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Jan 2019

European Joint Programme on Rare Diseases (EJP RD)

1339
pessoas

Paises
Participantes

Todas as 24 redes
europeias de
referéncia (ERNs)

Orcamento : 101 M€

Contribuicao UE: 55 M€
(70% de taxa de
reembolso)

em numeros

857

Comunidade das

doencas  raras na Europa
(diretamente ou indiretamente)
envolvida

Dez 2023

Coordenado pelo:
M Inserm

e ]
.

921 beneficidrios

# 31 agéncias de
financiamento/ministérios - FCT

% 12 institutos de investigacdo - INSA

% 27 universidades/hospitais universitarios
% 10 hospitais

# EURORDIS

5 fundacdes (FTELE, AFM, FFRD, FGB,
BSF)

# Sinfraestruturas europeias (BBMRI,
EATRIS, ECRIN, ELIXIR, INFRAFRONTIER) +
EORTC

%

+ 50 Linked Third Parties
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ESTRUTURA DO EJP RD Coordenado pelo
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4 Pilares ? &

FINANCIAMENTO

L9, FCT INSA

ACELERACAO DA
TRANSLACAO DOS
RESULTADOS DA
INVESTIGACAO
&

DESENVOLVIMENTO
DE TERAPEUTICAS

CAPACITACAO
&

EMPODERAMENTO
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EJP RD - um unico ponto de entrada com solugdes para todos

INVESTIGADORES

Financiamento
Servicos de apoio a
investigacao
Formagao

Acesso a recursos e
ferramentas
Acesso a redesde
colaboragao &
especialistas

MEDICOS

=N
5,

B 7
Servigos de suporte aos
estudos clinicos
Apoio a criacao de
registos

Formagao

Acesso a redesde
colaboragao &
especialistas
Financiamento

DOENTES

Acesso a especialistas
em Doencas Raras
Networking
Formagao

Acesso a recursose
ferramentas

Acessoa redesde
colaboragao &
especialistas
Financiamento

DECISORES POLITICOS
& ENTIDADES
FINANCIADORES

¥

Estrategia &
Financiamento
conjuntos
Otimizagaodo
investimento em
investigacao
Acesso a apoios para a
comunidade de DR
nacional

Acesso a redesde
colaboragao &
especialistas

www.ejprarediseases.org

COLABORADORES

INTERNACIONAIS

Acesso a redesde
colaboragao alargadas &
especialistas

Multiplas oportunidades
de colaboragao
Alinhamento das
atividades desenvolvidas
em DR a nivel global
Acesso a recursos e
ferramentas
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Sumario de 30 meses de atividad

Pilar 4: ACELERACAO DA

TRANSLACAO DOS RESULTADOS DA Pilar 1: FINANCIAMENTO

INVESTIGACAO . _ — '
& DESENVOLVIMENTO DE 2 JTCs - 55M¢€ - 40 projetos
TERAPEUTICAS * 18 evenfos de networking

3 desafios de investigacdo
(parcerias publico-privadas)
«78% dos projetos envolvendo

associagoes de doentes

*Innovation Management
Toolbox

«Tutoria de 19 projetos

3 projetos de demonstracdo
+ 2 projetos de inovacdo

Pilar 3: cApAciTACAO
& EMPODERAMENTO

«/ Ccursos presenciais € 9 online

* 500 participantes

* 15 workshops das redes
europeias de referéncia (ERN)
financiados

«33 bolsas (ERN) atribuidas

* Primeiro curso online criado

%
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EJPRD

Pilar 2: ACESSO COOORDENADO
A DADOS & SERVICOS
*Desenvolvimento dos conteudos
da plataforma virtual
*EJP RD resource finder — ligacdo
de varios recursos importantes
na drea das doencas raras

Funded by the

European Union
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Your needs?: “There is an

app for that!” EJP RD RESOUI’CE Fi“d&l

New tool to search for currently available resources related to Rare Diseqses

simple interface to easily discover IRDIRC recognized and EJP RD funded resources & tools
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EJPRD helpdesk

https://www.ejprarediseases.org/our-actions-

and-services/central-helpdesk/

},.B'EEE DISEASES WHATISEJPRD?  OUR ACTIONS AND SER

Your name
Your email
Subject Support for transiation of research resuits -
Clinical study support
Ethics and Regulatory support for EJP RD partners
Other Y
Category
About EJP RD

-

Funding schemes
Platform of data and resources
Training and empowerment -

Your message (optional)

V

By checking this box, | recognise the conditions described in the Privacy Policy (required)

Send

DISCOVERY
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«Where can | find biosamples by phenotype fo
validate my mouse model observations?y

«What methods can | use to biologically interpret my
NGS data?n

«Where can | share our data for future reuse, as
required by the joumnaies

«What should | look out for when | plan to patent two
molecules with antagonistic propertiesey



National Mirror Group Portugues
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Objetivos dos NMGs

= O papel dos NMG é assegurar a nivel nacional a divulgacdo do EJP-RD por todos os
stakeholders em doencas raras para facilitar o alinhamento entre as atividades nacionais e as

atividades do EJP RD.

Ou sejq,

= Divulgar as melhores praticas/oportunidades e aumentar a escala da sua
utilizacdo.

= Aumentar a partficipacdo nacional nas oportunidades de financiamento
lancadas no dmbito deste programa

& Garantir gue os interesses nacionais sejam integrados no frabalho do EJP RD

c%




Constituicao do NMG Portugues

Estratégia
Integrada para
as Doencas
Raras
(até 2020)

Nova Estratégia
Integrada para
as Doencas
Raras

4

Comissao
Nacional
para os

Centros de

Referéncia

Membro

Policy
Board

PT EJPRD

‘ .0
4
RD-
Portugal
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Orphanet
PT

EJP Rare
Diseases
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= Instituto Nacional de Saude Doutor

Ricardo Jorge - INSA (Ministério da
Saude) - Coordenacdo

# Fundag¢ao para a Ciéncia e Tecnologia-

FCT (Ministério da Ciéncia, Tecnologia e
Ensino Superior)

= Diregdo Geral da Sadde - DGS (Ministério

da Saude)

= Comissao Nacional para os Centros de

Referéncia - NCRC (Ministério da Saude)

= RD-Portugal (Associacdo de Doentes)

= Orphanet Portugal (DGS, Ministério da

Saude)

» Agéncia de Investigagdo Clinica e

Inovagdo Biomédica - AICIB

= Representante do MCTES /FCT no Policy

Board do EJP RD

Funded by the
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PT NMG - Principais Linhas de Acdo

= Divulgacdo dos concursos e outras oportunidades de financiaomento lancadas no

dmbito do pilar 1 do EJPRD de forma a aumentar a participacao de

investigadores, clinicos e associagcoes de doentes nacionais.

= Divulgacdo da plataforma virtual em construcdo do dmbito do pilar 2 do EJPRD.

= Divulgacdo das agoes de formagao € dos cursos desenvolvidas no dmbito do

pilar 3 do EJP-RD.

= Divulgacdo do apoio disponibilizado pelo pilar 4 - facilitar aos investigadores

portugueses a tfranslagao dos resultados dos seus projetos de investigagao pré-

clinica para ensaios clinicos.
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= Participacdo na discussdo da nova Estratégia/Plano Nacional para as Doencas

Raras.

= Dar contributos para a nova Parceria Europeia na Area das Doencgas Raras,

atualmente em discussdo.

= Consciencializagado e sensibilizagao da Sociedade Civil e Decisores Politicos para

as Doencas Raras.
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PT NMG - Atividades desenvolvidas

%

%

%

%

%

(J
E % EUROPEAN

g

Criacdo em 2020
5 reunioes conjuntas

Co-organizacao do Dia das Doencas Raras em Portugal

# O enconfro contfou com a participacdo de varios stakeholders da drea das doencas raras
nomeadamente: doentes, investigadores, médicos de centros de referéncia, representantes da
Estratégia infegrada portuguesa para as doencas raras e autoridades nacionais do Ministério da
Saude. Foi feita uma apresentacdo especifica do EJP RD e o evento teve uma participacdo
significativa do publico.

Elaboracdo de um folheto para fazer a disseminacdo do EJP RD e
das atividades do NMG que foi distribuido no dmbito do Dia das Doencas Raras.

Criacdo do logotipo
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PT NMG - Proximas Atividades 9,

= Dezembro 2021: webinar acerca do EJP RD na qual vdo ser apresentados

0s 4 pilares e as principais oportunidades existentes em cada um deles.

2 2022: webinar com a presenca dos coordenadores dos pilares do EJP RD e

de investigadores, clinicos e doentes portugueses que ja tenham

beneficiado com o EJP RD.

= Divulgacdo da Newsletter do EJP RD através da lista de contactos de email

da AICIB.
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PT NMG - Consideracoes finais

=Leva tempo a envolver as diferentes partes interessadas
= Apesar de todas as restricoes devido a pandemia de COVID-19

foi possivel efetuar reunides periddicas e realizar algumas
atividades

= Colaboracdo facilitada entre diferentes instituicoes/entidades,
centros de referénciqa, associacoes de doentes e investigadores.




Obrigada

s“www.ejprarediseases.org

#coordination@ejprarediseases.org

=helpdesk@ejprarediseases.org
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