
 

We

The EUR

and  init

Real:Tal

is  not  a

environm

The obje

rare dise

awarene

reality,  c

and to in

We are 

When lo

other st

better a

one of t

Academ

internat

past, the

ednesday 

RORDIS Roun

tiatives.  This

lking Rare Di

about  scien

ment change

ective is to d

ease  researc

ess, promote

challenges a

ncrease syne

living the his

ooking at key

akeholders, 

and  faster  in

hem.  

ic researche

tionally.  This

eir action wa

EURORD

"Ra

25 Febru

nd Table of C

s  workshop,

iseases” and 

ntific,  regula

es and public

discuss (a) th

ch,  informat

e access to in

and ambition

ergies and m

storic and pi

y areas wher

can make a 

novative  the

ers, in rare di

s  is how  rese

as not suppo

22

DIS Round

are Disea

ary, 2015

CO

Companies is

,  organised 

the EURORD

atory  or  tec

c affairs.  

he current st

ion and pati

nformation a

n of  the pha

utual suppo

ioneering tim

re collaborat

major contr

erapies  to p

iseases as in 

earch,  excel

rted by a co

nd Worksh

 Table of 

ases: Goin
 

(9:30 to 1
Belgium

 
 
 

ONCEPT PAP
 
 

s dedicating 

the  day  af

DIS Black Pea

chnical  aspe

trategic initia

ient advocac

and facilitate

arma & biot

rt between a

me of the glo

tion between

ribution to im

atients,  inte

all life scien

lence,  advan

mmon frame

 
hop 

Companie

ng Globa

16:30) ‐ Le

PER 

its first wor

fter  the  EUR

arl Gala Dinn

ects,  but  ra

atives to stru

cy  (b)  the sp

e internation

ech  compan

all stakehold

obalisation o

n industry an

mproving the

ernational po

ces, have alw

ncement of 

ework of pol

es (ERTC)

al!" 

e Plaza Ho

rkshop to int

RORDIS  Poli

ner celebrati

ther  about 

ucture the in

pearheading 

nal connectio

nies operatin

ers. 

of rare disea

nd patient gr

e environme

olicy and col

ways collabo

sciences wo

icy and tools

Pa

otel Brusse

ternational s

icy  Event  “R

ng Rare Dise

strategy,  t

nternationali

projects  to 

on of patient

ng  internatio

ases! 

roups,  toget

ent by bringin

llaboration c

orated and co

ork. Howeve

s. 

age 1 of 4 

els, 

trategies 

Rare  but 

ease Day, 

trends  & 

sation of 

increase 

ts (c) the 

onally  (d) 

ther with 

ng more, 

comes as 

ompeted 

er,  in  the 



 

Regulato

product 

South  K

develop

EMA col

and pot

look at p

product

Pharmac

actors b

the wor

Unfortu

voice  an

aspects 

Rare dis

elsewhe

other. T

network

challeng

umbrella

order to

Rare  dis

national

at WHO 

Times ar

Patients

advocac

global le

internat

ory  agencies

regulations

Korea)  and 

ment or acc

llaborate reg

entially scie

processes w

s at an intern

ceutical and 

both in condu

ld, or in intro

nately, each

nd  few  natio

could take p

ease patient

ere  in the wo

The vast maj

king, therefo

ge to people 

a patient or

o focus on th

seases  are  n

l public healt

or elsewher

re changing.

s  are  gettin

cy movemen

evel, support

tional level. T

s,  FDA  first 

s  or  policies 

new  count

cess to orpha

gularly on or

ntific advice

hich would s

national leve

biotech com

ucting challe

oducing thei

 company ac

onal  collecti

place. 

ts groups are

orld. Only a 

ority  is conn

ore little inte

everywhere

rganisations 

e national le

not  yet  reco

th issue in th

re.  

.  Structuring

g  together 

nt  around  th

t the expans

This is the be

and  now  al

in  different

tries  are  in

an products 

phan design

e and market

streamline a

el. 

mpanies enga

enging intern

r products to

cts in isolatio

ive  voices, w

e broadly con

few rare dis

nected only 

rnational co

e in the world

being  creat

evel.  

gnised  as  an

he vast majo

g strategies 

within  Rare

he world,  sp

ion of the m

eginning of a

lso  EMA,  ha

t  countries  a

n  the  proce

(e.g. Brazil, 

ations, provi

ting authoris

and accelera

aged in rare 

national clini

o national m

on,  there is 

when  indeed

nnected to o

sease patient

to their nati

llaboration t

d has been r

ed over  the

n  internation

ority of coun

help rare dis

e  Diseases 

peak with  o

movement in 

 long march,

 
ave  played  a

around  the 

ess  of  adop

Canada, Me

iding an expe

sation  in  the

te the devel

disease ther

cal trials for 

markets corre

no internatio

d  a  lot  of  c

other patient

t advocates 

ional commu

takes place. 

recognised a

  years but  a

nal  public  h

ntries. It does

seases to em

Internationa

ne  strong,  l

all regions, a

, a challengin

a  key  role  in

word  (e.g.  A

pting  policie

exico, Turkey

erience base

e  future. All 

lopment and

rapies have l

a few patie

esponding to

onal pharma

ollaboration

ts groups for

are  in regul

unity with a 

The fact tha

nd mentione

actions have

ealth  issue, 

s not exist y

merge! 

al  to  conne

egitimate  an

and partner 

ng but neces

Pa

n  promoting

Australia,  Si

es  incentivi

y). Both the 

e to foster gu

stakeholder

d approval o

ong been pi

nts scattered

o the patient

a & biotech c

  on  pre‐com

r the same di

ar contact w

degree of E

at rare diseas

ed by all rare

e been postp

and  surely 

et in the UN

ct  the  rare

nd  credible 

with stakeh

ssary one. 

age 2 of 4 

g  orphan 

ngapore, 

sing  the 

FDA and 

uidelines, 

rs should 

of orphan 

oneering 

d around 

s’ needs. 

collective 

mpetitive 

isease (s) 

with each 

European 

ses are a 

e disease 

poned  in 

not  as  a 

N System, 

  disease 

voice  at 

olders at 



 

EURORD

coverag

German

around t

new  co

organisa

and pos

internat

each me

Wherea

groups, 

connect

both  ini

work  to

Alliances

three  in

reinforc

The  Inte

towards

and diag

actors  b

resource

promote

to be re

research

flagship 

The  inte

Being  c

healthca

too, it is

in ICD 11

DIS  is  alread

e of 48  cou

,  Italian,  Po

the world. It

ommon  goo

ations  from 

sibly also Isr

tional  level. A

ember strong

s Rare Disea

Rare  Conne

t with online

tiatives,  and

gether globa

s organises t

nitiatives  are

ing each oth

ernational Co

s its 2020 obj

gnostic mean

based  on  co

es and  scarc

es priority in

commended

h  collaborati

to hold on t

ernational  cl

lassified  and

are systems,

s a complex 

1 and SNOM

dy  very  mu

ntries across

rtuguese,  Sp

t takes an im

d  with  its 

Europe,  the

ael, New Zea

Acting at  int

ger locally, o

ase  Internati

ect  is  the  pl

e global com

d  at  its  inter

ally on a  reg

the public an

e  autonomo

her and will c

onsortium  fo

jectives, and

ns for most 

ommon  polic

ce knowledg

nnovative res

d, brings regu

ion and of d

o.  

lassification 

d  the  class

 more  resea

and long‐ter

MED. It is a str

ch  engaged

s  the Europe

panish  and R

portant new

own  gover

 USA, Canad

aland, South

ternational  le

or for their ow

ional  is the g

atform  to  e

munities for

rface,  rare  d

gular base. A

nd policy ma

us  to  enhan

continue to g

or Research 

d already sur

rare disease

cy  and  strat

e. The conso

search and c

ulators into t

dialogue bet

of  rare  dise

ification  bei

arch  is  feasib

rm adventur

rong vector, 

d  and  exper

ean  contine

Russian  and 

w initiative su

rnance  enga

da,  Japan, R

 Africa  and T

evel across c

wn disease.

global organ

nable  indivi

r their diseas

disease  patie

A Working G

ker awarene

nce  their  pe

grow. 

on Rare Dis

re to reach t

s. The coord

tegic  actions

ortium gene

catalyses coo

the research

ween all  sta

eases  is  ano

ing  used,  ra

ble, a comm

re, but alread

a game chan

 
rienced  in  i

nt,  to  its  co

its  partners

uch as Rare D

aging  as  eq

ussia,  Latin 

Taiwan. We 

countries an

isation for r

dual  patient

se, or aroun

ent  advocate

Group of  the

ess annual ca

erformance, 

seases  (IRDiR

he targets o

dination of p

s  is  essentia

erates  specif

ordinated act

h agenda. Th

akeholders a

other  structu

are  disease 

mon  language

dy quite wel

nger.  

nternational

mmunicatio

ships with m

Diseases Inte

qual  partner

America, Au

need to act 

d across rar

rare diseases

ts,  families  a

d a specific 

es will  incre

e EURORDIS’

ampaign Rar

strategically

RC)  initiated

f 200 new ra

public‐fundin

al  to make 

fic  recomme

tions, identif

e consortium

at  internatio

uring  strateg

people  bec

e  facilitates 

ll‐advanced w

Pa

l  activities, 

n  in English,

major  patien

ernational to

rs  the  rare 

ustralia, Chin

at local, regi

re diseases w

s, connecting

and  profess

topic. At the

easingly  conn

’ Council of 

e Disease Da

y  consistent,

d  in 2010  is 

are disease t

ng bodies and

the most  o

ndations  to 

fies platform

m is an accel

nal  level.  It 

gy  for  rare  d

come  visible

collaboratio

with OrphaC

age 3 of 4 

from  its 

, French, 

nt  groups 

o create a 

disease 

na,  India, 

ional and 

will make 

g patient 

ionals  to 

e core of 

nect  and 

National 

ay. These 

,  already 

half way 

therapies 

d private 

f  limited 

funders, 

m or tools 

erator of 

is also a 

diseases. 

e  in  the 

ons. Here 

Code and 



 

Besides 

Orphane

creation

EU Mem

territori

Confere

most  in

language

internat

from  aro

Summit 

the  USA

industry

in  differ

Mexico. 

Towards

Why  go

initiative

How is i

compan

could th

 

its work  re

et has devel

n, the Orphan

mber States. 

es.  

nces have a

novative me

e and cultur

tional event b

ound  the w

also  involve

A,  Europe  an

y. The Intern

rent  parts  o

s a concerte

o  global  now

es take us by

ndustry emb

y? What  is n

he game chan

lated  to  the

oped and en

net website 

Now, the O

n  important

essages,  the

re. The Europ

bringing toge

orld.  The US

es  some  inte

nd  now  Sing

ational Conf

of  the world

d strategic a

w?  What  ar

y 2020?  

bracing and 

needed  for a

ngers of tom

e  nomenclat

nriched  its d

has always b

Orphanet Co

t  function  in

e  networking

pean Confer

ether 500 pa

S Conferenc

ernational  sp

gapore  reinf

ference on O

  such  as  Ja

approach? 

re  the  drive

leading the g

a better env

morrow be? 

ture  and  cla

database of 

been widely 

nsortium  is 

n promoting 

g  between  a

rence on Rar

articipants fr

ce NORD Rar

peakers. The

forces  aware

Orphan Drug

pan,  Latin  A

ers,  opportu

globalisation

vironment  fo

 
ssification  o

information 

consulted be

expanding  t

the cause o

all  stakehold

re Diseases &

rom all over 

re Diseases 

e World Orp

eness  and  n

s & Rare Dis

America  /  A

nities  and  c

n? What are

or  rare disea

of  rare  disea

on  relevant

eyond the na

owards new

of  rare disea

ders  to  shar

& Orphan Pr

Europe, but 

and Orphan

phan Drug Co

networking  p

seases (ICOR

Argentina  an

challenges? 

the risks an

ase  therapy 

Pa

ases,  over  th

t  resources. 

ational boun

w  languages 

ses,  the cur

re  a  commo

roducts  is  in 

also 100 par

n Drug Break

ongress orga

primarily  am

D) puts the 

d  Central  A

Where  cou

d opportunit

developmen

age 4 of 4 

he  years, 

Since  its 

daries of 

and new 

rent and 

n  vision, 

  itself an 

rticipants 

kthrough 

anised  in 

mong  the 

spotlight 

merica  / 

uld  these 

ties for a 

nt? What 


