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Conclusions et recommandations

Les systemes de soins de santé traditionnels sont congus pour les maladies courantes. Par
rapport au reste de la population, les patients atteints de maladies rares sont confrontés a
des inégalités en ce qui concerne 'accés aux diagnostics, aux soins et aux traitements. En
général, une lourde charge sociale et économique pése sur ces personnes.

La sclérose latérale amyotrophique (SLA) offre un bon exemple a cet égard. Des patients et
des familles de toute I'Europe touchés par cette maladie rare ont mis en place des
organisations aux niveaux local, national et européen pour sensibiliser a leurs besoins. lls
réclament sans relache des efforts de la part de tous les acteurs concernés, en commencant
par des actions spécifiques menées tant a I’échelon national qu’a celui de I'UE et guidées
par une évolution des politiques. lls affirment que le renforcement de la recherche, les
diagnostics précoces, les soins personnalisés pour les patients et les soignants et les aides
financieres vont de pair avec les valeurs d’une Europe solidaire, sociale et capable de
compassion. Il est nécessaire de disposer d’'une approche harmonisée, qui établisse un
niveau minimal d’assistance dans I’ensemble de I'Union européenne. Cette approche doit
tenir compte de la spécificité des problémes liés a la SLA, parmi lesquels figure la réduction
des revenus familiaux lorsqu’un patient ou un aidant proche abandonne son emploi. Il est
essentiel que les malades bénéficient d’un diagnostic optimisé et personnalisé, ainsi que de
soins qui anticipent leurs besoins, les réponses et les nouvelles possibilités de traitement.
Pour que la situation évolue, des progrés doivent étre accomplis en ce qui concerne les
connaissances et les outils.

Des méthodes et des marqueurs sont en cours d’élaboration non seulement pour
diagnostiquer la maladie, mais aussi pour en prédire I’évolution, ainsi que pour comprendre
les facteurs critiques qui la déclenchent. Ces connaissances sont essentielles pour utiliser et
optimiser les ressources prévues pour prolonger la vie et améliorer la qualité de vie des
patients. Certaines thérapies géniques devraient ralentir la progression de la SLA. En outre,



certains médicaments a base d’ADN modifient déja I’évolution de maladies
neurodégénératives et devraient, dans un avenir proche, constituer une option
thérapeutique pour traiter la SLA. Les études les plus récentes prévoient des essais
cliniques de nouvelles thérapies en 2025.

Dans le méme temps, la SLA représente une banque de recherche pour toutes les maladies
neurodégénératives. Mieux comprendre cette malade permet ainsi d’acquérir des
connaissances sur de nombreux aspects de la neurodégénérescence et de faire progresser
le traitement et la guérison d’autres maladies neurodégénératives.

Les organisations de patients et les chercheurs demandent:

e un niveau similaire de traitement de la SLA dans tous les Etats membres de I'UE. Il
importe d’associer les parties prenantes privées, I'industrie et les prestataires de
services a la coopération afin d’améliorer les options thérapeutiques et les soins
accessibles aux patients et a leurs soignants;

e une augmentation de I'enveloppe financiére allouée a la recherche;

e un meilleur acces aux données, des normes partagées en ce qui concerne la
recherche sur la SLA a I'échelle de I'Union, ainsi que la participation de I'industrie
pharmaceutique, du monde universitaire et des législateurs, en tant qu’éléments
essentiels pour faire aboutir les travaux de recherche;

e des efforts concentrés et coordonnés, sans double emploi. Par exemple, il est
recommandé de fusionner les connaissances en matieére de recherche sur les
troubles neuromusculaires et sur le cerveau;

e |a mise a disposition de ressources matérielles et humaines adéquates pour la
recherche, afin d’attirer davantage de jeunes chercheurs vers la recherche dans le
domaine de la SLA;

e |‘optimisation de la méthode de diagnostic, la suppression de tests inutiles qui
rendent le processus plus colteux, |'observation aprés diagnostic et I'accélération
des procédures d’évaluation et d’autorisation des traitements;

e |a formation de spécialistes et la mise en place de centres afin de favoriser I'’échange
de connaissances;

e une plus grande souplesse de la part de I’Agence européenne des médicaments
dans les procédures d’autorisation des thérapies contre la SLA. Il est essentiel que
les patients puissent accéder plus rapidement aux thérapies expérimentales compte
tenu de la faible durée moyenne de survie aprés un diagnostic;

e le renforcement des soins a domicile, y compris une assistance émotionnelle;

e des communications sérieuses et rigoureuses a propos de la SLA dans un langage
approprié, associant de préférence les institutions;



Actions au niveau européen

I’adoption, en tant que plus petit dénominateur commun pour I'ensemble des pays
européens, d’'un plan d’action européen sur les maladies rares, qui doit étre
harmonisé dans tous les pays afin de promouvoir I'équité entre leurs citoyens;

des programmes européens qui aident les institutions nationales, locales et
régionales et soutiennent la recherche pour faire progresser les traitements tout en
réduisant les inégalités. Chaque Etat membre devrait s’engager a mettre en ceuvre
une stratégie nationale globale de lutte contre la SLA, conformément aux politiques
nationales et aux objectifs européens;

un soutien financier a I'’échelon européen en faveur de la recherche fondamentale
et de la recherche clinique. Les procédures d’établissement d’essais cliniques
devraient étre rationalisées et unifiées, de méme que les procédures d’approbation,
d’autorisation et de commercialisation des médicaments;

la numérisation des systemes de soins et de santé et le partage des données afin de
conduire a des interventions plus ciblées et a un meilleur traitement. La
contribution de lintelligence artificielle peut étre déterminante pour aider a
analyser les données et se rapprocher de la médecine de précision afin de concevoir
et d’appliquer des traitements personnalisés qui s’adaptent a I’évolution variable de
la maladie chez chaque individu;

la garantie de 'acces a des traitements abordables, a des médicaments orphelins, a
de nouveaux médicaments, aux technologies de la santé et aux soins;

I’échange, par lintermédiaire des réseaux européens de référence, de
connaissances, d’expériences et de recherches cliniques ainsi que de bonnes
pratiques pour améliorer les soins et les infrastructures sanitaires, tout en leur
assurant un soutien financier et politique.



