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1. Vorhabenbeschreibung, Vorhabenziele

In Deutschland sind ca. 4 Mio. Menschen von einer Seltenen Erkrankung betroffen und bediirfen hdufig
einer besonders spezialisierten und komplexen Versorgung. Nach einer Empfehlung des Européischen
Rats (2009) und einer Analyse der Versorgungssituation im Auftrag des BMG (Eidt et al., 2009) wurde
im Jahr 2010 das Nationale Aktionsbiindnis fiir Menschen mit Seltenen Erkrankungen (NAMSE) ins Le-
ben gerufen, um die Lebens- und Versorgungssituation von Menschen mit Seltenen Erkrankungen zu ver-
bessern. Dieses Biindnis aus BMG, BMBF und ACHSE e. V. (Allianz Chronischer Seltener Erkrankun-
gen) sowie 25 weiteren Biindnispartnern hat gemeinsam den Nationalen Aktionsplan fiir Menschen mit
Seltenen Erkrankungen erarbeitet und diesen im Jahr 2013 verdffentlicht. Der Nationale Aktionsplan um-
fasst 52 MafBnahmenvorschlédge in sieben Handlungsfeldern. Das Kernziel stellt die Etablierung einer qua-
litdatsgesicherten Versorgungslandschaft mit zertifizierten Zentren dar, die den besonderen Anforderungen
von Menschen mit Seltenen Erkrankungen gerecht wird. Daneben umfasst der Nationale Aktionsplan eine

Vielzahl an Initiativen und Projekten, die allesamt dazu beitragen sollen, die Lebens- und Versorgungssi-
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tuation von Menschen mit Seltenen Erkrankungen zu verbessern. Zudem hat sich das Biindnis die Auf-
gabe gestellt, seine Strukturen in eine nachhaltige Form zu tiberfithren. Die Umsetzung des Nationalen
Aktionsplans wurde im Zeitraum Januar 2015 bis Mirz 2017 wissenschaftlich begleitet und evaluiert.
Ziel der Untersuchung war es, den Umsetzungsstand der verschiedenen Mafinahmenvorschlige und Pro-
jekte sowie deren bisherige Einzelwirkungen und gesamtheitliche Wirkungen des Zusammenspiels der
Aktivitdten und Akteure zu erheben und daraus Handlungsempfehlungen fiir die weitere Umsetzung und
Weiterentwicklung des Nationalen Aktionsplans und des Biindnisses sowie Themen fiir kiinftige Projekte

und Maflnahmen abzuleiten.

2. Durchfiihrung, Methodik

In der Evaluation der Umsetzung des Nationalen Aktionsplans wurde ein Mix unterschiedlicher Erhe-
bungsmethoden und Datenquellen eingesetzt. Uber eine Auswertung von Dokumenten und Literatur so-
wie durch die Teilnahme an Veranstaltungen wurden die Entwicklungen im Biindnis und dem relevanten
Umfeld verfolgt. Zu zwei Zeitpunkten wurden Befragungen der NAMSE-Akteure durchgefiihrt. Die erste
Erhebung fand im Zeitraum Dezember 2015 bis Mirz 2016 statt und umfasste eine schriftliche Online-
Befragung der Mafinahmen- und Projektverantwortlichen zum Umsetzungsstand der einzelnen Mafnah-
menvorschlige sowie eine anschlieBende telefonische Befragung, in der zusitzlich deren Zusammenwir-
ken und der Umsetzungsstand des Nationalen Aktionsplans insgesamt thematisiert wurde. Im Rahmen
dieser Erhebungswelle konnten 69 Fragebogen ausgewertet und 15 Interviews gefiihrt werden. Die zweite
Erhebung erfolgte ausschlieBlich telefonisch im Zeitraum Januar bis Mérz 2017. Die Zielgruppe umfasste
neben den MafBnahmen- und Projektverantwortlichen weitere Biindnispartner sowie Vertreterinnen und
Vertreter von Zentren fiir Seltene Erkrankungen. Die Interviews der zweiten Erhebungswelle zielten da-
rauf ab, den Umsetzungsfortschritt des Nationalen Aktionsplans insgesamt sowie auf der Ebene der ein-
zelnen Mallnahmenvorschlige zu ermitteln und aulerdem erste Wirkungen auf die Versorgungssituation
zu erfassen. In der zweiten Erhebungswelle wurden 25 Interviews gefiihrt. Die Auswertung der schriftli-
chen Befragung erfolgte bei den geschlossenen Fragen quantitativ, Freitextangaben, Interviews und Do-
kumente wurden inhaltsanalytisch ausgewertet. Die Ergebnisse wurden trianguliert und auf dieser Basis
wurden Handlungsoptionen fiir die weitere Umsetzung des Aktionsplans und die Arbeit des Biindnisses

abgeleitet. Diese wurden anschlieBend durch den wissenschaftlichen Beirat des Projekts validiert.

3. Gender Mainstreaming

Seltene Erkrankungen betreffen die Bevolkerung in ihrer Gesamtheit gleichermaB3en, wobei oft ge-
schlechtsspezifische Unterschiede bei der Hiufigkeit des Auftretens einzelner Krankheiten bestehen. Der
Aspekt des Gender Mainstreaming wird nicht explizit durch den Nationalen Aktionsplan fiir Menschen
mit Seltenen Erkrankungen adressiert und war daher auch kein expliziter Schwerpunkt der Evaluation.
Die Auswabhl der zu befragenden Personen erfolgte unabhingig vom Geschlecht und ausschlieBlich auf
Basis der ausgeiibten Funktionen, insbesondere der Verantwortung fiir die Umsetzung von Mafinahmen-
vorschlidgen bzw. der aktiven Mitarbeit im NAMSE. Unter den Befragten herrschte ein ausgewogenes

Geschlechterverhiltnis. Eine geschlechterspezifische Auswertung erfolgte nicht.



4. Ergebnisse, Schlussfolgerung, Fortfithrung

Es lasst sich feststellen, dass das Aktionsbiindnis seit seiner Griindung eine Reihe wichtiger Erfolge er-
zielt hat: Die Tatsache, dass sich die verschiedenen Akteure des Gesundheitswesens in einem sehr kon-
struktiven Prozess einem gemeinsamen Ziel verpflichtet und den Nationalen Aktionsplan erarbeitet ha-
ben, wurde von allen befragten Biindnispartnern als bedeutender Erfolg gewertet. Seit seiner Veroffentli-
chung wird der Nationale Aktionsplan in vielerlei Hinsicht erfolgreich umgesetzt: Zum Ende des Be-
richtszeitraums im Mérz 2017 befand sich mehr als die Hilfte der MaBBnahmenvorschldge in der Umset-
zung oder war bereits abgeschlossen. Die Qualitét der bisherigen Aktivitidten wurde von den Verantwort-
lichen iiberwiegend positiv bewertet. Es wurden verschiedene Instrumente entwickelt, Aktivitdten durch-
gefiihrt und Informationen generiert, die wichtige Beitrige fiir die Verbesserung des Lebensalltags, die
Versorgung von Menschen mit Seltenen Erkrankungen und die Forschung leisten konnen. Auch wurden
erste Grundlagen geschaffen, um langfristig dem besonderen Aufwand bei der Versorgung von Menschen
mit Seltenen Erkrankungen Rechnung zu tragen. Die Arbeit des Biindnisses hat auch dazu beigetragen,
dass die offentliche Aufmerksamkeit fiir das Thema Seltene Erkrankungen mafB3geblich gesteigert werden
konnte.

Der Umsetzungsfortschritt der verschiedenen Mallnahmenvorschlidge fillt jedoch mitunter sehr unter-
schiedlich aus. Bislang wurden insbesondere solche Mafnahmenvorschlige effizient und erfolgreich um-
gesetzt, die einen deutlichen Projektcharakter aufweisen, d.h. fiir die Inhalte, operationalisierbare Ziele,
Zeitrahmen und Zustindigkeiten klar definiert wurden. Allerdings sind viele Manahmenvorschlige we-
nig konkret formuliert und unter den zustindigen Akteuren herrscht kein gemeinsames Verstindnis hin-
sichtlich der Operationalisierung. Der Umsetzungsfortschritt bei derartigen Malnahmenvorschldgen fallt
in aller Regel deutlich geringer aus.

Seit der Veroffentlichung des Nationalen Aktionsplans stellen die Verstetigung des Biindnisses und die
Etablierung einer Zentrenlandschaft die zentralen Herausforderungen fiir das Biindnis dar, deren Umset-
zung sich deutlich schwieriger als urspriinglich angenommen gestaltet: Trotz intensiver Bemithungen war
es dem Biindnis bis zum Ende des Evaluationszeitraums nicht gelungen, eine von allen Biindnispartnern
mitgetragene Organisationsform zu finden, die auch eine langfristige Finanzierung der NAMSE Ge-
schiftsstelle gewihrleisten wiirde. Zur Etablierung der Zentrenlandschaft wurden bereits im Jahr 2015
Anforderungskataloge fiir Fach- und Referenz-Zentren fiir Seltene Erkrankungen durch das Biindnis ver-
offentlicht, allerdings ist es dem Biindnis nicht gelungen, ein entsprechendes Zertifizierungsverfahren
umzusetzen. Dies war nicht zuletzt der Tatsache geschuldet, dass die kiinftige Organisationsform des
Biindnisses nicht geklirt war. Der geringe Umsetzungsfortschritt bei diesen beiden zentralen Themen
hatte zudem Auswirkungen auf die Umsetzung diverser anderer Maflnahmenvorschlige, insbesondere
wenn eine Abhiingigkeit von der Etablierung der Zentrenstruktur bestand, aber auch da aufgrund der in-
tensiven Bemiithungen bei diesen beiden Themen die Arbeit in anderen Bereichen gehemmt wurde.

Es lasst sich feststellen, dass der Nationale Aktionsplan zwar ein grof3es Potenzial besitzt, die Akteure im
Gesundheitswesen mit ihren ganz unterschiedlichen Aufgaben fiir ein gemeinsames Ziel zu mobilisieren,

er jedoch aufgrund seiner hiufig unkonkreten Formulierungen nicht immer ausreichende Grundlage fiir
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die Umsetzung darstellt und Interessenskonflikte nicht angemessen adressiert wurden. Demnach besteht
Bedarf, den Nationalen Aktionsplan um zeitlich begrenzte Arbeitsplidne mit messbaren Zielvorgaben fiir
jeden MaBnahmenvorschlag zu operationalisieren und auch geeignete Maflnahmen zur nachhaltigen Um-
setzung bzw. der Uberfithrung der erreichten Ergebnisse in die Anwendung zu definieren. Die Evaluation
zeigte zudem, dass das Biindnis in seiner urspriinglichen Organisationsform nicht optimal aufgestellt ist,
um die mit dem Nationalen Aktionsplan gesetzten Ziele zu erreichen. Zunichst erscheint es notwendig,
dass das Biindnis sich im Rahmen der Diskussion um seine Organisationsform verstirkt der Frage wid-
met, welche Rolle und Aufgaben es zukiinftig im Gesundheitswesen tibernehmen kénnte bzw. mochte
und wie die Schnittstellen zu etablierten Institutionen und Prozessen gestaltet werden sollten. Dement-
sprechend gilt es, eine geeignete Organisationsform und Finanzierungsoptionen zu finden, die diesen
Aufgaben gerecht werden. Dabei ist auch zu kldren, auf welche Weise und in welcher Funktion die ein-

zelnen Biindnispartner in Zukunft im Biindnis mitwirken werden.

5. Umsetzung der Ergebnisse durch das BMG

Im Vordergrund steht die Verbesserung der gesundheitlichen Versorgung von Menschen mit Seltenen Er-
krankungen. Die Evaluation hat ergeben, dass der Nationale Aktionsplan insgesamt an vielen Stellen zu
einer Verbesserung (z.B. Erhohung der 6ffentlichen Aufmerksamkeit) gefiihrt hat. Die Anregungen und
Handlungsvorschlédge der Evaluation flieBen in das Nationale Aktionsbiindnis fiir Menschen mit Seltenen
Erkrankungen, in dem das BMG Biindnispartner ist, ein. Hiervon betroffen sind nicht nur Einzelmafnah-

men, sondern auch die kiinftige Organisation und die Arbeitsweise des NAMSE.
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