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% Bevezetés és célkitiizes

Orommeljelentjiik be a BUR-EB eurdpai vizsgdlat elinditdsat, melynek célja egy
ritka és jelentds korldtozottsdgot okozd genetikai rendellenesség, az epider-
molysis bullosa (EB) betegseg tarsadalmi-gazdasdgi terheinek felmeérese.
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«~ Miert az epidermolysis bullosa?
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Az epidermolysis bullosdt (EB) a bdr és a nydlkahdrtydk serllekenysege jellemazi,
amelyeken minimdlis behatdsokra is holyagok és kronikus sebek alakulnak Ki.
Bdr az EB a kulonbozd sulyossagu klinikai formdk széles skaldjat oleli fel, a
legtobb esetben sulyos korldtozottsdagot okoz, es akdr életueszélyes is lehet.
Az elmult két eutized jelentds kutatdsi erdfeszitései ellenére az EB-re még nem
all rendelkezésre a betegseget megszuntetd kezelés, a terdpia a tinetek keze-
lésen alapul.
A betegeknek és csalddtagjaiknak sokféle és élethosszig tartd kihtvdsokkal kell
szembenéznilk, kezdvue a napi, fajdalmas és iddigényes sebkdtozes sziikségesse-
getdl a taplalkozdsi problémdkig, a funkciondlis karosoddsig és a kulsé megjele-
nés (esztétikai jelleg(l) vdltozdsdig. igy az EB jél példazza a ritka betegségek
kronikus jellegét és osszetettségét, valamint az érintett egyénekre és
csaladokra harulé nehézségeket.
Az elmult évek sordan a legtdobb eurdpai orszdagban a nemzeti egeszseglgyi
elldtorendszerek fokozatosan specidlis terveket vezettek be a ritka betegségek-
Te vonatkozoan. Ezzel pdrhuzamosan az Eurdpai Bizottsdg 24 Eurdpai Referen-
cia Haldézatot (ERN) hozott létre a ritka betegségekkel kapcsolatban, koztlik a
ritka és nem diagnosztizalt bérbetegsegekkel foglalkozd ERN-Skin hdlozatot.
Mig néhdny tanulmdnyban vizsgdltdk az EB hatdsdt a betegek és csaladtagjaik
életmindsegeére, sokkal kevesebbet tudunk a betegseggel 0sszefliiggd koltségek-
16l. Toudbbd, az EB-vel 0sszefliggd életmindseg és tarsadalmi-gazdasdagi terhek
idébelivaltozdsat meg nem vizsgdltdk.
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A BUR-EB az egészsegligyi kdzgazdasdgtannal és a ritka bérbetegségekkel,
kllonosen az EB-vel foglalkozo szakértdi kozpontok k6zds kezdemeényezése,
szoros egyuttmuikodeésben az EB-betegek egyeslleteivel, a DEBRA Interna-
tional és a nemzeti DEBRA-Kkal. A vizsgdlat az EB-ben szenvedod egyéneket
és csaladtagjaikat szélitja meg, és hat eurépai orszagban (Bulgdria, Fran-
ciaorszdg, Magyarorszdg, Németorszdg, Olaszorszdg és Spanyolorszdg)
kerul lebonyolitasra.
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A BUR-EB az érintettek és gondozéik korében végzett, anonim online felméréssel
fog adatokat gyljteni az EB mindennapi életre gyakorolt hatdsarol.
A felmérésre 2023 dszén - 2024 tavaszdan kerdl sor.
A felmérés a betegek életmindsegeét és a betegséggel osszefliggesben a betegek
csaladjara haruld terheket, valamint a szocidlis es egészsegugyi szolgdltatasokhoz
vald hozzaférést és az azokkal vald elégedettséget fogja vizsgdlni. Ugyanez a felmérés
ertekelni fogja az EB gazdasdgi terheit is, beleértue az egészsegigyi ellatds és az infor-
mdilis gondozds koltsegeit, a csalddokra hdaruld pénzigyi hatdsokat és a munka-ter-
meléekenyseg csokkeneésebdl adodo koltsegeket. A kapott adatokat dsszehasonlitjuk a
10 évvel ezeldtt vegzett BURQOL-RD felméreés keretében gyuljtott eredmeényekkel,
melyben a ritka betegségekkel, koztuk az EB-vel 6sszefliggd terheket meértik fel.
A BUR-EB mdsodik fé tevekenysege egy olyan kualitativ vizsgdlat végzése, amelyet a
betegekkel és az egeészsegugyi szakemberekkel kozdsen végez. Célja, a betegek
sziikségleteinek és a betegutak feltérképezése, betegut-térképek keészitése,
valamint az enmenedzselést javité informaciés anyagok készitéséhez sziikséges
kapacitasok fejlesztése.

(+)

of

T

Vart eredmények és hatasok
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A BUR-EB eredményei 2025-ben allnak majd rendelkezésre.

Az EB-ben érintett személyek és csaladtagjaik aktiv részvételének koszonhetéen,

O ABUR-EB az EB jelenlegi tarsadalmi-gazdasagi terheinek naprakész, teljes és

mennyiségi értékelését fogja nyujtani.

A BUR-EB eredmeényeinek 0sszehasonlitasa a BURQOL-RD projektben egy eutized-

del ezelétt gydjtott adatokkal ravilagit majd az EB terhének iddbeli valtozasaira

az eurépai orszagokban.

A BUR-EB eredmeényeit a gyégyszeripari vallalatok felhasznalhatjak az EB Gj

molekularis terapidival vagy Gjonnan alkalmazott gyégyszerekkel végzett

vizsgalatok megtervezéséhez.

A BUR-EB eredményeinek osztonozniiik kell a tudomanyos kézosséget a ritka

betegségekkel kapcsolatos jouébeli tarsadalmi-gazdasagi és klinikai kutatas-

ok elémozditasara.

A BUR-EB altal kifejlesztett eszkdzoket és médszereket a betegszervezetek, az

ERN-Skin haldzat, az Eurdpai Unio, valamint a nemzeti vagy helyi hatésdgok alkal-

mazhatjdk a betegség tarsadalmi-gazdasdgi hatdsdanak idébeli nyomon kduetése-

re, valamint az Uj ellatdasi modellek, egészsegugyi politikak vagy Uj terdpids lehetdse-

gek dltal eldidezhetd valtozasok nyomon kduetesere.

O A BUR-EB kereteben kidolgozott kvalitativ vizsgalat fel fogja mérni a betegek
onmenedzselési igényeit, és informadciés anyagokat fog késziteni a betegségg-
el 6sszefiliggd terhek csokkentésére.
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