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Gutachten des IQWiG "Bewertung und Auswertung von Studien bei
Seltenen Erkrankungen” veroffentlicht

Unter dem Titel "Bewertung und Auswertung von Studien bei Seltenen Erkrankungen" hat das
Institut fiir Qualitdt und Wirtschaftlichkeit im Gesundheitswesen (IQWiG) heute ein vom Bun-
desministerium fiir Gesundheit (BMG) beauftragtes Gutachten ("Rapid Report") veroffentlicht.
Mit der Veroffentlichung des Gutachtens setzt das BMG eine Mafdnahme aus dem "Nationalen

Aktionsplan fiir Menschen mit Seltenen Erkrankungen" (NAMSE) um.

Die Durchfiihrung aussagekriftiger Studien zur Bewertung von Interventionen bei Seltenen Er-
krankungen stellt eine besondere Herausforderung dar. Mit abnehmender Haufigkeit der Er-
krankung wird es zunehmend schwieriger, prizise Ergebnisse zu erzielen. Die veroffentlichte
Studie stellt daher methodische Aspekte und Verfahren fiir die Durchfithrung klinischer Studien
sowie Kriterien zur Bewertung der Ergebnis- und Aussagesicherheit von Studien bei Seltenen

Erkrankungen dar.

Zu den Ergebnissen zihlt, dass ein iberregionaler oder internationaler Ansatz fiir die klinische,
patientenorientierte Erforschung Seltener Erkrankungen besonders wichtig ist. Dabei nehmen
Krankheitsregister eine zentrale Rolle ein. Solche Krankheitsregister miissen — um als Basis fiir
hochwertige, klinische, vor allem nicht randomisierte Studien dienen zu kénnen - klaren Quali-
tatskriterien beziiglich Vollstandigkeit und Vollzihligkeit gentigen. Ob und wie diese Qualitits-
aspekte umgesetzt und gewihrleistet werden kénnen, wird Bestandteil weiterer Uberlegungen

sein.



Seite 2 von 2

Veroffentlicht wurde der Nationale Aktionsplan am 28. August 2013. Er enthilt 52 Mafinahmen-
vorschliage zur Verbesserung der gesundheitlichen Situation von Menschen mit Seltenen Er-
krankungen, die im Konsens entwickelt wurden. Die Maffnahmen des Nationalen Aktionsplans
dienen dazu, die vordringlichsten Probleme der Betroffenen und ihrer Angehérigen aufzugrei-

fen.

Gegriindet wurde der Nationale Aktionsplan im Jahr 2010 auf Initiative des BMG mit dem Bun-
desministerium fiir Bildung und Forschung (BMBF) und der ACHSE e.V. (Allianz Chronischer
Seltener Erkrankungen), einem Dachverband von Selbsthilfeorganisationen aus dem Bereich
Seltener Erkrankungen. Er besteht inzwischen aus 28 Biindnispartnern, allesamt Spitzen- und
Dachverbidnde der wesentlichen Akteure im Gesundheitswesen, die nun gemeinschaftlich an der

Umsetzung des Nationalen Aktionsplans arbeiten.

Den Rapid Report ,Bewertung und Auswertung von Studien bei Seltenen Erkrankungen® finden
Sie unter:

https://www.igwig.de/download/MB13-01 Rapid-Report Studien-bei-seltenen-

Erkrankungen.pdf

Weitere Informationen finden Sie unter:

www.bundesgesundheitsministerium.de

www.achse-online.de

www.namse.de



