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Liebe Mitglieder,
liebe Freunde der ACHSE,

Lange Zeit hat ACHSE - und allen voran unser Ehrenvorsitzender Christoph
Nachtigaller gemeinsam mit unserer Geschaftsflihrerin Mirjam Mann - in un-
zahligen Sitzungen, Gesprachen, Diskussionen und Stunden der Vorbereitung
darum gerungen, das Nationale Aktionsbundnis flir Menschen mit Seltenen
Erkrankungen - NAMSE - zu erhalten, insbesondere die Finanzierung der
NAMSE-Geschaftsstelle zu sichern. Natirlich nicht, um ihrer selbst willen,
sondern als Basis flur die Fortfuhrung des einmaligen Blndnisses vieler Betei-
ligter des Gesundheitssystems, die sich fir Menschen mit Seltenen Erkran-
kungen einsetzen und weiter daran arbeiten wollen, deren Situation zu ver-
bessern. Noch immer warten viele MaBnahmen des Nationalplans auf ihre
Umsetzung, selbst ganz wesentliche Elemente wie die Zentrenstruktur waren
Ende 2018 noch nicht realisiert — und sind es jetzt in 2019 immer noch nicht!

Die Uberraschende Ablehnung der NAMSE-Fortfihrung als Verein durch we-
nige NAMSE-Beteiligte im Frihjahr 2018 flhrte zwischenzeitlich dazu, dass
viele dachten, das Blindnis sei Vergangenheit. Das Bundesministerium fur
Gesundheit teilte dann im Herbst 2018 Uberraschend mit, dass die NAMSE-
Geschaftsstelle aus Projektmitteln weiterfinanziert wird! Unser Drangen in
Gesprachen, die Organisation einer Online-Petition und vieles mehr hatte of-
fenbar Erfolg gehabt.

In 2018 haben wir erreicht, dass NAMSE gemeinsam daran weiterarbeiten
wird, konkrete Ziele umzusetzen — das ist ein groBer Erfolg! Die Versorgung
von Menschen mit Seltenen Erkrankungen ist langst nicht so, wie sie dringend
erforderlich ware. Deshalb kampft ACHSE weiter: fir eine systematische Um-
setzung des Nationalen Aktionsplans, fur einen Aktionsplan 2.0., flr ein nach-
haltiges NAMSE und fir viele weitere Verbesserungen die notwendig sind,
damit Menschen mit Seltenen Erkrankungen langer und besser leben!

Dr. J6rg Richstein Mirjam Mann
Vorsitzender ACHSE Geschaftsfihrerin ACHSE
Oktober 2019
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1 ACHSE SELBSTHILFEGEMEINSCHAFT
1.1 ACHSE Selbsthilfe Akademie

Mit der Selbsthilfe Akademie strebt die ACHSE eine Professionalisierung und Ver-
stetigung der Fortbildung fir Menschen mit Seltenen Erkrankungen an. Die Aka-
demie bietet ein hochwertiges Qualifizierungsangebot in der Selbsthilfe, das auf
die besonderen Bedarfe der Seltenen Erkrankungen zugeschnitten ist. Damit mdg-
lichst viele Mitglieder von den Fortbildungen profitieren kédnnen, auch die, die
krankheitsbedingt oder aus anderen Grinden nicht vor Ort daran teilnehmen kdn-
nen, werden die Seminare auf der Plattform http://achseonline.moodle-kurse.de,
in einem mit Passwort geschitzten Bereich, zur Verfiigung gestellt.

Die BARMER fordert die ACHSE Selbsthilfe Akademie seit 2012/2013, woflr wir
sehr dankbar sind.

1.1.1 ACHSE-Seminar , Betroffene beraten Betroffene"™ vom 25. Januar
bis 27. Januar 2019 in Berlin, im Dorint Hotel in Berlin-Adlershof

Selbsthilfeorganisationen sind zumeist die einzigen Anlaufstellen flir Menschen, die
Hilfe im Umgang mit Seltenen Erkrankungen suchen. In den Beratungsstellen er-
halten Betroffene oder deren Angehdrige nicht nur Kontakte zu Experten, Rat und
Informationen, vor allem erfahren sie Zuspruch und Verstandnis. Berater mussen
daftr nicht nur thematisch geschult sein. Das Zuhdéren, Auffangen und Starken
verlangt viel Kraft von den zumeist selbst schwer betroffenen und ehrenamtlich
tatigen Beratern.

Schulungen wie der ACHSE-Workshop , Betroffene beraten Betroffene"™ sind des-
halb erforderlich und erwlnscht. 21 Berater aus den Reihen der Selbsthilfe der
Seltenen - Anfanger wie Profis - nahmen an dem Workshop Ende Januar in Berlin
teil. Dr. Christine Mundlos, Leiterin der ACHSE-Beratung und ACHSE-Lotsin flr
Arzte und andere Therapeuten, moderierte.

.Betroffene beraten Betroffene™ wurde mit einem umfassenden Einblick in das An-
gebot der erganzenden unabhangige Teilhabeberatung (EUTB) gemaB § 32 SGB
IX eroffnet, die Betroffenen nicht nur direkt zur Verfligung steht, sondern auch
Angehorigen und Betreuenden. Referent Markus Topfer vom Berliner Zentrum fur
Selbstbestimmtes Leben behinderter Menschen e.V. berichtete praxisnah aus sei-
ner Beratungstatigkeit, zeigte Grenzen der EUTB auf und erlduterte die allgemei-
nen Beratungsgrundsatze. Im Beitrag von Kommunikationstrainer, Telefonseelsor-
ger und Coach Rudiger KreB von Klartext Kommunikation konnten die
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Workshopteilnehmer aus zahlreichen Praxisbeispielen lernen: Wie telefoniere ich
richtig? Wie gehe ich auf die Bedirfnisse der Ratsuchenden ein? In Kleingruppen
und Rollenspielen wurde Abgrenzung trainiert sowie der Umgang mit schwierigen
Gesprachssituationen und die I6sungsorientierte Beratung per Telefon oder im di-
rekten Gesprach gelbt. Zudem wurde in die Grundsatze der E-Mail-Beratung ein-
gefuhrt. Der Themenkomplex Datenschutz in der Beratung und Grenzen der Bera-
tung wurden durch die Fachreferentinnen der ACHSE, Patricia Heidrich und Ina
Klawisch, abgedeckt.

Wir danken der BARMER flir die Férderung.

1.2 Selbsthilfe hilft Einander

Das Projekt hat das Ziel, unsere Mitgliedsorganisationen bei ihren vielen schwieri-
gen Fragestellungen im Selbsthilfealltag und ihren Problemen in der Beratung und
der Vereins- und Gremienarbeit besser und gezielter zu unterstitzen. Das Projekt
starkt die Selbsthilfe der ,Seltenen™ durch konkrete Beratung zu aktuellen Proble-
men sowie auf der systematischen Ebene durch die Erstellung und Veréffentlichung
von Informationsblattern zu wiederkehrenden oder grundsatzlichen Fragen.

Das ACHSE Projekt , Selbsthilfe hilft einander" ist Dank der Projektférderung, die
ACHSE dafilr seit mehreren Jahren von der AOK erhalt, ein verlassliches Mittel, um
die Strukturen und die Netzwerkarbeit in der Selbsthilfe voranzubringen. Dank der
Férderung kann dieses Projekt in hoher Qualitdt umgesetzt werden. Unsere Mit-
gliedsorganisationen nutzen das Unterstitzungsangebot flir sehr vielfaltige und
meist auch ziemlich komplizierte Fragen. Wir versuchen, so viel wie mdglich mit
der Hilfe von erfahrenen Selbsthilfevertretern oder ehrenamtlicher Hilfe von Spe-
zialisten, wie beispielsweise von Rechtsanwalten, zu beantworten.

Im Mittelpunkt des Férderjahres 2018 stand das Thema Datenschutz. Ab dem 25.
Mai 2018 gelten gemaB der Datenschutz-Grundverordnung (DSGVO) einige neue
Regelungen, auch das Bundesdatenschutzgesetz ist neu aufgesetzt worden. Die
Unsicherheit war bei den ACHSE-Mitgliedsorganisationen - wie bei vielen anderen
Institutionen auch - teilweise sehr groB. Unklar war vor allem, welche Vorgaben
auf welche Weise umgesetzt werden sollen - dies stellte fur viele, Uberwiegend
ehrenamtlich tatige Selbsthilfevereine eine sehr groBe Herausforderung dar.

e Es wurde ein Informationsblatt zum Thema , Datenschutz" erstellt. Im Mit-
telpunkt stand die Frage, welche internen und externen Auswirkungen die
DSGVO auf unsere Mitglieder und deren Arbeit hat (extern: Website,
Newsletter-Versand, Fotonutzung etc.; intern: Datenschutzmanagement,
Informationspflichten, Verteiler etc.). Bei Einzelfragen pflegten wir einen en-
gen Austausch von Argumenten mit der BAG Selbsthilfe (zum Beispiel zur
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Thematik ,Brauchen wir einen Datenschutzbeauftragten?®. Das Informati-
onspapier klart Uber die grundsatzlichen Begrifflichkeiten, zum Beispiel
~personenbezogene Daten", auf und klart die Verantwortlich- und Zustan-
digkeiten. Unser Ziel war es, bei unseren Mitgliedern die Angst vor Fehlern
auszutauschen gegen die Sensibilisierung daflir, wann und wo besonders
achtsam mit Daten umgegangen werden sollte. Aus diesem Grunde liegt das
Hauptaugenmerk des Informationsblattes auf der Auffacherung der Prinzi-
pien, die in der DSGVO verankert sind, beispielsweise Transparenz, Zweck-
bindung, Grundsatz der Datenminimierung und -sparsamkeit, Integritat
und Vertraulichkeit.

e Flr 14 unserer Mitgliedsorganisationen wurden Datenschutzerklarungen flr
deren Websites erstellt (6 Anfragen befinden sich zurzeit noch im Bearbei-
tungsstadium). Unter Nutzung der Expertise von Andrea Dittler (Mitglied im
Bundesverband flir Angeborene GefaBfehlbildungen, ACHSE-Mitglied), wel-
che Inhaberin der Firma web-spezi (www.webspezi.com) ist, konnten wir
die technischen Gegebenheiten der Webseiten aller anfragenden Vereine
zeitnah checken und auf dieser Grundlage dann vereinsindividuelle Daten-
schutzerklarungen erstellen. Diese Gelegenheit nutzte ein GroBteil der an-
fragenden Vereine auch daflr, ihre Webseiten ,aufzuraumen® - nicht nur
unter datenschutzrechtlichen Gesichtspunkten.

e ACHSE hat allen Mitgliedsorganisationen angeboten, bei der Erstellung der
notwendigen Transparenz-Erklarungen, die aufgrund der Leitsatze der BAG
Selbsthilfe auszuflllen sind, Unterstitzung zu leisten. Dies ist auch dringend
notwendig, da sich zeigte, dass das vorgegebene Formular viele unserer
Mitgliedsorganisationen Uberfordert.

e Vereinsindividuelle Beratungen im Rahmen von ,Selbsthilfe hilft einander"
drehten sich neben den zuvor erwahnten datenschutzrechtlichen Fragen
weiterhin um die Festanstellung von Mitarbeitern in den Mitgliedsorganisa-
tionen (Voraussetzungen fir Mini-Jobs, eventuell erforderliche Satzungsan-
derungen), die Ehrenamtspauschale und wie diese verbucht wird. Bera-
tungsbedarf gab es ferner in Bezug auf den Verkauf von Vereins-Merchan-
dise-Produkten, zum SEPA-Verfahren, zum Aufbau und Pflichtinhalt eines
Impressums (§ 15 TMG), zu den notwendigen Versicherungen flir die Durch-
fUhrung von Veranstaltungen, zum Namensschutzrecht und dazu, ob
Sponsoren auf Vereinswebsites verlinkt werden dirfen. Mehrfach wurde um
Rechtssprechungsrecherche gebeten, wobei der Uberwiegende Teil dieser
Anfragen sich auf Urteile zum Grad der Behinderung bezog. Vereinzelt be-
rieten wir unsere Mitgliedsorganisationen dahingehend, auf welche Art und
Weise Uber Studien, Medikamente berichtet werden kann, wann das

191023 Téatigkeitsbericht 2018 Textfassung.docx



Allianz Chronischer Seltener Erkrankungen

Heilmittelwerbegesetz tangiert sein kdnnte und wie eine Haftung auf einem
Selbsthilfe-Flyer ausgeschlossen werden kann.

e Ein sehr groBer Beratungsbedarf bestand auch 2018 beziglich des Vereins-
rechtes. Welche Voraussetzungen muissen gegeben sein, so dass Beschllsse
in der Mitgliederversammlung wirksam gefasst werden kdnnen, wann muss
eine Satzungsanderung in Angriff genommen werden und wie ist das kon-
krete Prozedere, wie grenzen sich Gemeinnutzigkeit und wirtschaftlicher Ge-
schaftsbetrieb voneinander ab und wie griindet man eigentlich eine Selbst-
hilfegruppe oder gar einen Verein... all dies waren Fragen aus dem ACHSE
Beratungsjahr 2018.

Wir danken dem AOK Bundesverband fiir die Férderung.

1.3 Gemeinsam Mehr Erreichen (GME)

Mit weniger Aufwand mehr flir Menschen mit Seltenen Erkrankungen erreichen, ist
das Ziel von Gemeinsam Mehr Erreichen (GME). ACHSE untersuchte im Rahmen
von GME, wie die Mitgliedsorganisationen bei alltaglichen Aufgaben unterstitzt
werden kénnen. Es soll den Aktiven mehr Zeit flir die eigentliche Selbsthilfearbeit
bleiben und Aufgaben sollen, wenn immer mdglich, besser verteilt oder gebiindelt
werden. Es geht um die Identifizierung von Uberschneidungen in den Téatigkeiten
von Mitgliedsorganisationen und die Auslotung méglicher Synergien. Es stehen die
Fragen im Vordergrund: was brauchen die Aktiven in der Selbsthilfe der Seltenen,
um entlastet zu werden und welche Unterstitzung/Service kann ACHSE als Dach-
verband bieten?

Die formalen und qualitdatsbezogenen Anforderungen an die Selbsthilfe und an Ver-
bande sind gestiegen, das Netzwerk der Seltenen ist gewachsen und mehr und
mehr Kooperationspartner sind hinzugekommen. Damit wurden auch die Aufgaben
immer vielfaltiger. Welche Wege und Lésungen gibt es, damit die Aktiven in der
Selbsthilfe wieder mehr Zeit und Kraft haben flir die Aufgaben, flr die sie ange-
treten sind: Informationen zu einer Seltenen Erkrankung sammeln und teilen, Be-
troffene und Angehdrige beraten und unterstitzen, sich flr eine bessere Versor-
gung einzusetzen, Wissen und Menschen zu vernetzen.

Das Projekt GME erdffnet einen gescharften Blick in das Netzwerk: nach den tag-
lichen Aufgaben und Herausforderungen, nach den Uberschneidungen der im Netz-
werk zusammen geschlossenen Verbande. Und bietet mittels einer Analyse die
Moglichkeit, durch Ressourcenbindelung nachhaltigen Mehrwert zu erzielen.

Dies ist insofern bemerkenswert, weil es in den ersten Jahren meist darum ging
als Gemeinschaft zu zeigen: ,Wir sind Viele. Und trotz der unterschiedlichen
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Erkrankungen teilen wir die gleichen Probleme und Néte." So standen vor allem
und zunachst die Probleme, die ALLE in der Gemeinschaft beschaftigen in ihrer
Gesamtheit im Vordergrund: zu wenig Wissen und Informationen, kaum Experten,
wenig Forschung, selten (ursachliche) Therapien, viele einzelne Versorgungsprob-
leme durch mangelnde sektorenlbergreifende Zusammenarbeit, sowie meist man-
gelnde Unterstiitzung durch Amter und Institutionen. Diese Fokussierung auf die
auf die Gemeinsamkeiten ALLER war notwendig, um die Seltenen in die Offentlich-
keit und auf die Agenda im Gesundheitswesen und der Politik zu bringen und es
konnte, bereits Vieles erreicht werden. Diese Perspektive muss auch weiterhin ste-
tig und kraftvoll eingenommen werden, um in Politik und Gesundheitswesen und
in der Offentlichkeit wahrgenommen zu werden und gemeinsam fiir Verbesserun-
gen zu kampfen.

Mit GME schauen wir nun aber gleichzeitig intensiv nach den Synergien auch in-
nerhalb der einzelnen Gruppen. Es ist ein Entwicklungsschritt, dank dieses Pro-
jekts, reflektieren und diskutieren zu kénnen, wie durch Subgruppenarbeit nun
bestimmte Probleme - die krankheitsiibergreifend nur bei einigen Seltenen Erkran-
kungen bestehen - ressourcenschonender angegangen werden kdénnen. Und an-
dererseits durch die Analyse von ,Alltagsaufgaben™ und Herausforderungen, die
immerwahrend bei den Verbdnden anfallen, eventuell eine Blndelung erfolgen
kann und daraus vielleicht weitere ACHSE Unterstitzungsangebote entwickelt wer-
den kdénnen.

Durch das Projekt ,Gemeinsam Mehr Erreichen" fand eine Bedarfsanalyse lber
mehrere Kanale und aus unterschiedlichen Quellen (Online-Umfrage, Interviews,
Kurzfragebogen bei der Mitgliederversammlung, Subgruppen-Workshops, Som-
merkongress mit ,Good und Bad Practice™ und einem Open Space) darlber statt,
welche Tatigkeiten und Aufgaben die Mitglieder oft von ihrer klassischen oder ori-
ginaren Selbsthilfearbeit ,abhalten™ bzw. unverhaltnismaBig Ressourcen binden.
Im Tatigkeitsbericht 2017 wurde ausfihrlich darliber berichtet.

Insbesondere das Jahr 2018 im Projekt hat gezeigt, dass die Mitgliedsorganisatio-
nen sehr unterschiedliche Bedarfe haben, entweder aufgrund ihrer GréBe, des Al-
ters der Organisation oder der Erkrankung, die sich auch auf die Mitglieder-Struk-
tur auswirkt (z. B. Elternverband oder Verband mit nur alteren Mitgliedern, weil
sich die Erkrankung erst ab einem bestimmten Alter manifestiert).

Die Vielfalt in Struktur und Aufbau der Organisationen flihrte bei der Erhebung von
Problemen und Lésungsvorschlage zu einer sehr groBen Vielfalt und sehr unter-
schiedlicher Priorisierung bei den Antworten. So konnte kein einhelliges Bild ge-
wonnen werden, ob und welche Dienstleistung ACHSE anbieten kdénnte, um
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»~groBflachig" zu unterstlitzen. Es wurden trotzdem zu einigen Vorschlagen Busi-
nesskonzepte mit Rechenmodellen entwickelt. Diese zeigten, dass eine Umsetzung
finanziell nicht machbar ist, weil es flir die jeweilige Dienstleistung letztlich jeweils
zu wenig Organisationen sind, um eine solche (nicht gewinn-orientierte) Dienst-
leistung (mit) zu finanzieren.

Auch die Strategien im Umgang mit den Belastungen im Verbandsalltag variierten
stark: ,,wir méchten mdglichst viel an Verbandsaufgaben bei uns behalten und lie-
ber weitere Kompetenzen aufbauen (mehr Wissen und Knowhow erwerben oder
Hauptamtliche einstellen), wir befiirchten dadurch aber auch eine weitere Uberfor-
derung" oder wir waren sehr interessiert Einiges abzugeben und wenn uns das
Angebot auch preislich zusagt (méglichst glinstiger als am Markt), dann sehr gerne
an ACHSE."

Bei dem Ansatz Synergien und engeren Arbeitszusammenhdange untereinander
herzustellen, waren zunachst 3 - 4 Workshops von Subgruppen geplant. Auch
diese Themen hatten sich aus den Umfragen per Mail und per Kurzfragebogen -
verteilt bei der MV und Fachtagung in 2017 ergeben. In 2018 fanden dann auch
zwei dieser Workshops im Rahmen von GME statt. Um jedoch den vielen Themen
ein Forum und mehreren Gruppen die Méglichkeit fir einen Austausch zu geben,
entstand die Idee statt zwei weiterer kleiner Treffen einen Sommerkongress zu
planen - Uberwiegend als Open Space organisiert. Der zweitagige Sommerkon-
gress gab Zeit und Raum fir die Vielfalt der Themen, sowie die Mdglichkeit, sich
interessengeleitet Uiber gemeinsame Probleme und Ziele in kleineren sowie gréBe-
ren Gruppen auszutauschen, Wissen und Erfahrungen weiterzugeben und Koope-
rationen untereinander einzugehen (s. Abschnitt zum Sommerkongress).

1.4 ACHSE Sommerkongress

~Austauschen, vernetzen, voneinander lernen, starken“ war das Credo beim
ACHSE Sommerkongress, am 1. und 2. Juni 2018, im DRK Klinikum Berlin | Wes-
tend. Rund 70 Teilnehmer verschiedener Organisationen der Selbsthilfe brachten
ihre Themen und Beitrage ein.

In den Mitgliedsorganisationen ist sehr viel unterschiedliches Wissen und Kénnen
vorhanden. Meist wird dies in den Kaffeepausen oder beim Essen im Rahmen von
Veranstaltungen in bilateralen Gesprachen oder in kleinen Gruppen kurz geteilt
oder angerissen. Der Kongress sollte genligend Zeit und Raum zur Verfligung stel-
len, Erfahrungswissen zu prasentieren und mit Nachfragen zu vertiefen. In der
Voranklindigung des Kongresses wurde explizit erfragt, welche Organisation ein
Good oder Bad Practice vorstellen méchte, bei dem die potentiellen Referent*innen
davon ausgehen, dass dieses flr viele andere Mitglieder relevant ist, zum
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Nachahmen einladt oder davor warnt, nicht den gleichen Fehler zu begehen - oder
am liebsten sogar zum Mitmachen einladt. Der erste Tag sollte ganz unter dem
Motto stehen ,voneinander miteinander lernen™ und Kooperationen, Vernetzungen
untereinander vorantreiben, um Ressourcen zu buindeln.

Um diese Zielsetzung zu beférdern, wurde der erste Tag in Anlehnung an die TED
Methode geplant. Bei den TEDs sprechen Fachleute der unterschiedlichsten Ge-
biete - gemaB dem Motto ,ideas worth spreading" (,Ideen, die es wert sind, ver-
breitet zu werden"“). Folgende kurze Praxisberichte mit Zeit zum Nachfragen gab
es:

o Mitglieder auf Reisen — gemeinsam Reisen organisieren

. Vernetzung in alle Richtungen fir eine gute Jugendarbeit innerhalb der
Selbsthilfe

. »Wir Uber uns™ - nicht nur eine Verbandszeitschrift

. Hilfe — unsere Website treibt uns in den Wahnsinn

. Kommunikation nach innen und auBen - selten vielfaltig

. Jugendliche/Junge Erwachsene in der Selbsthilfe — aus eigener Erfahrung

o Notfallversorgung mit Notfalldose und Notfallpass

Der zweite Tag wurde als Open Space geplant, um die Vernetzungen bzw. gemein-
sam gewahlte Themen und Projekte selbstorganisiert zu vertiefen. Insbesondere
eighet sich ein Open Space, um Neues und Lésungen in unterschiedlichen Gruppen
und GruppengrdéBen durch zu denken, und konkrete Vorhaben gemeinsam zu pla-
nen. Es gibt keine im Voraus geplante Agenda, nur ein Motto. Unsere Vorgabe war
lediglich das Arbeitsmotto: Gemeinsam Mehr Erreichen: Synergien und Gemein-
samkeiten - mehr Ressourcen fir die ,eigentliche Selbsthilfearbeit".

Es gab selbstorganisierte Workshops zu folgenden Themen:

¢ Mitglieder- und Jugendreisen verbandsiibergreifend anbieten und
organisieren. Ergebnis: gemeinsame Planung einer geférderten , Mitglie-
derreise" Saarschleife 2019. Vision: Social Event Agentur

e Haus der Seltenen - Barrierefreie Begegnungsstatte und Veranstaltungs-
ort fir das ACHSE Netzwerk (evtl. auch fiir andere SHO), organisiert als
Inklusionsbetrieb. Ergebnis: zwei Businesscases wurden im Nachgang der
Konferenz erarbeitet (groBe und kleine Tagungsstatte), leider ist dies ein zu
groBes und risikobehaftetes Projekt
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e ACHSE Selbsthilfe Wiki - Entwicklung und Gestaltung einer gemeinsamen
Wissensplattform rund um die Selbsthilfe der Seltenen, mit: Arbeitshilfe,
wer kann was, Referenten, Locations, Urteile etc. Ergebnis: Idee miindete
noch Ende 2018 in einen Forderantrag

e Orientierungshilfe MDK - wie arbeitet der MDK, welche Materialien
kann ich Sachbearbeitern mit an die Hand geben, um lber meine Erkran-
kung besser zu informieren, gibt es Mdglichkeiten eines Standard Handouts
flir SE als Begleitmaterial. Ergebnis: dies kann Bestandteil des Wikis werden
(s.0.)

¢ Geschwisterkinder - Austausch, was machen die Anderen und vor
allem mit wem? Welche Erfahrungen mit welchen Formaten? Auch diag-
noselbergreifend denkbar? Ergebnis: eine kleine Gruppe von Vertre-
ter*nnen hat sich formiert, die das Thema in ihren Verbanden vorantreiben
mochten und auch Uberlegen, wie sie das Wissen und Knowhow anderen zur
Verfigung stellen kénnen

¢ ACHSE Jugendkongress - durch die Geschwisterkinder einerseits kam
man auf die Jugendarbeit in den einzelnen Verbanden der Arbeitsgruppe.
Inspiriert durch einen Beitrag von zwei jungen Frauen, die Uber ihre eigenen
Erfahrungen berichteten, andererseits entstand die Idee, einen Jugendkon-
gress zu veranstalten, zu dem Jugendliche, junge Erwachsene aus allen Ver-
banden eingeladen werden. Ergebnis: die Idee, dass Jugendliche und junge
Erwachsene innerhalb der ACHSE verbandslUbergreifend arbeiten und die
ACHSE dadurch auch neue Ansatze mit in die Arbeit aufnehmen kann, ist in
einen Férderantrag ,Young & Rare" (Arbeitstitel) noch Ende 2018 eingemiin-
det

e Organisationsstrukturen verbessern - z.B. standardisierte Funktionsbe-
schreibung fur Vorstandsmitglieder und Geschaftsstelle vereinfachen die Zu-
sammenarbeit, schauen wie Fahigkeit/berufliche Kompetenzen auch in der
Ehrenamtsfunktion genutzt werden kénnen. Ergebnis: MaBnahmen werden
bei einzelnen Mitgliedern umgesetzt und auch dies kann in das ACHSE
Selbsthilfe Wiki eingebracht werden

¢ DSGVO, hier bezogen auf die Datenschutzerklarung auf Websites.
Ergebnis: es entstand wahrend des Open Space das Angebot an alle ACHSE
Mitgliedsorganisationen, bei der Erstellung einer DSE zu unterstitzen; die
ACHSE Ubernahm die juristische Prifung, die technische Prifung Gibernahm
Andrea Dittler, Bundesverband Angeborene GefaBfehlbildungen und Web-
Profi. An letztere war eine Kostenaufwandsentschadigung von 35,00 Euro
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zu zahlen. Die Teilnehmer*innen des Kongresses hatten zunachst den Vor-
rang, danach wurde das Angebot an alle im Netzwerk kommuniziert. 14 Or-
ganisationen haben von dem Angebot Gebrauch gemacht.

o« Kommunikation mit Arzten und Hebammen verbessern. Ergebnis: es
wurden unterschiedliche MaBnahmen zusammengetragen, die durch die
Verbande, die in diesem Workshop vertreten waren, flir ihre Organisationen
umgesetzt werden. ACHSE hat mit Kontakten und Erfahrungen unterstitzt.

¢ Interne Kommunikation unter den Aktiven und mit Mitgliedern ver-
bessern. Ergebnis: in diesem Workshop haben sich Mitglieder mit bereits
jahrelanger Erfahrung mit noch jungen Organisationen zusammengetan, um
sich auszutauschen; was macht ihr, was hat sich bewahrt, welche Kanale
und Medien wofir?

Alle Ideen und MaBnahmen wurden durch Teilnehmer*innen aus den einzelnen
Workshops vorgestellt und erlautert. Alles in allem war der Sommerkongress ein
groBer Erfolg. Die Dynamik an Ideen und konkreten ergriffenen MaBnahmen war
enorm - inklusive zweier danach gestellter Férderantrage - viele Kontakte kamen
organisationsibergreifend zustande, die danach weiter vertieft wurden. Der Grill-
abend am Freitag auf der Wiese direkt am Tagungsort hat auch nicht unwesentlich
dazu beigetragen.

1.5 Wir sind die ACHSE
1.5.1 Mitgliederversammlung 2018

In der Mitgliederversammlung wurde Uber die Tatigkeiten in 2017 Verantwortung
abgelegt und natirlich auch schon einiges tGber 2018 berichtet.

Was die Finanzen anging, konnte positives berichtet werden. Nachdem wir zwi-
schen 2012 und 2015 insgesamt 234.000 Euro Verlust gemacht hatten, durfte der
Schatzmeister berichten, dass in 2017 einen Uberschuss von mehr als 100.000
Euro erwirtschaftet wurde. Dies entspannte die finanzielle Lage der ACHSE. Wir
hoffen die Verluste aus den vergangenen Jahren bald wettgemacht zu haben. Der
Schatzmeister erklarte auBerdem an welche Tatigkeiten diese Mittel in 2017 aus-
gegeben wurden.

Die neuen Kassenprifer stellten uns flir 2017 ein gutes Zeugnis aus. Der Vorstand
wurde entlastet.

Ein Aktionsplan und Haushaltsplan fir 2019 wurde von der Mitgliederversammiung
beschlossen (die fur 2018 waren schon in 2017 verabschiedet worden).
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Neue Mitglieder

In der Mitgliederversammlung 2018 wurden die HOCM Deutschland e.V., Eltern-
initiative Apert-Syndrom EAS e.V. sowie FAP Familidare Amyloid Polyneuropathie
e.V. aufgenommen.

1.5.2 Fachtagung am 11.11.2018

Die Fachtagung gliederte sich in 2 parallele Workshops, der eine Workshop behan-
delte das Thema ,Neugeborenenscreening”, der andere das Thema ,Compassio-
nate Use".

1. Workshop Neugeborenenscreening

Die Voraussetzungen fir die Aufnahme von Erkrankungen ins Neugeborenenscree-
ning, die Durchfihrung in Klinik, Praxis sowie die damit verbundene Qualitatssi-
cherung wurden im Verlauf der Fachtagung von drei Vortragenden adressiert. Aus
Sicht der Betroffenen besteht auch ein groBes Interesse an Art und Umfang der
Aufklarung im Vorfeld des Screenings und der Beratung und weitere Betreuung
der Eltern und Betroffenen im Nachgang.

Fr. Dr. Nennstiel vom Landesamt fir Gesundheit Bayern erlauterte die rechtlichen,
ethischen und regulatorischen Rahmenbedingungen, die mit der Ein- und Durch-
fuhrung eines Neugeboreenscreenings verbunden sind. Die Besonderheiten des
Cystische Fibrose (CF)-Screenings wurden von Prof. Ballmann von der Universi-
tats-Kinderklinik Rostock aufgezeigt. Wie es sich mit der Antragstellung, dem An-
tragsverfahren und -abldufen flr ein Neugeborenenscreening verhalt, erlauterte
Fr. Dr. Thomas vom Gemeinsamen Bundesausschuss (G-BA).

Da immer mehr Therapien entwickelt werden, die schon direkt nach der Geburt
wirken kénnten - wie z.B. bei NCL und SMA - gewinnt das Neugeborenenscreening
an Bedeutung.

2. Was ist Compassionate Use?

Bei einem Compassionate Use Programm (CUP) kénnen Patienten Medikamente
erhalten, die noch nicht zugelassen worden sind. Insbesondere im Bereich der Sel-
tenen Erkrankungen bestand in der Vergangenheit immer wieder groBes Interesse
an einer Teilnahme. Im Rahmen der Fachtagung wurde erklart, wie Medikamente
zugelassen werden, wann CUP in Frage kame, wie Studien aufgebaut sind und wie
Patienten durch ihre aktive Teilnahme und Mitbestimmung zur Verbesserung von
Arzneimitteln beigetragen haben. In den Vortragen wurden alle Aspekte aus den
Perspektiven von Recht, Pharma, Patient beleuchtet. Die Referenten aus den Rei-
hen der ACHSE berichteten unter anderem von ihren Erfahrungen auf dem Weg zu
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einer Studienteilnahme bzw. den Kampf um die Teilnahme im CUP. In den Diskus-
sionen wurde deutlich wie stark das Thema die Gemeinschaft der Seltenen bewegt.

2 ACHSE WISSENSNETZWERK UND BERATUNG

Das ,ACHSE Wissensnetzwerk und Beratung" umfasst die Arbeitsbereiche ,Be-
troffenen- und Angehdérigenberatung" sowie ,Informationen verbessern™ und wird
von Dr. Christine Mundlos geleitet.

Innerhalb der verschiedenen Arbeitsbereiche der ACHSE Geschaftsstelle gibt es
thematische Uberschneidungen. Mit dem ACHSE Wissensnetzwerk streben wir an,
zuklnftig Informationen und Wissen aus verschiedenen Bereichen der ACHSE zu
blindeln und den ACHSE Mitarbeitern zuganglich zu machen. Zum anderen sollen
Erkenntnisse Uber das Leben mit Seltenen Erkrankungen, zu Entwicklungen in der
Medizin, Wissenschaft, Forschung und anderen Bereichen des Gesundheitswesens
gewonnen werden, die dann in Seminare, Workshops, Informationsblatter u.v.m.
einflieBen und unserem Netzwerk zur Verfligung gestellt werden.

2.1 Innovationsfondsprojekte

Allen Innovationsfondsprojekten ist gemein, dass die Projektverantwortlichen in
den ersten Monaten nach Projektstart vor allem mit Organisatorischem beschaftigt
waren: es galt sich auf einheitliche, verbindliche Vorgehensweisen bei der Versor-
gung der Patienten zu einigen und diese in den eigenen Institutionen zu etablieren,
Ethikvoten in unterschiedlichen Bundeslandern mussten abgestimmt und eingeholt
sowie IT-Strukturen an Projektvorgaben und unterschiedliche Datenschutzkon-
zepte angepasst werden, Websites entstanden, Informationen fir Patienten und
Arzte wurden ausgearbeitet und vieles mehr. Als dies soweit geregelt war, tat sich
die nachste Hlrde auf: die Patientenrekrutierung! Jedes Projekt hatte bzw. hat
damit zu kampfen die im Projekt veranschlagten Patientenzahlen pro Quartal und
Leistungskomplex einzubinden. Die Teilnehmerkalkulationen orientieren sich zwar
an den vielen Anfragen der letzten Jahre an den einzelnen ZSE, flur die Teilnahme
in den Innovationsprojekten muss sich ein Patient oder eine Patientin aber erst-
malig an ein Zentrum wenden und er/sie bei manchen Leistungskomplexen auch
einem bestimmten Profil entsprechen. Der organisationsintensive Projektstart hat
sein Ubriges dazu beigetragen, so dass alle 3 Projekte in der Zwischenzeit eine
kostenneutrale Projektverlangerung um einige Monate beantragt haben.

Die ersten Ergebnisse bei TRANSLATE-NAMSE, dem Projekt aus der ersten Forder-
phase, sind mit Blick auf Verbesserungen im Patientenpfad und schnellere
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Diagnosestellung ermutigend. Insbesondere der friihe und gezielte Einsatz der
Exomsequenzierung bei unklaren Diagnosen fordert Ergebnisse (prozentualer An-
teil an eindeutigen Diagnosen), die internationalen Daten entsprechen bzw. auch
daruber liegen.

Aus ACHSE Sicht férdern und festigen die Innovationsprojekte die Vernetzung zu
allen Beteiligten: den medizinischen Experten, den Krankenkassen, den Evalua-
toren, den Projektmitarbeitern. Und sie haben AuBenwirkung: die Offentlichkeits-
arbeit auf unterschiedlichen Ebenen schafft Awareness fur die Seltenen innerhalb
und auBerhalb der beteiligten Institutionen!

2.1.1 TRANSLATE-NAMSE

Seit April 2017 wird im Themenfeld Seltene Erkrankungen das Projekt , TRANS-
LATE-NAMSE" aus dem Innovationsfonds geférdert. ACHSE ist Konsortialpartner in
diesem Projekt, das unter der Federfiihrung der Charité und Beteiligung von wei-
teren 8 universitaren Zentren fir Seltene Erkrankungen (ZSE), mehreren Kran-
kenkassen sowie 2 Institutionen, die flir die Evaluation verantwortlich sind, durch-
gefuhrt wird.

Ziel des Projekts ist es, Patienten mit Seltenen Erkrankungen zu einer schnelleren
Diagnose zu fihren und ihre Versorgung nachhaltig zu verbessern. Hierflr werden
abgestimmte, strukturierte Vorgehensweisen etabliert, die sowohl den Einsatz von
interdisziplindren Fallkonferenzen als auch die erforderliche Diagnostik (z.B.
Exomdiagnostik) sowie den Ubergang von der Kinderheilkunde in die Erwachsen-
enmedizin (Transition) regeln. Im Fokus stehen Patienten (Kinder und Erwach-
sene) mit unklarer Diagnose sowie Betroffene mit der Verdachtsdiagnose/Diag-
nose einer unklaren Anamie, Autoimmunerkrankung, Bewegungsstérung, Hormo-
nerkrankung, Immundefekt oder Stoffwechselerkrankung besteht.

ACHSE ist u.a. in die Bereiche Evaluation, Patientenzufriedenheit und -informatio-
nen eingebunden. ACHSE bringt das Erfahrungswissen der Betroffenen ein.

Das Projekt TRANSLATE NAMSE endet am 30. September 2020.
Verantwortlich flr das Projekt bei ACHSE ist Dr. Christine Mundlos.

2.1.2 ZSE-DUO

In der 2. Runde vom Innovationsfonds waren 2 weitere Projekte zu Seltenen Er-
krankungen erfolgreich: ,ZSE-DUQO" findet unter der Konsortialfihrung der Univer-
sitats-Kinderklinik Wirzburg gemeinsam mit 10 weiteren universitaren ZSE, drei
Krankenkassen sowie Evaluatoren und ACHSE statt. Das Projekt wendet sich an
Patienten mit unklarer Diagnose, die mind. 12 Jahre alt sind, und untersucht, ob
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die gemeinsame Patientenbetreuung durch einen somatischen Facharzt, z.B. flr
Innere Medizin oder Neurologie, und einen Facharzt fur Psychiatrie und Psycho-
therapie oder fur Psychosomatische Medizin und Psychotherapie die Diagnosefin-
dung verbessern und verkirzen kann.

Auch hier bringt ACHSE das Erfahrungswissen der Betroffenen ein und beteiligt
sich an der Offentlichkeitsarbeit.

Verantwortlich flir die beiden Projekte bei ACHSE ist Dr. Christine Mundlos.

2.1.3 CARE-FAM-NET

Im Projekt CARE-FAM-NET geht es um die psychosoziale Versorgung flr Kinder,
Jugendliche und Familien mit Seltenen Erkrankungen

Familien von Kindern und Jugendlichen mit Seltenen Erkrankungen sind haufig
stark belastet: Angste, Sorgen und Unsicherheiten, ob durch langfristige diagnos-
tische Prozesse, komplexe Therapien oder Kéampfe, um Anerkennung der Erkran-
kung und Kostenlibernahmen, gehdéren oft zum Alltag und beeintrachtigen die psy-
chische Gesundheit und die Lebensqualitat aller Familienmitglieder.

Hier setzt CARE-FAM-NET (Children affected by rare disease and their families -
network) an. Zwei neue psychosoziale Versorgungsformen wurden entwickelt: mit
einer niederfrequenten Familienintervention in etwa sechs bis acht Gesprachen
uber ein halbes Jahr oder einer Online-Beratung (Vielen bereits bekannt als WEP-
CARE) sollen betroffene Kinder und Jugendliche sowie ihre Familienangehérigen
frihestmoglich begleitend zur Behandlung individuelle psychosoziale Hilfen erhal-
ten, die eine positive Krankheitsbewaltigung unterstitzen und psychischen Sto-
rungen vorbeugen oder begegnen. 1.000 Familien mit Kindern / Jugendlichen im
Alter von null bis 21 Jahren mit Seltenen Erkrankungen soll die Méglichkeit zur
Teilnahme geboten werden. Eltern und Geschwister werden ausdriicklich mit ein-
bezogen.

Es werden vorhandene Versorgungsstrukturen (ZSE, Kinderkliniken in Kooperation
mit Kostentragern) an 17 Standorten in 13 Bundeslandern genutzt, mit CARE-FAM-
NET vernetzt und um eine qualifizierte psychosoziale Versorgung erweitert. Eine
fortlaufende Evaluierung ist selbstverstandlich Teil des Projekts. Sieben Kranken-
kassen sind zudem in das Projekt eingebunden. Ziel ist, die psychische Gesundheit
und Lebensqualitat von Kindern / Jugendlichen mit einer Seltenen Erkrankung und
ihren Angehorigen nachhaltig zu verbessern und eine bedeutsame Versorgungsli-
cke zu schlieBen. Bei nachgewiesenem psychologischem, medizinischem und ge-
sundheitsbkonomischem Erfolg besteht ein Ziel darin, die beiden neuen Versor-
gungsformen in die Regelversorgung mit zu tbernehmen.
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ACHSE als Zusammenschluss der Selbsthilfe der Seltenen ist Partner im Projekt.
Lisa Biehl (lisa.biehl@achse-online.de ) ist die ACHSE Ansprechpartnerin. Weitere
Informationen sind zu finden auf https://www.carefamnet.org/ .

2.2 Forschung vorantreiben
2.2.1 Verdanderungen im Wissenschaftlichen Beirat der ACHSE

In diesem Jahr, nach seiner Emeritierung von der Universitatsklinik Frankfurt, hat
Prof. Dr. Thomas O.F. Wagner den Wissenschaftlichen Beirat verlassen. Wir sind
dankbar flr sein langjahriges Engagement flr die Seltenen.

2.2.2 Forschung braucht Forderung: Der Eva Luise Kéhler Forschungs-
preis fiir Seltene Erkrankungen 2018

Eva Luise Kdhler zeichnete am 20. Februar 2018 in der Alten Aula der Universitat
Heidelberg ein Team von Neurowissenschaftlern und Arzten rund um die Biologin
Dr. Ulrike Hedrich-Klimosch vom Hertie-Institut flir klinische Hirnforschung in TU-
bingen mit dem diesjahrigen Eva Luise Kéhler Forschungspreis fir Seltene Erkran-
kungen aus. Das Preisgeld in Hohe von 50.000 Euro soll als Anschubfinanzierung
fur die Entwicklung einer neuartigen Arzneitherapie, die Patientinnen und Patien-
ten mit einer besonders schwerwiegenden und bisher medikamentenresistenten
Form der Epilepsie (Mutationen im KCNA2-Gen) zu Gute kommt, dienen.

Der neuartige Therapieansatz der Tubinger Arbeitsgruppe wurde letztes Jahr erst-
mals im Rahmen individueller Heilversuche getestet. Im Rahmen der von der Eva
Luise und Horst Kohler Stiftung finanzierten Studie will die Tuibinger Forschungs-
gruppe nun die Daten sammeln, die notwendig sind, um die Therapie schnellst-
mdglich auch flr andere Epilepsiepatientinnen und -patienten mit solchen Genmu-
tationen verfligbar zu machen.

In seiner Ansprache betonte Dr. J6rg Richstein, Vorstandsvorsitzender der ACHSE,
wie wichtig die medizinische Forschung im Zusammenhang mit Seltenen Erkran-
kungen ist: ,Jeder Forschungsansatz zu einer Seltenen Erkrankung, der in einer
Therapie mindet, bedeutet flr die betroffenen Menschen ein Geschenk, das ihr
Leben entscheidend verandert."

Ziel des Forschungspreises ist es, die Erforschung Seltener Erkrankungen, die in
Deutschland noch nicht ausreichend geférdert wird, anhand beispielhafter Projekte
voranzutreiben. Der Preis wurde zum 11. Mal von der Eva Luise und Horst Kdhler
Stiftung und in enger Zusammenarbeit mit der ACHSE vergeben.
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2.3 Betroffenen- und Angehorigenberatung

Ein Dreh- und Angelpunkt sowie wichtige Quelle flr unsere Arbeit ist die konkrete
Beratung von Betroffenen, ihren Angehdrigen, Arzten und Therapeuten. Sie bringt
uns den Problemen und Bedlrfnissen der Patienten, aber auch der Mediziner, sehr
nahe, macht Defizite im Gesundheitssystem greifbar, versorgt uns mit Lebensge-
schichten fiir unsere Offentlichkeitsarbeit und Themen fiir unsere politische Arbeit.
An die ACHSE Beratung wenden sich Patienten mit einer Seltenen Erkrankung und
Menschen, die oft eine jahrelange Odyssee von Arzt zu Arzt hinter sich haben und
noch immer auf der Suche nach einer Diagnose sind.

Aber auch viele Institutionen nutzen in der Zwischenzeit die Beratung als Anlauf-
stelle flir Seltene Erkrankungen. So gehen vermehrt Anfragen von Krankenkassen,
sozialen Beratungsstellen sowie Selbsthilfekontaktstellen ein.

Leider mussten wir schon im Frihjahr 2018 auf unseren Betroffenenberater Erik
Engel, der uns und die Anfragenden erst seit ein paar Monaten sehr engagiert
unterstlitzt hatte, aufgrund einer langerfristigen Erkrankung verzichten. Erst im
Herbst war es uns moglich die vakante Position neu zu besetzen und wir freuen
uns sehr Ina Klawisch daflir gewonnen zu haben. Sie bringt mit ihrer jahrelangen
Tatigkeit als Sozialversicherungsfachangestellte bei einer Krankenkasse fur uns
wichtige Expertise im Sozialversicherungsrecht in unser Team und die Beratung
ein und hat ihre Kompetenzen in der psychosozialen Beratung bei der Unabhangi-
gen Patientenberatung Deutschland (UPD) neben dem Studium flr Soziale Arbeit
ausgebaut.

2.4  ACHSE Lotsin fiir Arzte und Therapeuten

Die ACHSE Lotsin Dr. Christine Mundlos verfligt Uber ein wachsendes Netzwerk
von Experten*innen auf Patientenseite, in Medizin, Wissenschaft und Forschung.
Das erleichtert die Suche nach Ansprechpartner*innen - sowohl fir die Lotsin als
auch fur Interessierte innerhalb und auBerhalb des ACHSE Netzwerks. In ihrer
Funktion als ,Beraterin fiir Mediziner und Therapeuten zu Seltenen Erkrankungen®
unterstitzt sie vornehmlich Arzte*innen zu patientenbezogenen Fragestellungen,
aber auch immer mal wieder Betroffene bzw. deren Angehérigen. Darlber hinaus
mehren sich Anfragen von Forschern und Journalisten, die eine Einschatzung von
Patientenvertretern zur Beantwortung von Forschungsfragen wiinschen bzw. Be-
troffene offentlichkeitswirksam in Wort und Bild darstellen méchten. Auch Mitglied-
sorganisationen klopfen gerne an, auf der Suche nach geeigneten Referenten flr
ihre Veranstaltungen. Die Lotsin hat regelmaBig Kontakt zu den Leitern der tUber
30 Zentren flr Seltene Erkrankungen und zu den BMBF Forschungsnetzwerken fir
Seltene Erkrankungen.
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2.5 Informationen verbessern

2.5.1 Kooperationsprojekt des Arztlichen Zentrums fiir Qualitit in der
Medizin (AZQ) und der ACHSE - Kurzinformationen fiir Patienten
(KiP) zu 10 ausgewadhliten Erkrankungen

Im Auftrag der Bundesarztekammer (BAK) und der Kassendrztlichen Bundesver-
einigung (KBV) erarbeitete das AZQ in Zusammenarbeit mit der ACHSE und der
betreffenden Patientenorganisation seit Anfang 2013 Kurzinformationen fiir Pati-
enten zu 10 ausgewadhlten Seltenen Erkrankungen. Diese erscheinen in der Reihe
~Kurzinformationen fiir Patienten (KiP)", die die Bundesarztekammer und Kassen-
arztliche Bundesvereinigung (KBV) herausgibt, und in der die Seltenen Erkrankun-
gen einen neuen Schwerpunkt bilden. Die neuen Kurzinformationen flr Patienten
mit Seltenen Erkrankungen setzen exemplarisch die Anforderungen an patienten-
orientierte Informationen zu Seltenen Erkrankungen um, die im Nationalen Akti-
onsplan fir Menschen mit Seltenen Erkrankungen formuliert und empfohlen wer-
den. Die Kurzinformationen sind unter anderem auf der ACHSE Webseite und der
Webseite des AZQ verfligbar.

Die Zusammenarbeit zwischen dem AZQ und der ACHSE wird auch nach Fertig-
stellung der 10 KiPs weiter fortgeftihrt. In 2018 wurde ein KiP zu Narkolepsie er-
stellt.

2.5.2 S2k-Leitlinie entwickeln

In diesem Jahr wurde Dr. Christine Mundlos in die Entwicklung einer konsensba-
sierte AWMF-Leitlinie S2k der Gesellschaft fir Neuropadiatrie und weiterer betei-
ligten Fachgesellschaften und Organisationen als Vertretung der Patientenseite
eingebunden. Die Leitlinie behandelt die Klassifikation und Diagnostik der Mikro-
zephalie. Mikrozephalie kommt aus dem Griechischen (,mikros™ und ,kephal®) und
bedeutet ,kleiner Kopf™. Von Mikrozephalie spricht man, wenn ein Kopf deutlich
kleiner ist als bei anderen Menschen gleichen Alters, Geschlechts und gleicher eth-
nischer Gruppe. Es handelt sich um ein Symptom und keine Krankheitsentitat.
Mikrozephalie kann verschiedene Ursachen haben, es bedarf somit unterschiedli-
cher diagnostischer und ggf. therapeutischer Vorgehensweisen. Es gibt auch Sel-
tene Erkrankungen, die mit einer Mikrozephalie einhergehen. Die Fertigstellung
der Leitlinie erfolgt in 2019.
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3 ACHSE ENGAGEMENT UND INTERESSENVERTRETUNG
3.1 Politische Forderungen - unsere Lobbyarbeit

3.1.1 ACHSE Beteiligung am Nationalen Aktionsbiindnis fiir Menschen
mit Seltenen Erkrankungen (NAMSE)

2018 war ein turbulentes Jahr fur das Nationale Aktionsbindnis fir Menschen mit
Seltenen Erkrankungen - das NAMSE. Seit seiner Griindung im Jahr 2010 bildete
NAMSE die Plattform, auf der alle wichtigen Akteure und Institutionen aus dem
Gesundheitswesen, aus Politik, Wissenschaft, Forschung und Industrie gemeinsam
Probleme und Losungsmadglichkeiten flir Menschen mit Seltenen Erkrankungen be-
sprechen und anpacken konnten. Im Jahr 2013 wurde der Nationale Aktionsplan
mit 52 MaBnahmen verabschiedet. Bereits 2017 zeichnete sich ab, dass ein GroB-
teil der beschlossenen MaBBnahmen auch bis Ende des Jahres 2018 nicht umgesetzt
sein wurde - allen voran die Schaffung einer nach NAMSE-Kriterien zertifizierten,
finanziell nachhaltig gesicherten, flachendeckenden Struktur an Zentren fir Sel-
tene Erkrankungen mit Lotsenfunktion - wie von ACHSE mehrfach gefordert. Da
die Forderung der NAMSE-Geschaftsstelle im Juli 2018 enden sollte, diese aber
eine konstruktive Zusammenarbeit der 28 NAMSE-Akteure mit ihren vielfaltigen
Interessen erst ermdglicht hatte, sah ACHSE die weitere ergebnisorientierte Akti-
vitat des NAMSE und somit die Umsetzung aller ausstehenden MaBnahmen akut
gefahrdet.

Im Februar 2018 startete ACHSE daher die Petition ,#Vernetzte Versorgung Jetzt!"
auf der Internetplattform change.org, in der sie an die Blndnispartner appellierte,
sich auch in Zukunft flr ein gemeinsames NAMSE mit einer verbindlichen Struktur
einzusetzen. Die Petition fand in kurzester Zeit 30.000 Unterstitzer. Aktionen rund
um den Tag der Seltenen Erkrankungen schafften Aufmerksamkeit, insbesondere
die Demonstration mit Betroffenen und Beteiligung aus der Griinen Regierungsop-
position auf dem Alexanderplatz, erzeugte Wirbel. Per Brief, Pressemitteilungen,
der gezielten Platzierung von Medienbeitragen wurde der Erhalt der NAMSE-Ge-
schaftsstelle gefordert sowie auf die unzureichende Versorgungslage von Men-
schen mit Seltenen Erkrankungen in Deutschland aufmerksam gemacht. Zugleich
fanden weitere Verhandlungen innerhalb der NAMSE-Gruppe statt, wurden Ge-
sprache mit Vertretern aus der Politik geftihrt.

Zum Ende der parlamentarischen Sommerpause stellte die Fraktion von Blndnis
90/Die Grinen eine Kleine Anfrage an die Bundesregierung, um zu erfahren, wel-
che konkreten Plane das Bundesministerium flir Gesundheit (BMG) im Hinblick auf
die gesundheitliche Versorgung von Menschen mit Seltenen Erkrankungen hat.
Von den Antworten zeigte ACHSE sich enttauscht und warf dem BMG in einer Pres-
semeldung vom 24. September 2018 Strategielosigkeit vor.
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Letztlich zeigte der Druck aber Wirkung: Im Herbst gab das BMG bekannt, dass
die Geschaftsstelle des Nationalen Aktionsblindnisses flir Menschen mit Seltenen
Erkrankungen (NAMSE) ab 01. Dezember 2018 weiterfinanziert werden wirde —
aus Projektmitteln des BMG und fur vier Jahre.

Fiar die Gemeinschaft der Seltenen war dies ein Grund zur Freude, da ihren Anlie-
gen Rechnung getragen wurde und zugleich der Aufruf an die Bundnispartner,
endlich zu handeln. ,Menschen mit Seltenen Erkrankungen kénnen nicht langer
warten."

3.1.2 Strategiegruppe , Register fiir Seltene Erkrankungen"

Die 2015 eingesetzte Strategiegruppe, die als Expertengremium und Kommunika-
tionsplattform dazu beitragen soll, langfristig die Qualitat und Interoperabilitat von
nationalen Registern zu erhéhen, hat 2018 ein Strategiepapier fertiggestellt. Darin
werden aktuelle Entwicklungen auf nationaler und internationaler Ebene berlick-
sichtigt, und zukilinftige Vorgehensweisen zur Erstellung und Einsatz von Registern
beschrieben. Das Strategiepapier liegt dem NAMSE zur Einsicht vor. Dr. Bernd
Quadder beteiligte sich fur die ACHSE.

3.1.3 Handlungsfeld Informationsmanagement

Im Bereich Informationsmanagement beschranken sich die Aktivitaten der ACHSE
in 2018 auf die Zusammenarbeit mit dem AZQ (Kurzinformationen fiir Patienten -
KiP, siehe 2.1.4.).

Fir das im Zuge des Nationalen Aktionsplan aufgesetzte BMG-Projekt ,se-atlas"
zur Kartierung der Kompetenz fir Seltene Erkrankungen in Deutschland, das Ende
2017 zum Abschluss gekommen ist und von den verantwortlichen Mitarbeitern in
Frankfurt immer noch nebenbei betreut wird, gibt es noch keine weitere Finanzie-
rung. Dieses Projekt ermdglicht es unseren Mitgliedsorganisationen die in der On-
line-Datenbank abgebildeten Angaben zu ihrer Organisation, den von ihnen ver-
tretenen Erkrankungen und Eintrage von Versorgern zu Uberprifen, erganzen und
kommentieren. Es bleibt zu hoffen, dass sich zeitnah ein Foérderer fir dieses wich-
tige Portal findet.

3.2 Weitere politische Arbeit
3.2.1 Forderungen der ACHSE an die Politik

Eine Zentren-Struktur schaffen, Forschung vorantreiben, den Zugang zu Medika-
menten sicherstellen, die Erfolge von NAMSE fortschreiben und die Strukturen der
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Selbsthilfe fordern - die Forderungen, die ACHSE bereits im Herbst 2017 an die
neue Bundesregierung gerichtet hatte, behielten in 2018 ihre uneingeschrankte
Gultigkeit, nicht nur, weil die Regierungsbildung sich bis zum Frihjahr 2018 hin-
zog, sondern weil diese Forderungen noch immer die dringendsten Anliegen der
Seltenen wiederspiegelten.

Die Forderungen: https://www.achse-online.de/de/was_tut_ ACHSE/ACHSE-For-
derungen_an_die_Politik.php

DarlUber hinaus positionierte sich ACHSE zu weiteren politischen Entscheidungen
offentlich wie folgt:

3.2.2 ACHSE nimmt Stellung zum EU-Vorschlag zu einem gemeinsamen
HTA

Die europaische Gemeinschaft der Menschen, die mit einer der rund 8.000 Selte-
nen Erkrankungen leben, kampfte seit langem daflir, dass die europaische Zulas-
sungsbehdrde, die European Medicines Agency (EMA) und die nationalen HTA-Be-
hérden viel enger zusammenarbeiten. Zu Beginn des Jahres hatte die Europdische
Kommission einen Vorschlag zum Health Technology Assessment (Nutzenbewer-
tung) zur Erganzung der Richtlinie 2011/24/EU unterbreitet (kurz: ,Vorschlag").
Um dem europdischen Anliegen Gewicht zu verleihen und kritischen Stimmen zu
kontern, unterstitzten die nationalen Allianzen das Anliegen auch in ihren jeweili-
gen Landern.

So forderte die ACHSE in einer umfassenden Stellungnahme vom 01. August 2018
die Bundesregierung insbesondere dazu auf, sich fir ein gemeinsames HTA-Ver-
fahren in Europa stark zu machen und so den Zugang zu Medikamenten fur alle
Menschen mit Seltenen Erkrankungen in Europa zu férdern, zugleich Doppelarbeit
zu verhindern und die Qualitat des HTAs zu verbessern. Weiterhin appelliert ACHSE
an die Bundesregierung, den Vorschlag der Kommission nicht als Regelwerk zu
betrachten, das es zu verhindern oder stark einzuschranken gilt, sondern als ein
positives europadisches Projekt mit groBem Potenzial, das im Interesse der Patien-
ten noch zu verbessern ist.

»Wir sehen in dem Vorschlag der EU-Kommission vor allem eine Chance, die Le-
bensqualitat der rund 30 Millionen betroffenen Menschen in Europa langfristig zu
verbessern und ihre Leben zu verlangern. Flr tausende Erkrankungen gibt es noch
immer keine adaquate medikamentése Behandlung. Bis heute sind etwa 150 Me-
dikamente als sogenannte Orphan Drug zugelassen worden. Viele Betroffene in
der EU erhalten noch nicht einmal die wenigen verfligbaren Medikamente! Zurzeit
gehen enorme Ressourcen und Chancen dadurch verloren, dass alle Beteiligten
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nur in ihren Silos denken und arbeiten," sagte die ACHSE-Geschaftsflihrerin Mirjam
Mann in der dazu veréffentlichten Pressemitteilung.

Stellungnahme: https://www.achse-online.de/de/was_tut_ ACHSE/stellungnah-
men/20180801_Stellungnahme_zum_Vorschlag_des_EU-Parlaments_und_.php

3.2.3 Parlamentarischer Abend zum HTA

Bei einem Parlamentarischen Abend zum Thema: , Europdische Nutzenbewertung
— Chance fir eine bessere Patientenversorgung in Europa und Deutschland?" am
25. September 2018, konnte Mirjam Mann auf dem Podium in der Diskussions-
runde mit Vertretern von BMG, IQWIG, EU-Kommission, die Position der ACHSE
einbringen. Dabei unterstrich sie, dass Deutschland zwar den besten Zugang zu
Orphan Drugs in ganz Europa habe, aber dennoch von einem gesamteuropaischen
HTA profitieren kdnne, wenn damit gute Rahmenbedingungen flr Forschung und
Entwicklung verknlpft seien. Zugleich kritisierte sie, dass die am 11. September
2018 durch die EU-Kommission verdffentlichten ,Anderungen® (Admentments) des
Vorschlags kaum bis keine Patientenbeteiligung vorsehen wirden und betonte,
dass eine Patientenbeteiligung durch demokratisch legitimierte Patientenorganisa-
tionen notwendig waren und forderte daflir Kostenerstattung und professionelle
Unterstltzung flr Patienten, damit diese sich einbrachten.

3.2.4 Stellungnahme zum Pflegepersonal-Stirkungsgesetz

Am 15. Oktober 2018 stellten CDU/CSU und SPD einen Anderungsantrag zum Pfle-
gepersonal-Starkungsgesetz (PpSG). Darin wurde vorgeschlagen wird, dass der G-
BA die Aufgaben der Zentren konkretisieren soll. ACHSE bat dazu die gesundheits-
politischen Sprecherinnen der GroBen Koalition, Sabine Dittmar von der SPD sowie
Karin Maag von der CDU/CSU, den Antrag zu unterstlitzen. Mirjam Mann wies da-
rauf hin, dass die Regelung so ausgestaltet werden musse, dass keine neuen Ver-
zdgerungen entstiinden, sondern Zuschlage flr diese besonderen Aufgaben jetzt
gewahrt wirden. Mirjam Mann unterstrich dabei erneut, dass die im NAMSE ein-
stimmig beschlossenen Kriterien flr die Zentrenstruktur seit langem vorlagen und
diese insbesondere auch vom GKV-Spitzenverband unterstitzt wirden. Jetzt
musse endlich eine angemessene Finanzierung sichergestellt werden.

191023 Téatigkeitsbericht 2018 Textfassung.docx 23



3.2.5 Stellungnahme der ACHSE zum Entwurf eines Gesetzes fiir mehr
Sicherheit in der Arzneimittelversorgung (GSAV)

ACHSE bezieht sich in ihrer Stellungnahme vom 14. Dezember 2018 zum GSAV
des Bundesministeriums flr Gesundheit (BMG) vor allem auf die Bestimmungen,
die die sogenannten ,Orphan Drugs" betreffen und stellt den Hinweis voran, dass
es nur etwa 150 Medikamente mit aktuellem oder ehemaligem Orphan-Drug-Sta-
tus gabe, dem geschatzte 8.000 Seltene Erkrankungen gegenlberstiinden. Fur die
vier Millionen Menschen, die von diesen schweren und oft lebensverkirzenden Er-
krankungen betroffen sind, stiinden generell viel zu wenige Behandlungsmaéglich-
keiten zur Verfigung. Im Bereich der Orphan Drugs gdbe es kein Problem
der Uberversorgung, sondern eine klare Unterversorgung. Zudem wiirden
die wenigen Orphan Drugs auch nur etwa 3,7 % aller Arzneimittelkosten verursa-
chen. (4)

ACHSE unterstitzt ausdricklich, dass nach Zulassung eines Arzneimittels weitere
Daten zum Wirken und Nutzen eines Arzneimittels erhoben werden und auch dass
dies Konsequenzen fir die Preisgestaltung haben kann. Eine nationale Datenerhe-
bung ist aber nicht die Antwort auf die Bedilrfnisse von Menschen mit Seltenen
Erkrankungen. Die Datenerhebung sollte auf europaischer Ebene organisiert wer-
den.

Menschen mit Seltenen Erkrankungen brauchen eine nachhaltige Erhebung von
allen relevanten Versorgungsdaten, damit beforscht wird, wie die Behandlung ihrer
Erkrankung verbessert werden kann. Eine (iberhastet eingefiihrte Anderung der
bewahrten Orphan Drug Regelung férdert ihre Versorgung nicht und gefahrdet den
bisher sehr guten Zugang zu den wenigen verfligbaren Arzneimitteln.

https://www.achse-online.de/de/was_tut_ ACHSE/stellungnah-
men/ACHSE_nimmt_Stellung_zum_GSAV.php

3.2.6 ACHSE - Rare Diseases Germany

Auf der Mitgliederversammlung im November 2018 wurde einstimmig beschlossen,
dass ACHSE im Rahmen ihrer internationalen Vernetzungsarbeit und im Rahmen
ihrer politischen Kommunikation ab 2019 offiziell den Zusatztitel ,ACHSE - Rare
Diseases Germany" tragen wird. Ob als aktives Mitglied des europdischen Dach-
verbandes EURORDIS - Rare Diseases Europe, als Mitglied von Rare Diseases In-
ternational, in den zahlreichen Arbeitsgruppen, die auf EU-Ebene aktiv sind, wie
auch im Rahmen des Aufbaus der Europaischen Referenznetzwerke - die grenz-
Ubergreifende Vernetzungs- und Lobbyarbeit wird flir ACHSE in den kommenden
Jahren noch intensiver werden. Basis fir den Vorschlag an die Mitglieder zum
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Namenszusatz bildete ein Abkommen nationaler Dachorganisationen bei EUROR-
DIS aus dem Jahr 2013, wonach alle nationalen Dachverbande die Namensergan-
zung RARE DISEASES Ubernehmen sollten (als Untertitel beispielsweise), um ein
einheitliches Auftreten sicherzustellen und auch, um eine starke weltweit aktive
Gemeinschaft zu demonstrieren. ACHSE kann sich somit als Teil der weltweiten
Community auch in der AuBendarstellung positionieren und ist gleichzeitig als an-
erkannte Nationale Allianz erkennbar.

3.3 Offentlichkeitsarbeit

Politische Stellungnahmen, bundesweite Aktionen an drei Monaten rund um den
Tag der Seltenen Erkrankungen, Hintergrundgesprache mit Journalisten, Veran-
staltungen, Veroéffentlichungen in der Fachpresse und die redaktionelle Zuarbeit
bei Sonderbeilagen waren auch in 2018 die wesentlichen MaBnahmen der ACHSE,
um Offentlichkeit zu erzielen. Ein neuer groBer und erfolgversprechender Baustein
zur Zielgruppenerweiterung bzw. Reichweitenerhéhung war der Ausbau des Social-
Media-Bereichs, durch die Nutzung zwei zusatzlicher Kanale und Kampagnenar-
beit. Neben der breiten Offentlichkeit diente der Bereich Social Media auch zur
Pflege und Starkung der eigenen Netzwerke, z.B. der Mitglieder.

Das Interesse der Presse an betroffenen Personen, Arzten oder anderen Experten
zur Berichterstattung, war gewohnt stark. ACHSE konnte zahlreiche Inter-
viewpartner fur TV- und Printbeitrage vermitteln und sich dabei selbst als Experte
positionieren. Der Tag der Seltenen Erkrankungen allein hat rund 800 Print- und
Online-Artikel hervorgebracht. In 2018 ist ganzjahrig zudem insbesondere das In-
teresse an ACHSE als Gesprachspartner bei politischen Themen rund um NAMSE,
die Zentren sowie zu Orphan Drugs gestiegen, was auf die aktive Positionierung
der ACHSE auf verschiedenen Kanalen zurlckzufiihren ist.

3.3.1 Gemeinsam lauter werden

Um ihre Positionen mit Schlagkraft in die Politik, das Gesundheitswesen und die
Offentlichkeit tragen zu kénnen, ist ACHSE auf die Stimme ihrer Mitgliedsorgani-
sationen mit all' deren Mitgliedern angewiesen. Unter dem Dach der ACHSE ka-
men im Jahr 2018 etwa 130 Organisationen zusammen, die zusammen genom-
men etwa 100.000 Mitglieder vertraten. In den vergangenen Jahren musste
ACHSE feststellen, dass nur wenige Uberhaupt wissen, dass ihr Verband Mitglied
der ACHSE ist. ACHSE fragte sich, wie ihre Arbeit, Ziele, Zweck und Vorteile in
den eigenen Reihen beworben werden kdénnte, um zu informieren, Multiplikatoren
zu gewinnen und dazu beizutragen, dass Betroffene sich nicht nur in ihrer Indivi-
dualitat wahrnehmen, sondern, als Teil einer groBen starken Gemeinschaft. Der
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Gemeinschaft der Seltenen. Der Gemeinschaft, die nur gemeinsam mehr errei-
chen kann.

Zu diesem Zweck ist Ende 2018 ein Film von ACHSE-Mitgliedern fir ACHSE-Mit-
glieder entstanden - in Zusammenarbeit mit der Sympathiefilm GmbH, geférdert
von der Krankenkasse ,Die Techniker". ,Was bedeutet es Mitglied der ACHSE zu
sein? Wie profitieren wir von unserer Mitgliedschaft? Wie starkt es mich persoénlich,
Teil der ACHSE-Familie zu sein?" - sind die Themen des finfminttigen Films. Eine
Rohversion des Films hatte Premiere auf der Mitgliederversammlung der ACHSE
im November 2018. Mit Untertiteln versehen sollte der Film nach der Informations-
flut um den Tag der Seltenen Erkrankungen fur Mitglieder zum Download online
zur Verfigung gestellt werden, damit er auf Mitgliederveranstaltungen gezeigt
werden kann.

Der Film kann hier heruntergeladen werden: https://youtu.be/MG17nXxzG8c

Wir danken der TK fir die Unterstiitzung dieses Projektes.

3.3.2 ACHSE und Social Media

Facebook/ACHSEeV entwickelte sich zu einer wichtigen Informationsplattform
rund um Seltene Erkrankungen vor allem flr Patientengruppen, Betroffene und
betroffene Familien: ACHSE bot dort ein vielseitiges aktuelles Angebot an Infor-
mationen und neuesten Entwicklungen rund um Seltene Erkrankungen, zugleich
wurden relevante bundesweit stattfindende Veranstaltungen beworben. Einzelbe-
richte Betroffener in Verbindung mit Hilfsangeboten sowie Kontaktstellen dienten
auBerdem dazu, Wissen zu vermitteln. Kommentare, Anfragen und Reaktionen zu
den Beitragen zeigten, dass ACHSE sich Uber Facebook als wichtiger Ansprech-
partner etabliert hat. Initiativen oder Privatpersonen suchten tGber Facebook direkt
Hilfe im Umgang mit ihrer Erkrankung und wurden an die ACHSE-Beratung ver-
mittelt.

Etwa 2.000 Menschen konnten im Schnitt taglich erreicht werden. Im Zeitraum um
den Tag der Seltenen Erkrankungen waren es 20.000 Personen pro Tag. Ende 2018
zahlte die ACHSE-Seite 3.400 echte und ohne Werbung gewonnene Abonnenten,
die eine wertvolle und sich gegenseitig stlitzende Gemeinschaft bilden, die zum
Tag der Seltenen Erkrankungen oder auch bei Umfragen aktiv wurden, Anliegen
der ACHSE wie unsere Petition ,#VernetzteVersorgungletzt" teilten oder Aufrufen
zu spenden folgten.

Die europadische Social-Media-Kampagne #ShowYourRare zum Tag der Seltenen
Erkrankungen und die Veroéffentlichung der ACHSE-Petition auf change.org flihrten
dazu, dass ACHSE im Februar 2018 versuchsweise auf Instagram und Twitter aktiv
wurde. Ziel war es, auch Zielgruppen anzusprechen, die nicht auf Facebook aktiv
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sind, Reichweite und Bekanntheitsgrad der ACHSE zu erhéhen, was angesichts der
geringen personellen Ressourcen zwar eine Herausforderung darstellte, zugleich
als lohnenswert erachtet wurde. Bis zum Dezember 2018 konnten die Kontakt-
gruppen beider Kanale vor allem durch Qualitadt, denn Quantitat punkten.

Youtube.com/ACHSEeV diente weiterhin als Plattform, um ACHSE-Videos zur Ver-
figung zu stellen. Der Kanal wurde nicht aktiv genutzt.

3.3.3 Sonderbeilagen , Seltene Erkrankungen™

Die langjahrige Zusammenarbeit mit dem Verlagshaus , Mediaplanet® wurde mit
der Veroffentlichung zweier Sonderbeilagen ,Seltene Erkrankungen" fortgefuhrt:
In der Tageszeitung ,Die Welt" (Februar) mit einer Reichweite von 680.000 und
im Magazin ,Der Spiegel® (September) mit einer Reichweite von ca. 3 Millionen.
Gleichzeitig wurden wieder alle Inhalte auf der eigens vom Verlag implementierten
Webseite www.seltenekrankheiten.de veréffentlicht und in den jeweiligen Social-
Media-Kanalen von ,Mediaplanet™ und der ACHSE beworben. Zwei Sonderbeilagen
des Themenbotenverlag mit dem Titel ,Selten, aber nicht allein® erschienen im
Februar 2018 sowie im Juli 2018 im Handelsblatt. ACHSE war maBgeblich an der
Gestaltung und Redaktion beteiligt. Alle Sonderbeilagen wurden Uber ihr Erschei-
nungsdatum hinaus auf allen 6ffentlichen Veranstaltungen der ACHSE und deren
Mitgliedsorganisationen ausgelegt. Eine Sonderbeilage zum Thema Kindergesund-
heit im Magazin Eltern wurde durch ACHSE mit Beitragen zu Seltenen Erkrankun-
gen bestlckt.

3.3.4 Publikationen von ACHSE - ACHSE Aktuell, ACHSE Stimme

Die ACHSE Aktuell dient vor allem Mitgliedsorganisationen, wissenschaftlichem
und politischem Beirat sowie ausgesuchten Fachkontakten als Informationsquelle.
Kleinere Mitgliedsorganisationen nutzten die ACHSE Aktuell zudem, um in Kurz-
beitragen Uber ihre Arbeit und Erfolge zu berichten. Zwei Ausgaben wurden ver-
schickt und online zum Download zur Verfligung gestellt. Im November 2018 ist
eine ACHSE Stimme erschienen. Gezielte Fundraising-Veranstaltungen, Online-
Fundraising und die direkte Kommunikation haben weitere Ausgaben in 2018 ab-
geldst. Der E-Newsletter befand sich weiterhin in der Testphase.

3.3.5 Webseite

www.achse-online.de ist nicht nur Visitenkarte, sondern unabdingbares Informa-
tionsportal fir Menschen auf der Suche nach spezifischen Ansprechpartnern und
Informationen.  Besonders hohe Klickzahlen erzielen weiterhin die
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Betroffenenberatung sowie unsere Mitgliedsorganisationen. Dennoch muss die
Webseite, die teilweise wdchentlich mit aktuellen Inhalten beflllt wird, zugleich
mehreren Zielgruppen gerecht werden.

3.3.6 Tag der Seltenen Erkrankungen

#ShowYourRare - lautete das offizielle Motto zum Rare Disease Day 2018, dem
11. internationalen Tag der Seltenen Erkrankungen, das die europadische Gemein-
schaft unter FederfiUhrung von EURORDIS - Rare Diseases Europe bereits im
Herbst 2017 flr den Aktionstag am 28. Februar 2018 ausgerufen hatte. Weltweit
sollten Menschen Farbe bekennen und vor allem in den sozialen Netzwerken zei-
gen, dass sie Teil einer weltweiten Gemeinschaft sind, diese unterstiitzen und fir
die Anliegen von weltweit insgesamt 300 Millionen betroffenen Menschen kampfen,
fur z.B. vernetzte Versorgung und mehr Forschung.

ACHSE, als Initiatorin und Koordinatorin vom Tag der Seltenen Erkrankungen in
Deutschland rief dazu auf, ein Zeichen zu setzen. Mit dem Aufruf ,Setz dein Zei-
chen fir die Seltenen" rief ACHSE zum Mitmachen auf — auf der Stra8e und in
den Sozialen Netzwerken, rlickte die Noéte und Anliegen von 4 Millionen Kindern
und Erwachsenen mit Seltenen Erkrankungen in den Fokus der Offentlichkeit und
forderte Vertreter aus Politik, Gesundheitswesen, Wissenschaft und Forschung
dazu auf, endlich zu handeln. Zeitgleich startete ACHSE die Online-Petition ,Ver-
netzteVersorgungJetzt®. So lautete auch die politische Botschaft.

Insbesondere in den Sozialen Netzwerken folgten viel dem Aufruf und setzten ihr
Zeichen mit Videos, Fotos, Statements. Die Anleitungen mit Tipps, zum Beispiel
zum Dreh von Videostatements stellte ACHSE schon ab Herbst 2017 zur Verfligung
und auBerdem selbst Videostatements produziert, die hier noch angeschaut wer-
den kénnen: https://www.youtube.com/user/ACHSEeV/videos Die Videostatements wur-
den allein am Tag der Seltenen Erkrankungen auf Facebook 14.051-mal aufgeru-
fen.

Den offiziellen Film zum Rare Disease Day (von EURORDIS) konnte ACHSE mit
deutschen Untertiteln eine Woche lang in den zwdIf Berliner Yorckkinos platzieren.

Dariiber hinaus wurden 25 Aktionen angemeldet, die in 20 Stadten stattfanden,
z.B. in Heidelberg, Minchen, Dessau, Berlin, Dlsseldorf, Flensburg, Ulm, Essen,
Bocholt, Bonn, Hannover, Hamburg, Leipzig, Wiirzburg, Jena, Libeck, Aurich, Bad
Fallingbostel, Nurnberg, Mainz, Bielefeld, Bornheim, Rostock... In Universitatsklini-
ken, in den Zentren flr Seltene Erkrankungen, auf der StraBe, bei kleinen und
groBen Festen wurde referiert, informiert und Aufmerksamkeit generiert. ACHSE
stellte Postkarten, Plakate, Ballons und Pressematerial zur Verfligung und bewarb
alle Aktionen ihrer Webseite, auf Facebook und veroffentlichte sie bei
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rarediseaseday.org. Vorstandsmitglieder und Blromitarbeiter nahmen an einzel-
nen Stadteaktionen teil.

Zum Mitgliedertreffen im Bliro der Berliner Geschaftsstelle kamen 20 Mitstreiterin-
nen und Mitstreiter. Zusammen mit Vertretern vom ACHSE-Team wurde eine laute
Aktion mit politischen Botschaften vorbereitet, Plakate gemalt und Fotos. Gemein-
sam mit zahlreichen Berlin-Brandenburger Mitgliedern der ACHSE und Laufpubli-
kum konnte am 28.02.2018 ein weiteres weithin sichtbares Zeichen auf dem Ber-
liner Alexanderplatz gesetzt werden setzen - mit Infostéanden, einer Fotoaktion und
einer Kundgebung. Unterstlitzung kam von der Sprecherin fir Gesundheitsférde-
rung der Grinen und MdB, Dr. Kirsten Kappert-Gonther. Sie warb flir die dringend
notwendige vernetzte Versorgung. Eva Luise Kbéhler, die Schirmherrin der ACHSE,
war vor Ort — wie auch das Fernsehen. Spater am Abend wurde in der Abendschau
des Rundfunk Berlin Brandenburg berichtet, zudem folgte ein Bericht zu Seltenen
Erkrankungen mit Interview der Geschaftsfihrerin Mirjam Mann auf RTL. Eva Luise
Kbéhler war zudem bei Tagesschau 24 in einem 30-minttigen Interview.

Weltweit beteiligten sich so viele Menschen wie nie zuvor. #ShowYourRare

3.3.7 Verleihung des Eva Luise Kéhler Forschungspreises

Eva Luise Kdhler zeichnete am 20. Februar 2018 in der Alten Aula der Universitat
Heidelberg ein Team von Neurowissenschaftlern und Arzten rund um die Biologin
Dr. Ulrike Hedrich-Klimosch vom Hertie-Institut fur klinische Hirnforschung in Tu-
bingen mit dem diesjahrigen Eva Luise Kéhler Forschungspreis fur Seltene Erkran-
kungen aus. Bereits zum elften Mal wurde der Forschungspreis in enger Koopera-
tion mit der ACHSE vergeben. Der ACHSE-Vorstand sowie einzelne Vertreter der
Geschaftsstelle nahmen teil. Dr. J6rg Richstein sprach ein GruBwort. ACHSE ver-
offentlichte in Zusammenarbeit mit der Eva Luise und Horst Kohler Stiftung Pres-
sematerial vorab und nach der Vergabe des Forschungspreises.

3.3.8 Fotoausstellung Waisen der Medizin

Seit dem Jahr 2011 schickt die ACHSE ihre Fotoausstellung ,Waisen der Medizin -
Leben mit einer Seltenen Erkrankung" auf Wanderung. Die Geschichten aus dem
Alltag von funf betroffenen Kindern und Erwachsen, die darin in eindringlichen Bil-
dern erzahlt werden, haben nichts an Aktualitat verloren. Vom 05.-23. November
2018 gastierte die Fotoausstellung in Minster und untermalte so das 20-jahriges
Jubildum der Tom Wahlig Stiftung. Sie ist Teil des ACHSE-Netzwerkes und setzt
sich fur die Erforschung der Hereditaren Spastischen Spinalparalyse ein und macht
sich fir Betroffene stark. An der Vernissage nahmen Schirmherrin Eva Luise Kéhler
und weitere Vertreter der ACHSE teil.
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Im Zuge der Anfrage hatte ACHSE die Ausstellungsmaterialien Uberarbeitet und
ein Konzept zur Weitererzahlung einzelner Geschichten in Fotos, wie zum Beispiel
der von Josi, erstellt. Ein erstes Fotoshooting fand im Sommer 2018 statt.

3.4 Netzwerkarbeit

Um flr ihre Anliegen und Forderungen Gehdr zu finden, konkrete Ziele zu errei-
chen, Awareness in Fachkreisen, insbesondere bei Arzten zu schaffen und sich als
Expertin flir Seltene Erkrankungen zu positionieren, brachte ACHSE sich im Laufe
des Jahres bundesweit mit zahlreichen Fachvortragen, eigenen Fachveranstaltun-
gen sowie Veranstaltungskooperationen ein, wirkte in Jurys und Beiraten mit und
nahm an Fachveranstaltungen, Kongressen und Messen teil.

Dr. J6rg Richstein referierte u.a. bei der Deutschen Gesellschaft flir Kinder- und
Jugendheilkunde und beim AOK Bundesverband.

Dr. Christine Mundlos stellte ihr Angebot als ACHSE-Lotsin vor allem in Kliniken
und Universitaten vor, brachte die Bedarfe Betroffener vor und diskutierte Vor-
schlage flur eine Verbesserung der Zusammenarbeit. So unter anderem am ZSE
Ulm, beim Symposium der BMBF-Netzwerkverbiinde flir Seltene Erkrankungen in
Tutzing, beim Jubildumssymposium des iSPZ am Uniklinikum Dresden, beim Wis-
senschaftlichen Kolloquium der Stiff-Person-Vereinigung Deutschland e.V. bei
Wiesbaden, in der Kuratoriumssitzung der Berliner Sparkassenstiftung Medizin in
Berlin, im Rahmen der Veranstaltung INFUSION: Forum Seltene Erkrankungen in
Berlin, als Gutachterin fir das BMBF zu der FérdermaBnahme ,Klinische Studien
mit hoher Relevanz flr die Patientenversorgung”.

Geschaftsfihrerin Mirjam Mann nahm zahlreiche Termine bei Industrie und Stif-
tungen wie der Robert-Bosch-Stiftung wahr, vereinbarte Gesprachstermine mit
IQWIiG, GKV und Industrie, um die Themen der Seltenen in vielen Einzelgespra-
chen voranzutreiben.

Geske Wehr, die nicht zuletzt durch ihre Aufgabe als General Secretary bei EU-
RORDIS uber eine vielseitige grenziibergreifende Expertise verfligt, brachte diese
auch auf nationaler Ebene ein, so als Referentin auf den gemeinsamen vfa-Veran-
staltungen, beim Round-Table-Gesprach mit Kanzleramtschef Helge Braun, beim
Symposium Research for Rare in Tutzing. Die Etablierung der Europaischen Refe-
renznetzwerke auf nationaler Ebene voranzutreiben, war auch eines der Hauptan-
liegen von Claudia Sproedt, die an ePAG-Treffen teilnahm und bei Mitgliedsver-
banden zu den ERN referierte.

Dies war nur ein kleiner Einblick, einen vollstdndigen Uberblick finden Sie am Ende
des Tatigkeitsberichtes.
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3.4.1 ACHSE Unternehmensforum zum Informationsaustausch

Im Rahmen des ACHSE Unternehmensforum finden sich seit mehreren Jahren be-
troffene Patienten und Vertreter der pharmazeutischen Industrie in vertraulicher
Atmosphdre zum gemeinsamen Austausch zusammen. Die Gesundheitspolitik und
das Gesundheitswesen bieten eine Vielfalt an Themen, die flir beide Seiten inte-
ressant sind.

Am 7. Mail lag der Fokus auf dem Thema ,Neugeborenenscreening (NGS)". Meh-
rere Experten erlauterten in ihren Referaten Klinik und Indikation fir NGS, Anfor-
derungen an die durchflihrenden Labore und den Umgang und die Weitergabe der
Ergebnisse. Am Beispiel von Cystischer Fibrose, schweren angeborenen Immuner-
krankungen und Spinale Muskelatrophie wurden unterschiedliche Screeningver-
fahren dargestellt und besonders die Voraussetzungen und Notwendigkeit flir ein
Tracking adressiert. Das ACHSE Unternehmensforum am 20. November 2018 wid-
mete sich den Herausforderungen und Chancen von Zentren fur Seltene Erkran-
kungen. Am Beispiel der beiden Innovationsfondsprojekte ,TRANSLATE-NAME"
und ,ZSE-DUO" wurden fur Patienten mit unklarer Diagnose und Patienten mit
Indikatorerkrankungen definierte Patientenpfade innerhalb der Universitatsklini-
ken aufgezeigt, die eine zlgige gesicherte Diagnosestellung und koordinierte Ver-
sorgung von Betroffenen ermdglichen. Auch wird ein Ausblick von Seiten des VUD
dazu gegeben, wie sich die beschriebenen Strukturen in die Versorgungslandschaft
einfligen lassen. Die europaische Perspektive wurde durch die Darstellung der Eu-
ropean Reference Networks (ERN) eingebracht und die Zusammenfihrung von na-
tionalen und europaischen Aktivitaten beispielhaft am Aktionsnetzwerk flr seltene
angeborene Fehlbildungen (AsaF) dargestellt. sind.

3.4.2 ACHSE auf der Messe RehaCare

Nur gemeinsam sind wir stark: Auf der RehaCare in Dlsseldorf, der weltweit gréB-
ten Messe flr Rehabilitation und Pflege, mit etwa 900 Ausstellern, zeigte sich zum
wiederholten Mal, dass die ACHSE auch eine groBe Familie ist, in der man sich
gegenseitig unterstltzt. Denn dank der beherzten Unterstitzung des BV Angebo-
rene GefaBfehlbildungen, NF und Freunde e.V. sowie durch den BKMF e.V. konnte
ACHSE-Mitarbeiter Hartmut Fels die drei Messetage mit voller Kraft bestreiten. Ne-
ben mehr als 300 Einzelkontakten, wurde Informationsmaterial zur Arbeit der
ACHSE verteilt, Uber die Waisen der Medizin informiert, sich vernetzt und ge-
schaut, wie gute Zusammenarbeit im Verband gelingen kann.
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3.5 Internationale Vernetzung

3.5.1 Europdische Konferenz fiir Seltene Erkrankungen und Orphan-Pro-
dukte (ECRD) 2018 in Wien — noch nie so viele Teilnehmer!

Die Konferenz vom 10. bis 12. Mai hat alle Rekorde gebrochen: 900 Teilnehmer
aus 58 Landern, davon 120 Referenten, waren vertreten!

Inhaltlich war der Kongress in sechs Themenschwerpunkte gegliedert:

Themenblock 1 war der Strukturierung der Forschungs- und Diagnoselandschaft
gewidmet - ein Bereich, der sich in den letzten Jahren erheblich verandert hat. Bei
der Integration neuer Technologien in das Gesundheitswesen und der Verknupfun-
gen zwischen Forschung und Versorgung tragen zunehmend Patienten, als Exper-
ten flr ihre eigene Gesundheit, zur Erhéhung des Nutzens bei. Prasentiert wurden
neben den jlingsten Fortschritten in der Diagnostik und den potenziellen Heraus-
forderungen neuer Technologien zur Selbstdiagnose, wie die Zusammenarbeit zwi-
schen Patienten, Klinikern, Forschern und Sponsoren als Grundlage erfolgreicher
Forschung unterstutzt werden kann.

Bahnbrechende Arzneimittel und die Zusammenarbeit von Regulierungsbehdrden,
Experten der Bewertung von Gesundheitstechnologien und Patienten standen im
Fokus von Themenblock 2. Betrachtet wurde die Medizintechnik-Folgeabschatzung
und die damit verbundene Schaffung einer zentralen Anlaufstelle von EMA (Euro-
pean Medicines Agency) und HTA (Health Technology Assessors), um durch Aus-
tausch von Informationen bereits frihzeitig zur Einschatzung von Arzneimitteln
und Verfahren zu gelangen. Fir Patienten und Patientenvertreter ergibt sich dar-
aus ein neues Rollenbild in der Zusammenarbeit mit Regulierungsbehdrden, HT-
Prifern und Industrie durch Mitwirkung bei Zulassungsverfahren, Kosten-Nutzen-
bewertungen und Therapieentwicklung.

,Data is the new gold" und ,,We want to share data", waren die Kernaussagen von
Themenblock 3, welcher sich mit dem digitalen Patienten beschaftigte. Wahrend
die digitale Transformation in anderen Branchen bereits Einzug gehalten hat, ist
die Gesundheitsindustrie noch nicht véllig in die digitale Welt eingetaucht und der
Ubergang gestaltet sich komplex. Bestehende Hiirden reichen von unausgegliche-
nen Arzt-Patient-Verhaltnissen bis hin zu fehlender Kontinuitat in der Versorgung
durch klinische Einrichtungen. Neue Technologien schaffen ungeahnte Mdglichkei-
ten flir Menschen mit seltenen Erkrankungen, bergen aber auch neue Risiken, tUber
die es zu informieren gilt. Einer hollandischen Umfrage zufolge, empfinden die
Menschen ihre medizinischen Daten namlich als ebenso privat wie ihre Telefon-
nummern.
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Parallel setzte sich Themenblock 4 mit der Bedeutung von Lebensqualitat ausei-
nander. Neben einer adaquaten medizinischen Versorgung brauchen Menschen mit
seltenen Erkrankungen die Mdglichkeit, ein erfilltes Leben sowie persdnliche Be-
ziehungen zu flihren und zur Gesellschaft beizutragen. Patientenvertreter, die da-
rauf hinweisen, scheitern haufig am Gesundheits- und Sozialsystem, welches die
komplexen Bedirfnisse der Betroffenen nicht immer erfolgreich adressiert. Best-
Practice Beispiele aus verschiedenen Landern und Fallstudien zu innovativen
Dienstleistungen zeigten auf, wie bestehende Licken durch integrative Versorgung
und ,,Single Point of Service"-Ansatzen lUberbriickt werden kdénnen.

Themenblock 5 betrachtete neue Erkenntnisse, Patientenmeinungen und Fallstu-
dien zu den wirtschaftlichen und finanziellen Auswirkungen von seltenen Erkran-
kungen auf Gesundheitssysteme und Gesellschaften, sowie die Auswirklungen ak-
tueller politischer MaBnahmen auf den Zugang zu Therapien. Diskutiert wurde folg-
lich, wie dieser Zugang verbessert und ein nachhaltiges Modell fiir Orphan-Arznei-
mittelentwicklung gewdahrleistet werden kann.

Der Ubergeordneten Frage nach globaler seltener Gerechtigkeit war schlieBlich
Themenblock 6 gewidmet. Betont wurde dabei die globale Perspektive, da Men-
schen mit seltenen Erkrankungen durch ihre Gene und ihre Herausforderungen
Uber Landesgrenzen hinaus verbunden sind. Dementsprechend sollten sie auch -
unabhangig vom Wohnort - gleichwertige Behandlung und Unterstltzung erhalten
und im selben AusmaB von den Fortschritten im Bereich der seltenen Erkrankun-
gen profitieren.

Abgerundet wurde die Veranstaltung durch spontane Patientenstatements im Rah-
men der sogenannten ,Soap Box", informative Podiumsrunden, eine Poster-Aus-
stellung und ausreichend Raum fur Vernetzung. (Quelle: https://www.prorare-
austria.org/newsroom/aktuelles/news/oesterreich-schlaegt-alle-rekorde-ueber-
900-teilnehmer-bei-der-ecrd-2018-in-wien/)

3.5.2 Tagung der Nationalen Allianzen (CNA)

Das CNA-Meeting am 10. und 11. Dezember bot wieder einen ,Blumenstrau3™ an
Themen: zum Auftakt wurden konkretere Details zur Offentlichkeitsarbeit fir den
Tag der Seltenen Erkrankungen (TdSE) im Februar 2019 besprochen und ein Ein-
blick und Ausblick auf die neue Strategie flir den TdSE ab 2020 gegeben. Eine
Agentur aus England, die mit der Evaluation der bisherigen Zielsetzung und Durch-
fuhrung des TdSE beauftragt worden war, erlauterte ihre Vorgehensweise und
erste Erkenntnisse, den Abschlussbericht dazu gibt es im Frihjahr 2019.

AnschlieBend wurden die Chancen und Herausforderungen, die mit einen europai-
schen HTA (Health Technology Assessment) einhergehen, ausfiihrlich dargestellt.
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Hier geht es um Uberlegungen, wie die européische Zulassungsbehérde, die Euro-
pean Medicines Agency (EMA), und die nationalen HTA-Behdrden viel enger zu-
sammenarbeiten. EURORDIS hat dies in einem Positionspapier mit dem Titel
~Breaking the Access Deadlock to Leave No One Behind” detailliert beschrieben
und vertritt mit Nachdruck, dass ein europdisches HTA keine Empfehlung fir eine
Kostenlibernahme durch die einzelnen Mitgliedstaaten (MS) beinhaltet und auch
nicht bedeutet, dass ein bestimmter ,Versorgungsstandard" vorgeschrieben wird.
Vielmehr geht es um mehr Transparenz und Qualitat in der Bewertung von Arznei-
und Hilfsmittel, es soll doppelte Arbeit vermieden und europaweit zu fairen Ent-
scheidungen auf nationaler Ebene flhren. Kritisiert wurde, dass es bislang in kei-
nem Mitgliedsstaat dazu eine 6ffentliche Debatte gabe und die Bevélkerung, und
damit die Patienten nicht einbezogen wiirden und im Unklaren Uber die Bedeutung
der Thematik blieben. EURORDIS ermahnt die Vertreter der CNA hier national aktiv
zu werden und den erforderlichen Diskurs anzustoBen.

Ein weiteres wichtiges Thema waren die European Reference Networks (ERN).
Hierzu gab es zwei Themenblbcke, einer zur Evaluierung und Fortfihrung der Netz-
werke, der andere zur Anbindung dieser Struktur an die nationalen Gesundheits-
systeme. Die Evaluation orientiert sich an der Zusammensetzung und den Aufga-
ben der ERNs und gliedert sich in folgende Themen: ,Reichweite und Mitglied-
schaft", ,Expertenrat®, ,Patientenzufriedenheit", ,Lehre", ,Forschung®, ,Leitlinien"
und ,Verbreitung Wissen". Die Patientenvertreter in den ePAGs sind auch aufge-
fordert zu kontrollieren,

Fir Deutschland noch wichtiger ist die Implementierung der ERNs in das deutsche
Gesundheitssystem. EURORDIS hat (in Zusammenarbeit mit dem CNA) Empfeh-
lungen dazu erarbeitet, wie sich die Anbindung an nationale Gesundheitssysteme
gestalten lasst und diese an das Board of Member States (BoMS - Vertreter der
europaischen Mitgliedsstaaten) und die 24 Netzwerkkoordinatoren geschickt. Eine
Reaktion vom BoMS steht noch aus. In Deutschland fehlt bisher eine strukturierte
Verlinkung mit den ERNs. Daflr wird ein deutscher , Koordinierungs-Hub", der die
Aktivitaten der in ERNs beteiligten deutschen Zentren koordiniert und auf nationa-
ler Ebene agiert (Organisation, Information), dringend benétigt. Im europaischen
Vergleich hinkt Deutschland nicht nur bei der Zentrenbildung und Implementierung
des National Aktionsplan hinterher, sondern auch bei Patientenbeteiligung, -aus-
bildung, sowie Informationsverbreitung und Einflussnahme in der Politik. Dafur
wird es u.a. erforderlich sein an deutsche Mitglieder im Europdischen Parlament
heranzutreten und sie flr unsere Sache zu gewinnen.
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4 ACHSE FREUNDE UND FORDERER

Das Jahr 2018 stand im Zeichen der Kontinuitat und Erneuerung. Erfolgsformate
wie unsere Charity-Gala ,Seltene Gelegenheiten" sowie der ACHSE-Freundeskreis
waren erneut fester Bestandteil unserer Fundraising-Aktivitaten. Gleichzeitig ent-
standen neue Kooperationen mit dem international agierendem Modelabel Talbot
Runhof, zahlreichen Galerien auf der Insel Sylt und neuen Kinstlern der jungen
Garde wie Marc Jung. Das Netzwerk an Unterstitzern der ACHSE wachst bestan-
dig, wahrend viele Foérderer treu an unserer Seite bleiben.“Friendraising comes
before Fundraising" ist das Herzstlick unseres Fundraisings, wir setzen auf die Ver-
bundenheit zur ACHSE und unserem Thema Seltene Erkrankungen.

4.1.1. Kooperation mit Talbot Runhof

Gemeinsam mit dem international bekannten Modelabel Talbot Runhof hat ACHSE
am 27. April 2018, im Rahmen des Berliner Gallery Weekends, einen Salonabend
veranstaltet. Hier kamen treue Unterstitzer und Kunden der Talbot Runhof Bou-
tigue zusammen, um in Anwesenheit der Designer ,Roben flir den guten Zweck"
zu erstehen. Finfzehn Prozent pro Kleid wurden der ACHSE gespendet. Nach einer
BegriBung und kurzen Vorstellung der ACHSE durch die Fundraising-Leitung Sas-
kia de Vries, bot der Abend viel Raum, um sich mit unserer Arbeit vertraut zu
machen und sich daridber auszutauschen. Neben dem Erlés des Abends von rund
1000 Euro, konnten wir neue Unterstitzer gewinnen und spendeten die Designer
ein Kleid fur unsere Charity-Auktion ,Seltene Gelegenheiten®.

4.1.2. Freundeskreis: Gelebte Freundschaft fiir die Seltenen

Am 14. Juni 2018 fand, in altbewahrter Tradition, der ACHSE-Freundeskreis im
Haus von PD Dr. med. Arpad von Moers statt. Den Autor Andreas Wenderoth konn-
ten wir fUr eine Lesung aus seinem Buch ,Nur weil ich ein Hypochonder bin, heiBt
das ja nicht, dass ich nichts habe -Eine Anamnese" gewinnen. Flankiert von einer
»Stillen Auktion™ hatten die Gaste auch die Mdglichkeit bleibende Eindricke mitzu-
nehmen, wie wunderbare Kunst von Michael Schackwitz oder eine Fihrung mit
Seyran Ates durch ihre liberale Moschee. Neben dem Gewinn von neuen ACHSE-
Freunden und Spendern, wurde ein Erlés von rund 800 Euro generiert.

4.1.3. Unternehmer als Freunde

Aengevelt Immobilien GmbH & Co. KG, pro-samed Sanitatshaus, Messe Dlisseldorf
GmbH, BEOS AG, MediosApotheke Schneider & Oleski oHG und viele andere
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Unternehmen haben uns auch 2018 mit groBziligigen Spenden bedacht .Mit der
~themenboten GmbH “gab es eine erneute Kooperation flr die Sonderbeilagen zu
Seltenen Erkrankungen im Handelsblatt. Wir durften uns nicht nur Gber zwei sehr
gelungene Sonderbeilagen, sondern auch Uber eine Spende freuen.

Auch Sachspenden sind der ACHSE zu Gute gekommen, so Ubernahm Coordt von
Mannstein, trotz Ruhestands, auch 2018 die graphische Gestaltung von Einla-
dungskarten fur die ,Seltenen Gelegenheiten®.

Die Galeristen Alfred Kornfeld, Michael W. Schmalfu3, Till Breckner, Michael
Schultz, Markus Deschler, Brigitte Scheel, Familie Sprotte, Familie Herold und viele
Klinstler haben uns in 2018 Kunstwerke gespendet, die wir im Rahmen unserer
Auktion flr die Waisenkinder der Medizin versteigern konnten.

4.1.4. Seltene Gelegenheiten auf Sylt

Die achte Auktion der ,Seltenen Gelegenheiten" fand am 5. August 2018 im alt-
ehrwirdigen Benen-Diken-Hof statt. Durch die Entscheidung erneut nach Sylt zu
gehen, konnten wir an bestehende Kontakte anknipfen und gleichzeitig zahlreiche
neue Galerien als Unterstltzer gewinnen. Unsere Gaste waren eine illustre Runde
aus neuen und vertrauten Gesichtern. Unter der ehrenamtlichen Auktionsleitung
von Grafin zu Rantzau (Christie’s) kamen 21 Werke und Begegnungen mit den
interessantesten Képfen unserer Zeit unter den Hammer. Werke groBer Klnstler
wie Markus Llupertz, Siegward Sprotte und Xenia Hausner, aber auch ein Abend
mit dem Astronauten Thomas Reiter oder eine Reitstunde bei Meredith Michaels-
Beerbaum fanden groBen Anklang. Mit einem Auktionserlés von 100.000 Euro, zu-
satzlichen Spenden zur Gala und sensibilisierenden sowie inspirierenden Redebei-
tragen unserer Schirmherrin Eva Luise Koéhler und Vorstandsmitglied Willibert
Strunz, darf der Abend als voller Erfolg bezeichnet werden. Wir konnten bei allem
Glamour und Entertainment die Notwendigkeit eines Engagements flr betroffene
Menschen sichtbar machen und zeigen, wie wichtig Unterstlitzung auch jenseits
von groBen Veranstaltungen ist

4.1.5. Zahncheck zum Guten Zweck

Alle Jahre wieder freuen wir uns Uber den ,Zahn-Check zum Guten Zweck" des
Disseldorfer Zahnarztes Dr. Laja. Wir sind Herrn Dr. Laja und seinem Team sehr
verbunden, dass sie uns uUber die Jahre hinweg unterstlitzen und begleiten. Sie
spenden nicht nur, nein, sie sensibilisieren auch ihr Team und ihre Patienten flr
die vielfaltigen Anliegen der Waisenkinder der Medizin. Uber die Summe von 400
Euro waren wir sehr erfreut.

191023 Téatigkeitsbericht 2018 Textfassung.docx 36



4.1.6. Schule fiir die Seltenen

Schon seit vielen Jahren verbindet eine nachhaltige Freundschaft die ACHSE mit
der Privaten Kantschule Berlin, die in der Vorweihnachtszeit besondere ,Friichte"
tragt. Die Schiler*innen der Grundschule basteln, backen, gestalten allerlei Scho-
nes, das dann im Rahmen ihres jahrlichen Weihnachtsbasars verkauft wird. Ein
Teil des Erldses kommt der ACHSE regelmaBig als Spende zugute, ein wertvoller
Beitrag zur Unterstitzung unserer Arbeit. Die Weihnachtsspende betrug 1.300€ in
diesem Jahr. Der Schuldirektor Nikolaus Harloff und der Geschaftsfihrer Andreas
Wegener sind auch haufig zu Gast bei unseren Veranstaltungen. Wir danken den
Schulerinnen und Schilern, dem Lehrpersonal und allen Engagierten flr die treue
Begleitung Uber die Jahre und damit auch Uber Schilergenerationen hinweg.

4.1.7. Gelebte Zuwendung

Die DRK Kliniken sind die raumliche Heimat der ACHSE- von Anbeginn haben uns
die DRK Kliniken Berlin und die DRK Schwesternschaft Berlin, vertreten durch die
Oberin Doreen Fuhr, Obdach gewahrt, indem sie uns ihre Raumlichkeiten unent-
geltlich zur Verfigung stellen. Auch unser stetig wachsendes Team findet Raum in
den DRK Kliniken Mitte- von dort aus setzen wir uns ein flr die Belange von Men-
schen mit Seltenen Erkrankungen. Uber diese unbezahlbare Unterstiitzung hinaus,
bedenkt uns die DRK Schwesternschaft Berlin jahrlich mit einer zusatzlichen Geld-
spende. Wir sind unserer groBten und treuesten Unterstlitzerin mehr als dankbar,
dass wir diese besondere Zuwendung erfahren dtrfen.
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5 DIE ACHSE AUF ACHSE - OFFENTLICHE TERMINE IN 2018
Da- Organisation/Anlass ort Wer nimmt teil? |[Funk-
tum tion/
Aufgabe
15.01. | Sitzung Wissenschaftlicher Beirat FFM Jorg Richstein,
2018 Christoph Nach-
tigaller, Christine
Mundlos,
Insa Gullzow
17.01. | Neujahrsempfang der Robert- Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018 Bosch-Stiftung
19.- ACHSE Akademie ,Veranstaltungs- | Berlin | Patricia Heidrich,
20.01. management" Hartmut Fels
2018
30.01. | AstraZeneca Deutschland Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018 Gesundheitspolitischer Neujahrs-
empfang
01.02. | Gemeinsame Veranstaltung mit Berlin | Geske Wehr GruBwort,
2018 dem vfa Teilnahme
15.02. | Vorbereitungstreffen TdSE Berlin, Berlin | Anja Klinner,
2018 18 Uhr Bianca Paslak-Lep-
tien,
Lisa Biehl,
Rieke David, Patri-
cia Heidrich, Erik
Engel
19.02. | Reprasentanz der Robert Bosch Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018 Stiftung -
Vorstellung des
Nationalen Aktionsplans Gesund-
heitskompetenz
20.02. | Eva Luise und Horst Kéhler For- Hei- Christine Mundlos, [Teilnahme
2018 schungspreisverleihung del- Saskia de Vries
berg Jorg Richstein
Ute Palm
Willibert Strunz
20.02. | Black Pearl Awards - EURORDIS Briis- | Geske Wehr Teilnahme
2018 sel
21.02. | Gesprach GKV ,,Griindung Namse Berlin | Mirjam Mann,
2018 | ey Christoph Nach-
tigaller,
Jorg Richstein
28.02. | Tag der Seltenen in Berlin Berlin | Geske Wehr, GS Teilnahme
2018
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Anja Klinner
28.02. | Informationsveranstaltung zum Tag | Bocho | Claudia Sproedt
2018 der Seltenen Erkrankungen It
28.02. | TdSE - Zentrum flr seltene Erkran- | Ulm Christine Mundlos [ortrag
2018 kungen Ulm
01.- Jubildumstagung ,25 Jahre Kinder- | Berlin | Mirjam Mann, Teilnahme
03.03. | petzwerk e.V." Geske Wehr
2018
09.- ACHSE Akademie ,18-Was nun?" Berlin | Patricia Heidrich,
10.03. Christine Mundlos,
2018 Anja Klinner
15.03. | CNA-Meeting Bris- | Christine Mundlos, [Teilnahme
2018 sel Erik Engel, Geske
Wehr
24.03. | Treffen des Ausschuss Schwer- Kas- Christine Mundlos [ortrag
2018 | punktpadiatrie am vom BVKJ sel
11.- Symposium der Research for Rare Tutzin | Geske Wehr, Teilnahme
13.04. | - Forschungsverbinde flr seltene | g/sta
2018 Erkrankungen: The Translational
: - rnber-
Science of Rare Diseases - From
Rare to Care III ger
See
13.04. | Subgruppen Treffen im Projekt Berlin | Lisa Biehl
2018 | GME
17.04. | BMBF Berlin | Mirjam Mann, Teilnahme
2018 | Workshop ,Partizipation im Kontext Christine Mundlos
des neuen Rahmenprogramms Ge-
sundheitsforschung der Bundesre-
gierung"
19.04. | Subgruppen Treffen im Projekt Berlin | Lisa Biehl
2018 | GME
19.04. | Notartermin 15 Uhr Berlin | Mirjam Mann,
2018 Jorg Richstein,
Geske Wehr,
20.04. | Vorstandssitzung Berlin | VO, EVO, GS
2018 | Freitag 9 bis 18 Uhr
27.04. | Konferenz der SH Ko- Mirjam Mann, Teilnahme
2018 nigs- | Christoph Nach-
winter | tigaller
27.04. | Salonabend / Talbot Runhof Berlin | Saskia de Vries, Teilnahme
2018 Bianca Paslak-Lep-
tien, Rieke David
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28.04. | MV BAG Selbsthilfe Ko- Mirjam Mann Teilnahme
2018 nigs-
winter
07.05. | ACHSE Unternehmensforum Berlin | Christine Mundlos [Teilnahme
2018 Mirjam Mann
Jorg Richstein
Claudia Sproedt
10.05. | RDI's 4th Annual Meeting Wien | Mirjam Mann Teilnahme
2018
10.05. | EURORDIS ECRD Wien Mirjam Mann, Teilnahme
2018 Christine Mundlos,
_12.05. Bianca Paslak-Lep-
2018 tien
Claudia Sproedt
Geske Wehr
14.05. | Expertengesprach: ,Vertiefte Social | Berlin | Bianca Paslak-Lep- [Teilnahme
2018 Media Nutzung flr Selbst-hilfever- tien
bénde" liber BAG
14.05. | Gesprachstermin mit Forschern aus | Berlin | Mirjam Mann, Teilnahme
2018 Sudkorea und der Vorstandsvorsit- Christine Mundlos
zenden des
Korea-Verbandes e.V.
16.05. | Mitgliederversammlung des VDGH Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018
17.05. | Steuerungsgruppe NAMSE Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018 Christoph Nach-
tigaller
01.- Gemeinsam mehr erreichen Som- Berlin | VO, GSr
02.06. merkongress der ACHSE
2018
08.06. | Vorstandssitzung Berlin | VO, Mirjam Mann,
2018 Patricia-Heidrich,
06.- Vernetzungstreffen & RBS-Beirats- | Stutt- | Mirjam Mann Teilnahme
07.06. sitzung Seltene chronische Erkran- | gart
2018 kungen
11.06. | Abendveranstaltung "Wahre Gigan- | Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018 ten" des BPI im Naturkundemu-
seum
14.06. | Freundeskreisabend ACHSE bei Hr. | Berlin | Mirjam Mann, Sas-
2018 Dr. Arpad von Moers kia de Vries, Rieke
um David
19:00
Uhr
16.06. | Symposium: 10 Jahre SPZ am Uni- | Dres- | Christine Mundlos [ortrag
2018 versitatsklinikum ,Das chronisch den
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kranke Kind in der ambulanten pa-
diatrischen Versorgung"

20.06. | Arztekreis 2018 des Tagesspiegel Berlin | Christine Mundlos [Teilnahme
2018
20.06. | Seltene Erkrankungen im Dialog fiir | Berlin | Eva Luise Kdhler, [Teilnahme
2018 eine bessere Versorgung von Pfizer Patricia Heidrich
Rare Disease
25.06. | Seminar ,Datenschutz im Verein® Berlin | Patricia Heidrich Teilnahme
2018
27.06. | Abendveranstaltung vor dem MDK- | Berlin | Christine Mundlos [Teilnahme
2018 | Kongress
28.06. | MDK-Kongress ,Flr Patienten und Berlin | Christine Mundlos [Teilnahme
2018 | Qualitst - Beitrag des MDK"
11.07. | Europadische Nutzenbewertung Berlin | Geske Wehr, \Vortrag
2018 (EUnetHTA) und Patientenbeteili- Mirjam Mann Teilnahme
gung\\
05.08. | Auktion ,Seltene Gelegenheiten" Sylt Eva Luise Kdéhler, [Teilnahme
2018 Willi Strunz und
ein Teil des Teams
21.08. | Belegpriufung ACHSE Berlin | Herr Ganter, Frau |Kassen-
2018 Rohlfing, Hartmut |prifung
Fels
08.09. | Vortrag Uber ERNs und Einbindung Claudia Sproedt \Vortrag
2018 in das deutsche System bei CSG,
Cluster Kopfschmerz
12.09. | Symposium des Bundesverbandes Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018 ambulante spezialfacharztliche Ver-
sorgung
13./1 | Kick-off-Meeting CARE-FAM-NET Ham- | Christine Mundlos [Teilnahme
4.09.2 burg
018
15.09. | DGKJ-Jahrestagung Leipzi | J6rg Richstein \Vortrag
2018 g
17.09. | Gutachter-Sitzung vom BMBF zu Berlin | Christine Mundlos |Gutachte-
2018 der FérdermaBnahme "Klinische rin
Studien mit hoher Relevanz fir die
Patientenversorgung"
25.09. | Parlamentarischer Abend des vfa Berlin | Mirjam Mann Podiums-
2018 | zum Thema Euro HTA / Podiums- diskussion
diskussion zu dem
EU-HTA
25.09. | AuBerordentliche MV des LV Selbst- | Berlin | Patricia Heidrich Teilnahme
2018 hilfe
27.09. | Veranstaltung zum Thema Patien- Berlin | GS Teilnahme
2018 tenverfligung
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28.09. | ,Digitale Angebote patientenorien- | Berlin | Patricia Heidrich Teilnahme
2018 | tiert gestalten" des vfa
29.09. | 20-jahriges Jubildum unserer MO Wies- | Christine Mundlos |Vortrag
2018 Stiff-Person Vereinigung Deutsch- baden
land e.V.
10.10. | Herbsttagung der KBV Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018
10.10. | BMC-Jahresempfang Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018
10.10. | Gemeinsamer Workshop von BAG Berlin | Christine Mundlos, [Teilnahme
13.10. | Jubildum 10 Jahre Pfizer in Berlin = | Berlin | Christine Mundlos [Teilnahme
2018 60 Jahre Pfizer in Deutschland
16.10. | 27th ERTC Workshop Barce | Mirjam Mann Teilnahme
2018 -lona
17.10. | Deutscher Zuckerreduktionsgipfel Berlin | Patricia Heidrich Teilnahme
2018 | ,suB war gestern™ der AOK
22.10. | Stellungnahme zum aktuellen Ver- | Berlin | Mirjam Mann \Vortrag
2018 ordnungsentwurf der EU-Kommis-
sion zur gemeinsamen klinischen
Nutzenbewertung (HTA)
26.10. | Kongress CFD-Foundation (MO der | Ell- Geske Wehr \Vortrag
2018 | ACHSE) wan-
gen
05.11. | Sitzung Wissenschaftlicher Beirat Bonn | J6rg Richstein, Teilnahme
2018 | ACHSE, Uniklinik Bonn Christoph Nach-
tigaller, Christine
Mundlos, Insa Gul-
zow, Eva Luise
Kdéhler
06.11. | INFUSION: Forum Seltene Erkran- Berlin | Christine Mundlos [Impulsvor-
2018 kungen - Sonderfall Biotherapeu- Mirjam Mann trag
tika .
Teilnahme
07.11. | ,Ausstellungseréffnung Waisen der | Mins- | Ute Palm, Saskia [Teilnahme
2018 Medizin mit 20-Jahre-Jubildums- ter de Vries
feier TWS"
08.11. | Ordentliche MV des LV Selbsthilfe Berlin | Patricia Heidrich Teilnahme
2018
08.11. | Vorstand - am Vorabend der MV Berlin | VO, EVO, Patricia
2018 gemeinsames Abendessen im Res- Heidrich - Teil-
taurant NAWAAB nahme
08.11. | 30. Jubildum der Berliner Sparkas- | Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018 senstiftung Medizin
ACHSE Mitgliederversammlung und | Berlin | VO, EVO, GS

09.11.

Fachtagung

191023 Téatigkeitsbericht 2018 Textfassung.docx

42



|
10.11.
2018
13.11. | Besuch von Premium Health Ser- Berlin | Mirjam Mann, Teilnahme
2018 | vices in der GS Christine Mundlos
15.11. | Gesprachstermin mit Takeda Berlin | Mirjam Mann, Teilnahme
2018 Pharma Vertrieb GmbH & Co. KG Christine Mundlos
16.11. | Planung eines weiteren Treffens zur | Berlin | Hartmut Fels Teilnahme
2018 Bewirtschaftung der Innovations-
fondsprojekte / Charité
19.11. | Vorabendessen zum AUF mit den Berlin | Geske Wehr, Clau- [Teilnahme
2018 ePAG-Vertreterinnen dia Sproedt, Chris-
toph Nachtigaller,
Mirjam Mann,
Christine Mundlos
19.11. | Round Table Gesprach vom Tages- | Berlin | Geske Wehr, Mir- [Teilnahme
2018 spiegel mit Kanzleramtschef Helge jam Mann
Braun
20.11. | ACHSE Unternehmensforum ,Netz- | Berlin | Geske Wehr,
2018 werkbildung" Christoph Nach-
tigaller, Claudia
Sproedt, Mirjam
Mann, Christine
Mundlos
21.11. | Einladung ins IQWIiG (Institut fur Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018 Qualitat und Wirtschaftlichkeit im
Gesundheitswesen)
21.11. | Termin mit Prof. Windeler vom Berlin | Mirjam Mann, Teilnahme
2018 IQWIiG (Institut fir Qualitat und Christine Mundlos
Wirtschaftlichkeit im Gesundheits-
wesen)
21./2 | 4. Konferenz aller ERNs Briis- | Claudia Sproedt Teilnah-
2.11.2 sel men
018
22.11. | Vfa-Herbstsymposium Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018
23.11. | SH-Tagung des AOK Bundesver- Berlin | J6rg Richstein \Vortrag
2018 bands "Digitalisierung (in) der und Podi-
Selbsthilfe" umsteil -
nahme
27.11. | Steuerungsgruppe NAMSE Berlin | J6rg Richstein, Teilnahme
2018 Mirjam Mann,
Christoph Nach-
tigdller
27.11. | Experten-Roundtable Big Data des | Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018 | vfa
29.11. | Novartis-Weihnachtsmarkt Berlin | Mirjam Mann Teilnahme
2018
07.12. | GruBwort zum 5-jahrigen Bestehen | Libec | Anja Klinner
2018 | des ZSE Libeck Kk
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07.12. | Weihnachtsbasar der Internationa- | Berlin | Hartmut Fels, Teilnahme
2018 len Schule Berlin Christine Mundlos,

Ina Klawisch
10./1 | CNA meeting Paris | Geske Webhr, Teilnahme
1.12.2 Christine Mundlos,
018 Bianca Paslak-Lep-

tien
11./1 | Conference European Federations Paris | Claudia Sproedt Teilnahme
2.12.2 | (CEF),
018
13./1 | Aktionsnetzwerk flr seltene ange- Mann- | Lisa Biehl Teilnahme
4.12.2 | borene Fehlbildungen (Workshop heim
018 AsaF)
21.12. | ScheckUbergabe-Assembly der In- | Berlin | Christine Mundlos, [Teilnahme
2018 | ternationalen Schule Berlin Ina Klawisch

DATEN UND FAKTEN ZUR ACHSE

1 ZIELE

Die ACHSE versteht sich als ein Netzwerk, das Hilfe zur Selbsthilfe leistet. Unsere

Ziele sind:

e das Wissen Uber Seltene Erkrankungen zu vergréBern

die Grindung und den Aufbau von Uberregionalen Selbsthilfeorganisati-

onen flr Menschen mit Seltenen Erkrankungen zu unterstitzen

¢ Menschen mit Seltenen Erkrankungen und ihre Selbsthilfeorganisationen

ZU vernetzen

e die Interessen von Menschen mit Seltenen Erkrankungen politisch zu

vertreten

e eine bessere Unterrichtung der Arzte und anderer Therapeuten (iber
Symptome, Diagnose, Verlauf und Therapie von Seltenen Erkrankungen

und den Austausch mit Spezialisten zu férdern

e die Zusammenarbeit zwischen Arzten, pharmazeutischer Industrie und
der Selbsthilfe auf der Grundlage von Transparenz und Unabhangigkeit

voranzubringen
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e die Erforschung von Seltenen Erkrankungen, Arzneimitteln flir Seltene
Erkrankungen, den sogenannten ,Orphan Drugs", und von weiteren The-

rapiemdglichkeiten voranzutreiben

2 VORSTAND
Dr. J6rg Richstein, Vorsitzender
Geske Wehr, 1. stellvertretende Vorsitzende
Dr. Willibert Strunz, Schatzmeister
Anja Klinner, Mitglied des Vorstands
Ute Palm, Mitglied des Vorstands
Claudia Sproedt, Mitglied des Vorstands

Christoph Nachtigaller, Ehrenvorsitzender

Der ACHSE-Vorstand: v.l.n.r. Dr. W. Strunz, U. Palm,
Dr. J. Richstein, A. Klinner, G. Wehr, C. Sproedt. Foto: ACHSE.
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MITGLIEDER

Die ACHSE-Mitglieder in alphabetischer Reihenfolge:

1.

2.

10.

11.

12.

13.

14.

15.

16.

17.

18.

19.

20.

21.

22.

23.

24.

Achalasie-Selbsthilfe e.V

AGS - Eltern- und Patienteninitiative e.V.

AHC-Deutschland e.V.

Alpha 1 Deutschland e.V.

Angelman e.V.

Arbeitsgemeinschaft Spina Bifida und Hydrocephalus (ASBH) e.V.
Arbeitskreis Cornelia de Lange Syndrom e.V.

Aplastische Anamie e.V.

AWS Aniridie-Wagr e.V.

Berliner Leberring e.V.

Bundesselbsthilfeverband Kleinwlichsiger Menschen e.V. (vkm)
Bundesverband Angeborene Gefal3fehlbildungen e.V.
Bundesverband der Clusterkopfschmerz-Selbsthilfe-Gruppen e.V.
Bundesverband fur Brandverletzte e.V.

Bundesverband Glaukom-Selbsthilfe e.V.

Bundesverband Kleinwlichsige Menschen u. ihre Familien e.V
Bundesverband Neurofibromatose (Von Recklinghausen Gesellschaft e.V.)
Bundesverband Poliomyelitis e.V.

Bundesverband Schilddrisenkrebs — Ohne Schilddrise leben e.V.
Bundesverband Skoliose-Selbsthilfe e.V.

Bundesverband William-Beuren-Syndrom e.V.

Bundesverein CDG-Syndrom e.V.

CHARGE Syndrom e.V.

Cystinose-Selbsthilfe e.V.
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25.

26.

27.

28.

29.

30.

31.

32.

33.

34.

35.

36.

37.

38.

39.

40.

41.

42.

43.

44,

45,

46.

47.

48.

49,

50.

Deutsche Dystonie Gesellschaft e.V.

Deutsche Ehlers-Danlos-Initiative e.V.

Deutsche Fanconi-Anamie-Hilfe e.V.

Deutsche GBS Initiative e.V.

Deutsche Gesellschaft fiir interkranielle Hypertension e.V.

Deutsche Gesellschaft fur Muskelkranke e.V.

Deutsche Gesellschaft fiir Osteogenesis Imperfecta e.V.

Deutsche Heredo- Ataxie- Gesellschaft Bundesverband e.V.
Deutsche Huntington-Hilfe e.V.

Deutsche Interessengemeinschaft PhenylKetonUrie - DIG PKU e.V.
Deutsche Klinefelter- Syndrom Vereinigung e.V.

Deutsche Leukamie- Forschungshilfe - Aktion fir krebskranke Kinder e.V.
Deutsche Morbus Crohn/Colitis ulcerosa Vereinigung DCC e.V.
Deutsche Narkolepsie Gesellschaft e.V.

Deutsche Pankreashilfe e.V.

Deutsche PSP-Gesellschaft e.V.

Deutsche Rheuma-Liga Bundesverband e.V.

Deutsche Sarkoidose-Vereinigung e.V.

Deutsche Selbsthilfe Angeborene Immundefekte e.V. — DSAI
Deutsche Syringomyelie und Chiari Malformation e.V.
Diamond-Blackfan-Selbsthilfegruppe e.V.

Die Schmetterlinge e.V.

DSAKU e.V.

EAS Elterninitiative Apert-Syndrom und verwandte Fehlbildungen e.V.
ELA Deutschland e.V. (ehemals Bundesverein Leukodystrophie e.V.)

Elternhilfe fir Kinder mit Rett-Syndrom e.V.
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51.

52.

53.

54.

55.

56.

57.

58.

59.

60.

61.

62.

63.

64.

65.

66.

67.

68.

69.

70.

71.

72.

73.

74.

75.

76.

Allianz Chronischer Seltener Erkrankungen

European Chromosome 11 Network e. V.

FAP Familiare Amyloid Polyneuropathie e.V.

Férderverein fur Fibrodysplasia Ossificans Progressiva-Erkrankte e.V.
Forderverein Glukosetransporter (GLUT1) - Defekt e.V.
Fontanherzen e.V.

Galaktosamie Initiative Deutschland e.V.

Gaucher Gesellschaft Deutschland (GGD) e.V.

Gesellschaft flir Mukopolysaccharidose e.V.
Haarzell-Leukamie-Hilfe e.V.

HAE Vereinigung e.V.

Hamochromatose Vereinigung Deutschland e.V. (HVD)

Hand in Hand gegen Tay-Sachs und Sandhoff Deutschland e.V.
Histiozytosehilfe e.V.

HOCM Deutschland e.V.

Hoffnungsbaum e.V.,

HSP-Selbsthilfegruppe Deutschland e.V.

Hypophosphatasie (HPP) Deutschland e.V.

ICA Deutschland e.V.

Interessengemeinschaft Arthrogryposis e.V.
Interessengemeinschaft Epidermolysis Bullosa (DEBRA) e.V.
Interessengemeinschaft Fragiles- X e.V.
Interessengemeinschaft Hamophiler e.V.
Interessengemeinschaft Neutropenie e.V.
Interessengemeinschaft Sichelzellkrankheit und Thalassamie e.V.
Interessengemeinschaft Sturge-Weber-Syndrom e.V.

Kartagener Syndrom e.V.
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77.

78.

79.

80.

81.

82.

83.

84.

85.

86.

87.

88.

89.

90.

91.

92.

93.

94.

95.

96.

97.

98.

99.

100.

101.

102.

KEKS e.V.

KiDS-22q11 e.V.

K.i.s.E. e.V. (Kinder in schwieriger Ernahrungssituation e.V.)
LAM-Selbsthilfe e.V.

Leben mit Usher-Syndrom e.V.

Leona e.V.

Lupus Erythematodes Selbsthilfegemeinschaft e.V.

Marfan Hilfe e.V.

Mastozytose e.V

Morbus Fabry Selbsthilfe e.V.

Morbus Osler Selbsthilfe e.V.

MPN Netzwerk e.V.

MPGN und aHus e.V.

Mukoviszidose e.V.

Myelitis e.V.

Navus Netzwerk Deutschland e.V.

NCL Gruppe Deutschland e.V.

Nephie e.V.

Netzwerk Hypophysen- und Nebennierenerkrankungen e.V.
Niemann-Pick Selbsthilfegruppe e.V.
Peutz-Jeghers-Syndrom Germany e.V.
Phelan-McDermind-Gesellschaft e.V.

PHOSPHATDIABETES Selbsthilfe e.V.

PH-Selbsthilfe e.V. Férderverein Primare Hyperoxalurie
Prader-Willi-Syndrom-Vereinigung (PWSV) Deutschland e.V.

PRO RETINA Deutschland e.V.
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103.

104.

105.

106.

107.

108.

109.

110.

111.

112.

113.

114.

115.

116.

117.

118.

119.

120.

121.

122.

123.

Proteus-Syndrom e.V.

Pulmonale Hypertonie (PH) e.V.
SelbstBestimmtLeben Klippel-Feil-Syndrom e.V.
Selbsthilfe Ichthyose e.V.

Selbsthilfegruppe Blasenekstrophie/Epispadie e.V.
Selbsthilfegruppe Ektodermale Dysplasie e.V.
Selbsthilfegruppe Glutarazidurie e.V.
Selbsthilfegruppe Glykogenose Deutschland e.V.
Selbsthilfegruppe PXE-Erkrankte Deutschlands e.V.
Selbsthilfegruppe Skleroedema adultorum Buschke e.V.
Selbsthilfegruppe Undine Syndrom e.V.

SIRIUS e.V.

Sklerodermie Selbsthilfe e.V.

SLO Deutschland e.V.

SoMA e.V

Standbein e.V.

Stiff-Person-Syndrom Gesellschaft Deutschland e.V.
Tuberdse Sklerose Deutschland e.V.

Turner Syndrom-Vereinigung Deutschland e.V.
Verein Morbus Wilson e.V.

Verein VHL (von Hippel-Lindau) betroffener Familien e.V. (ehemals Verein

fir von der Hippel Lindau (VHL) Erkrankung betr. Familien e.V.

AUSSERORDENTLICHE MITGLIEDER

1.

2.

Autoinflammation Network e.V.
CFD Foundation e.V.

Deutsche UVEITIS Arbeitsgemeinschaft e.V.
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4, FAUN Stiftung

5. Heimer-Stiftung

6. hem- Stiftung

7. Kinder-Augen-Krebs-Stiftung
8. Kindness for Kids

9. NCL Stiftung

10. Tom Wahlig Stiftung

Folgende Vereine sind nicht mehr Mitglied bei ACHSE e.V.:

Deutsche Hamophiliegesellschaft e.V., Netzwerk Neuroendokrine Tumoren e.V.,

VulvaKarzinom Selbsthilfegruppe e.V.,

4 WISSENSCHAFTLICHER BEIRAT

Die Arbeit der ACHSE wird seit Juli 2007 von einem Wissenschaftlichen Beirat be-
gleitet, da die Aufgaben auf dem Gebiet der Forschungsférderung eine sachkun-
dige Beratung verlangen. Die Wissenschaftlerinnen und Wissenschaftler des Bei-
rats unterstltzen die ACHSE dabei, der Forschung fur Seltene Erkrankungen in
Deutschland einen angemessenen Stellenwert zu geben.

Mitglieder des Beirats sind:

o Prof. Dr. med. Volkmar Gieselmann

o Prof. Dr. med. Annette Griiters-Kieslich, Universitatsklinikum Heidel-
berg

o Prof. Dr. med. Martin Oliver Hildebrandt, TUMCells Interdisziplinares
Zentrum fur zelluldre Therapien, TU Mlinchen, Fakultat fir Medizin

o Prof. Dr. med. Christoph Klein, Dr. von Haunersches Kinderspital des
Klinikums der Universitat Miinchen

o Prof. Dr. med. Thomas Klockgether, Universitatsklinikum Bonn

o Prof. Dr. med. Alexander Miinchau, Institut flir Neurogenetik, Universi-
tat zu Libeck

e Prof. Dr. Klaus Riither

o Prof. Dr. Markus Schiilke-Gerstenfeld

« PD Dr. Oliver Semler, Klinik- und Poliklinik fir Kinder- und Jugendmedi-
zin der Universitatsklinik Kdln

e Prof. Dr. med. Kurt Ulilrich, Universitatsklinikum Hamburg-Eppendorf
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e Prof. Dr. med. Thomas O. F. Wagner, Universitatsklinikum Frankfurt a.

M

« Prof. Dr. med. Dagmar Wieczorek, Institut flir Humangenetik, Uniklini-

kum der Heinrich-Heine-Universitat Disseldorf

o Prof. Dr. med. Bernhard Zabel, Universitatsklinikum Magdeburg, Mittel-

deutsches Kompetenznetz fur Seltene Erkrankungen

5 GESUNDHEITSPOLITISCHER BEIRAT

Um Politik und Selbstverwaltung noch starker zu beeinflussen und so die Anlie-
gen fir Menschen mit Seltenen Erkrankungen besser vorantreiben zu kénnen,
hat die ACHSE einen Gesundheitspolitischen Beirat ins Leben gerufen. Konstitu-
iert am 22. Juni 2017 in Berlin, soll dieser ACHSE ab sofort beraten und Strate-
gien vorschlagen. Zu Mitgliedern berufen wurden Persdnlichkeiten, die im Ge-
sundheitswesen sehr viel bewegt und sich einen enormen Einblick in sowie Ein-
fluss auf die Entscheidungsprozesse des Gesundheitswesens erarbeitet haben.

Mitglieder des Beirats sind:

Prof. Rembert Elbers

Dr. Rainer Hess

Dr. med. Axel Munte

Christoph Nachtigaller (Vorsitz)
Dieter Voss

Wolfgang Zoller

6 KONTAKTDATEN

ACHSE e.V.

¢/o DRK Kliniken Berlin | Mitte
Drontheimer StraBe 39

13359 Berlin

Tel.: 030 3300708-0

E-Mail: info@achse-online.de
Internet: www.achse-online.de
Informationsportal: www.achse.info

Kontaktdaten der Mitarbeiter:
line.de/de/die achse/mitarbeiter.php

Berlin, Oktober 2019
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