢ z miedzynarodowymi i krajowymi
strategiami badan nad chorobami rzadkimi.

Iliana lvanova, Komisarz ds. Innowacji, Badan, Kultury, Edukacji i Mtodziezy, powiedziata:
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»Miliony Europejczykéw cierpiq na ktorgs z chordob rzadkich, jednak wciqz brakuje nam
wystarczajgcej wiedzy na temat ich stanu, jak rdwniez Srodkéw zapobiegawczych,
diagnostycznych i terapeutycznych. To wtfasnie wspdlna polityka na poziomie UE i
skonsolidowane zasoby mogq zrobi¢ ogromngq rdznice. Nowe partnerstwo ERDERA wykorzysta
unikalny potencjat programu Horyzont Europa do zmiany zycia ludzi na lepsze. Zycze powodzenia
w tej waznej pracy.”

Transformacja badan nad chorobami rzadkimi i opieki
zdrowotnej w Europie poprzez potrdjng misje

Szacujac catkowity budzet na 380 milionéw euro do 2031 roku, ERDERA ma na celu wywarcie
duzego wptywu na choroby rzadkie, wspierajgc badania pacjentéw w celu opracowania nowych
metod leczenia i Sciezek diagnostycznych, a takze wykorzystujgc potencjat danych zdrowotnych i
badawczych, sztucznej inteligencji (Al) i technologii cyfrowych. Partnerstwo odegra kluczowg role
w ksztattowaniu europejskiej przestrzeni badawczej w dziedzinie choréb rzadkich. W tym celu
ERDERA bedzie promowaé koordynacje i integracje krajowych i regionalnych strategii
badawczych, wspiera¢ partnerstwa publiczno-prywatne, wspétprace miedzynarodowg oraz
skraca¢ droge przechodzenie od wiedzy do realnych rozwigzan dla pacjentéw. Docelowo sojusz
ten uczyni Europe $wiatowym liderem w badaniach nad chorobami rzadkimi i innowacjach,
wzmacniajac konkurencyjnos¢ UE i tworzac miejsca pracy.

Daria Julkowska, koordynator naukowy ERDERA, wyjasnita: ,,Mamy potréjng misje: Po pierwsze,
zjednoczy¢ w jednym miejscu szeroki zakres wysokojakosciowych ustug, zasobdéw i
interdyscyplinarnej wiedzy, aby wspiera¢ badania nad chorobami rzadkimi, po drugie, zwiekszy¢
zakres badan klinicznych, umozliwiajgc kazdemu pacjentowi cierpigcemu na chorobe rzadka
odnalezienie i zapisanie sie do odpowiedniego badania klinicznego i wreszcie, pobudzi¢
innowacje i konkurencyjno$¢ UE poprzez inwestycje, ale takie poprzez dostosowanie
regionalnych, krajowych i europejskich strategii badawczych oraz wspieranie wspdtpracy miedzy
wszystkimi zainteresowanymi stronami na globalng skale.”

Wieloaspektowe podejscie do chorob rzadkich

Interdyscyplinarny zespot sktadajacy sie z ponad 1400 profesjonalistéw zaangazowanych w
ERDERA whniesie swojg wiedze w dziedzinie badan przedklinicznych, klinicznych i translacyjnych;
rozwoju lekéw i innowacji diagnostycznych; biostatystyki; danych i nauk regulacyjnych;
finansowania badan; nauk spotecznych i humanistycznych; zaangazowania pacjentéw oraz
edukacji. Partnerstwo jest zbudowane wokét czterech kluczowych filaréw:

e Finansowanie - ERDERA bedzie zapewnia¢ wsparcie finansowe dla miedzynarodowych
projektéw badawczych, badan klinicznych oraz inicjatyw dotyczgcych wymiany wiedzy i
nawigzywania sieci kontaktéw.

e Sie¢ Badan Klinicznych — Obejmuje wszystkie wewnetrzne dziatania badawcze ERDERA,
poprawiajgc diagnostyke i gotowos¢ do badan klinicznych, pomagajac ocenié wptyw chordb
rzadkich oraz wspierajgc rozwdj zaawansowanych terapii. Sie¢ bedzie réwniez opierac sie na
wiedzy klinicznej 24 Europejskich Sieci Referencyjnych European Reference Networks (ERNS)
ustanowionych w 2017 roku dzieki Dyrektywie w sprawie praw pacjentdw w transgranicznej
opiece zdrowotne;j.

e Ustugi Wsparcia — Obejmujg Data Services Hub, ktéry utatwi pozyskiwanie, integracje,
analize i udostepnianie danych na skale Swiatowg, Expertise Sevices Hub, ktéry bedzie
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oferowat pomoc w aspekcie specyficznych badani translacyjnych i klinicznych oraz
Acceleration Hub ktéry bedzie wspdtpracowat z partnerami z branzy przemystowej w celu
rozwijania najbardziej obiecujgcych projektow i technologii badawczych. Dodatkowo
ERDERA bedzie utrzymywac stabilny program Edukacyjny i Szkoleniowy.

e Dostosowanie Miedzynarodowe - Dzieki istniejgcym i nowo ustanowionym Krajowym
Grupom Roboczym, partnerstwo bedzie dbato o dostosowanie krajowych i
miedzynarodowych strategii badan nad chorobami rzadkimi, szczegdlnie w krajach, ktdre sg
opdznione w opracowywaniu i wdrazaniu planéw krajowych. ERDERA bedzie réwniez
gospodarzem Sekretariatu International Rare Disease Research Consortium (IRDiRC),
jedynego w Swiecie konsorcjum wspétzatozonego przez Komisje Europejskg i Narodowe
Instytuty Zdrowia USA (US National Institutes of Health ) w 2011 roku.

Wsrdd ponad 170 organizacji z 37 krajow znajdujg sie wiodgce instytuty badawcze, organizacje
pacjentdw, europejskie infrastruktury badawcze, firmy farmaceutyczne i technologiczne, agencje
finansujace, publiczne i prywatne fundacje charytatywne, instytucje regulacyjne, organy opieki
zdrowotnej, szpitale, uniwersytety oraz stowarzyszenia medyczne.

Instytut Genetyki Cztowieka PAN zaangazowany jest w prace projektu ERDERA w ramach
pakietu roboczego ,, Dostepnos¢ danych diagnostycznych” (,,Diagnostic data availability”),
bedacego czescig strumienia roboczego Clinical Research Network.

Wydarzenie inauguracyjne zgtebiajgce dziatalno$s¢ ERDERA

Aby przedstawi¢ swoje ambicje w szerszym kontekscie strategii badan nad chorobami rzadkimi
w UE, ERDERA zorganizuje wydarzenie inaugurujgce w dniach 28-29 pazdziernika, podczas
ktérego gtos zabiorg przedstawiciele Komisji Europejskiej, francuskiego Ministerstwa Zdrowia i
Badan, zespot zarzgdzajgcy ERDERA oraz organizacje pacjentéw. Sesja otwierajgca, zaplanowana
na 28 pazdziernika w godzinach 14:00-15:30 (CET), bedzie otwarta dla przedstawicieli prasy,
ktérzy bedg mogli dotgczyé online. Wiecej informacji zostanie udostepnionych blizej daty
wydarzenia.

Przydatne linki:

ERDERA Website
EJP RD Website
LinkedIn
Instagram
Facebook

X

Kontakt prasowy i udzielanie wywiadow

Gisela Paird — gpairo@teamitresearch.com
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