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Nom du centre de
référence auquel se
rattache le centre de
compétences

Nom de la maladie ou
du groupe de
maladies rares
prise(s) en charge

-postale :
adresse du centre de
compétences

-tel :

-E.mail :

-Fax :
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1. DESCRIPTION DU CENTRE DE COMPETENCES
1.1 L'EQUIPE MEDICALE

Le médecin responsable du centre de compétences :

= Nom:

=  Prénom :

=  Coordonnées :

- Service

- Fax

téléphone

-  E.Mail ;

= Spécialité médicale et titres hospitalo-universitaires, expérience acquise dans le
domaine de la maladie rare ou du groupe de maladies rares :

= curriculum vitae : joindre le document en annexe
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Fiches d’identification des médecins participant au centre de compétences (une fiche par
meédecin) :

= Nom:

=  Prénom:

=  Coordonnées :

Service

- Fax

téléphone

E.Mail :

= Spécialité médicale et titres hospitalo-universitaires expérience acquise dans le
domaine de la maladie rare ou du groupe de maladies rares :

= curriculum vitae : joindre le document en annexe
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1.2 NOMBRE DE MALADES SUIVIS

Activité sur la ou les pathologies ciblées (données issues du PMSI, de la CCAM et de
I’observation des malades suivis) :

2004 2005 2006

Nombre de consultations

Nombre de malades suivis par an :

Nombre de nouveaux malades par an :

Description bréve de la pathologie ou des pathologies (spécificités de prise en charge, contraintes en
terme de diagnostic, de suivi des patients, décrire le contexte local en cas d’épédémiologie
particuliére ou de population particuliere). Démontrer 1’apport du centre de compétences dans
I’organisation de la filiére de soins.
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1.3 ZONE D'ATTRACTION DU CENTRE DE COMPETENCES

Description de la zone d’attraction régionale ou interrégionale du centre de compétences

(distance entre le centre de compétences et les lieux d’habitation des malades les plus
¢loignés).

2. ACCES A UN PLATEAU TECHNIQUE ET HUMAIN ADAPTE AUX MISSIONS DU
CENTRE DE COMPETENCES

2.1 DESCRIPTION DU PLATEAU TECHNIQUE (POLYVALENT OU SPECIALISE)

= Plateau technique \

D Polyvalent

D Spécialisé

- Description de ses principales composantes

- Mode de fonctionnement
D ouvert 24 h sur 24 et sur place

sur place mais non permanent
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D en réseau avec un autre hopital (préciser lequel et sa distance avec le centre)
D indiquer les modes de collaboration mis en place : dossier commun,
réunions de concertation, autre :

P N N N T~ T N " ; N
Préciser si le centre travaille avec un laboratoire de référence’ de diagnostic moléculaire de
maladies génétiques neurologiques, maladies musculaire, maladies neuro-sensorielles et
retard mentaux. Donner les coordonnées.

2.2 DIFFICULTES RENCONTREES

Difficultés rencontrées dans la prise en charge du fait de l'inadaptation du plateau
technique :

=»Solutions mises en ceuvre ou envisagées + échéancier (préciser les conventions passés
avec les structures qui effectuent les examens et investigations non disponibles, dont le centre
de référence)

2.3 DESCRIPTION DES PERSONNELS EFFECTUANT LA PRISE EN CHARGE

B Personnel médical du centre: noms des médecins référents, statut de chacun et spécialité,
% de temps pour chacun dans la prise en charge de la pathologie, ancienneté et expérience
dans le domaine de la pathologie

! Identifié par la mission OPRC de la DHOS dans le cadre de ses appels a projets
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H Personnel paramédical du centre:

- Existence d’un coordonnateur paramédical identifié : statut, % de temps passé, ancienneté
dans le poste, expérience dans le domaine de la maladie (préciser son nom)

- Autres personnels : statut, type % de temps

Correspondants hospitaliers (secteur public ou privé) travaillant avec le centre de
compétences sans en faire partie mais aidant a la prise en charge en apportant leurs
compétences :

B Les médecins

- Correspondants médicaux hospitaliers concourant a la prise en charge et travaillant dans le
méme hodpital nombre, préciser les noms, le type de spécialité et statut des médecins
travaillant dans le méme hopital:

- Correspondants médicaux hospitaliers concourrant a la prise en charge et travaillant dans
un hopital différent , préciser les noms, le type de spécialité¢ et statut des médecins
travaillant

H Les para-médicaux

- Correspondants paramédicaux hospitaliers travaillant en collaboration avec le centre de
référence: préciser le nombre, le type de spécialité (IDE, Kiné, ergo, assistante sociale,
psychologue...) dans le méme hdpital
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- Correspondants paramédicaux hospitaliers travaillant en collaboration avec le centre de
référence: préciser le nombre, le type de spécialité (IDE, Kiné, ergo, assistante sociale,
psychologue...) dans un hopital différent

B Mode d’organisation du centre pour la gestion du suivi des patients atteints d’une maladie
rare avec les spécialistes concourrant a la prise en charge :

Organisation du travail en commun entre le centre de compétences et les spécialistes
hospitaliers cités , (cocher la case correspondante)

. D existence de consultations pluridisciplinaires maladies rares
D existence d’hopitaux de jours communs organisés par le centre de
- compétences avec ces spécialités
D existence de dossiers communs maladies rares (joindre un exemplaire du
3 dossier)
D existence de réunions de concertation maladies rares avec le centre de
- compétences ; si coché : préciser le type et le rythme de ces réunions
} D autres modalités (préciser) :

3. MODALITES DE PRISE EN CHARGE DES PATIENTS

3.1 BILAN DE L’EXISTANT ET DESCRIPTION DE LA PRISE EN CHARGE -

M Listes des publications et communications nationales et internationales des 3 derniéres
années menées en collaboration avec le centre de référence (mettre en annexe les pages
pubMed avec les résumés) :

B Description de Porganisation de la prise en charge telle qu’elle est actuellement
effectuée :

= Mise en ceuvre des procédures de diagnostic de la ou des maladies rares

10
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* Organisation de I’accés au conseil génétique (si pertinent)

* Accompagnement du patient et de ses proches lors de ’annonce du diagnostic de la
maladie rare

* Evaluation des manifestations de la maladie rare et de son pronostic

* Modalités de mise en ceuvre du retour de l'information sur 1'état du malade, la
thérapeutique suivie entre le centre concerné et le médecin qui suit habituellement le
patient (médecin traitant ou praticien "de famille" si le patient a moins de seize ans).

3.2 OBJECTIFS A METTRE EN (EUVRE ENTRE LE CENTRE DE REFERENCE ET LE
CENTRE DE COMPETENCES (PRECISER L’ECHEANCIER)

* Suivi de la stratégie thérapeutique de prise en charge établie par le centre de référence

* Gestion des situations d’urgence (mise en ceuvre d’un conseil thérapeutique téléphonique
destiné aux acteurs de proximité ou aux acteurs médicaux et sociaux ; organisation d’une
filiere de prise en charge dans le service de réanimation en cas de besoin)

e Garantie de la continuité¢ de la prise en charge a tous les ages de la vie (passage de
I’enfance a 1’age adulte)

11
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3.3 MODALITES DE MISE EN OEUVRE

Bl Participation a la mise en ceuvre des référentiels et protocoles nationaux de diagnostic
et de soins en lien avec la Haute Autorité de Santé

B Amélioration de la formation et de I’information des professionnels de santé sur le
fondement des supports fournis par le centre de référence

B Participation aux travaux de recherche (nature et modalités de partenariat avec le
centre de référence)

B Participation a la surveillance épidémiologique (préciser les liens avec 1'Institut
National de Veille Sanitaire et le centre de référence).

L’évaluation spécifique des centres de compétences sera effectuée par les agences
régionales de I’hospitalisation sur le fondement des conventions passées entre les centres de
compétences et les centres de référence.

4. SOINS DE PROXIMITE ET DIMENSION SOCIALE, FAMILIALE ET RELATIONNELLE
DE LA PRISE EN CHARGE

Le centre de compétences développe un projet de service dans lequel est prise en compte la
dimension sociale, familiale et relationnelle du patient et 1’organisation pour les patients des soins
de proximité lorsque cela s’avere nécessaire avec les professionnels médicaux et paramédicaux et
les établissements de santé, publics et privés.

Le centre de compétences travaille en lien avec les maisons départementales des personnes
handicapées pour favoriser 1’intégration de la personne atteinte d’une maladie rare dans son
environnement lorsque la pathologie le requiert. Il est I’interlocuteur des professionnels de santé
de proximité et des associations de malades. Il répond aux courriers, aux courriels et aux appels
téléphoniques. En fonction des besoins des patients traités, il développe des liens avec les réseaux
de sant¢ locaux et les structures de soins de suite et de réadaptation.

12
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Description des actions mises en ceuvre et en partenariat avec :

Les patients atteints de maladie rare et leurs proches

= Le personnel du centre de compétences

* Le personnel de I’établissement de santé (services d’urgence, de réanimation...)

¢ Les autres établissements de santé

* Les professionnels de santé de ville (médecins généralistes, auxiliaires médicaux
intervenant au domicile du patient...)

* La médecine préventive (protection maternelle et infantile, médecine scolaire,
médecine universitaire, santé au travail, ...)

13
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* Les associations locales et le public

* La maison départementale des personnes handicapées

= Les autorités administratives (Assurance maladie, ARH, DRASS...)

5. OBJECTIFS QUE SE FIXE LE CENTRE DE COMPETENCES EN LIEN AVEC LE
CENTRE DE REFERENCE

5.1 — Objectifs et calendrier sur 5 ans que se fixe le centre :

5.2 — Description de la démarche et des outils envisagés :

14
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6. TEXTE LIBRE (éléments particuliérement importants que le centre de compétences souhaite
ajouter)

15
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Date : ‘

Nom et signature du médecin responsable du centre de compétences

Nom et signature du chef de pole

Nom et signature du chef d’établissement

Noms et signatures des médecins coordonnateurs des centres de référence auxquels se
rattache le centre de compétences

Noms et signatures des directeurs généraux des centres hospitaliers universitaires sieges
des centres de référence

Remarques pratiques :

1)
2)

3)

4)

Annexes a joindre a la demande:

Le CV du coordinateur et des personnels médicaux appartenant au centre

Les copies des 1éres pages de publications avec les résumes ou pages Pub Med et copies
des projets de recherche en cours

Les avis de la commission médicale d’établissement et du conseil d’administration de
I’établissement si¢ge d’implantation du centre de compétences

La convention conclue entre les centres de référence et le centre de compétences (voir
proposition dans les pages qui suivent)

16
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PROPOSITION DE CONVENTION-TYPE ENTRE LES
CENTRES DE REFERENCE ET LES CENTRES DE
COMPETENCES

La convention — type proposée par la circulaire relative a la structuration de la filiere de soins pour
les patients atteints d’une maladie rare et créant les centres de compétences est une trame qui doit
étre adaptée par les centres de référence lors de I’établissement de la démarche contractuelle avec
les centres de compétences.

Préambule

Le Plan national maladies rares 2005 — 2008 prévoit la structuration et la graduation de 1'offre de
soins pour les patients atteints d'une maladie rare sur deux niveaux :

- un niveau d’expertise et de recours, le plus souvent national ou interrégional, constitué par les
centres de référence labellisés qui ont vocation a coordonner la définition des référentiels et des
protocoles thérapeutiques, la surveillance épidémiologique et la coordination des activités de
recherche ;

- un niveau de prise en charge le plus souvent régional, avec les centres de compétences qui
¢tablissent le diagnostic des maladies rares, mettent en ceuvre la thérapeutique lorsque elle est
disponible et organisent la prise en charge du patient en lien avec les centres de référence
labellisés et les acteurs et structures sanitaires et médico-sociales de proximité.

Article premier — Parties et objet de la convention

Il est convenu entre

- mentionner le nom des centres de référence, leurs coordonnateurs et le lieu d’implantation
D’une part,

- mentionner le centre de compétences, le nom du médecin responsable et le lieu d’implantation
Et d’autre part,

Les ¢léments qui suivent relatifs aux rdles respectifs et aux engagements des centres de référence
et des centres de compétences dans la structuration de la filiére de soins pour les patients atteints
des maladies rares suivantes,

- mentionner la ou les maladies rares concernées.

dans le groupe des maladies rares de la typologie

- mentionner le groupe de maladies rares

Article 2 — Organisation et roles

Le centre de compétences participe a I'ensemble des missions qui ont été confiées aux centres de
référence, sous leur coordination. Il permet une prise en charge de proximité pour les patients

17
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atteints d’une maladie rare en lien avec les centres de référence qui peuvent étre sollicités dans
leur réle de recours sur les situations les plus complexes.

Cing missions sont confiées aux centres de référence dans le cadre de leur labellisation.

2.1 Assurer au malade et a ses proches une prise en charge globale et cohérente :

- en améliorant 'accés au diagnostic de la ou des maladies rares et 'accompagnement de

I'annonce du diagnostic ,

- en définissant et en réévaluant régulierement la stratégie de prise en charge et le suivi

pluridisciplinaire des patients dans le cadre d’une filiére de soins organisée et cohérente,
- enveillant a 'information et a la formation des malades et de leur entourage.

Préciser les conditions de mise en ceuvre de ces missions prévues dans la coordination entre les
centres de référence et les centres de compétences (diffusion des guidelines, plaquettes

d’information grand public...)

2.2 -- Améliorer la prise en charge de proximité en lien avec les établissements et

professionnels de santé :

- enidentifiant des correspondants hospitaliers et acteurs de proximité qui permettent d’assurer

un suivi du malade au plus prés de son domicile,
- en organisant une filiere de soins,

- enformant et en informant les professionnels de santé non spécialistes sur les maladies

rares.

Préciser le rble de recours des centres de référence (ligne téléphonique directe, conditions
d’hospitalisation, réunions annuelles, formations dédiées aux personnels médicaux et soignants

des centres de compétences).

2.3 -- Participer a I’amélioration des connaissances et des pratiques professionnelles

dans le domaine des maladies rares :
- en participant a la surveillance épidémiologique de la maladie,

- enréalisant des recherches et essais thérapeutiques,
18
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- en assurant la diffusion (indications et prescriptions) et le suivi des thérapeutiques et

dispositifs orphelins,

- en mettant en place des bonnes pratiques professionnelles concernant la ou les pathologies,

en liaison avec les équipes nationales et internationales en particulier européennes.

Préciser I'obligation de participer au registre, I'implication des centres de compétences dans les
protocoles de recherche clinique menés par les centres de référence, les conditions de primo
prescription des médicaments orphelins, les conditions de diffusion des bonnes pratiques

professionnelles.

2.4 - Développer les outils de la coordination entres les différentes structures et acteurs

prenant en charge la méme pathologie ou groupe de pathologies.
Préciser le fonctionnement et les outils de la coordination

2.5 Apporter aux autorités administratives les connaissances essentielles pour évaluer et
piloter la politique sanitaire dans le domaine des maladies rares et étre I'interlocuteur des
associations de malades pour ceuvrer a 'amélioration de la prise en charge et de la qualité

de vie du malade et de sa famille .

Préciser l'implication des centres de compétences dans les relations avec les associations

locales de malades et avec les autorités régionales en lien avec les centres de référence.

Article 3 — Engagements des centres de référence

Les centres de référence s’engagent a :

- permettre I’accés des centres de compétences aux dossiers de leurs patients dans le registre
national ;

- permettre ’acces des centres de compétences au site internet du réseau ;

- permettre aux centres de compétences de réaliser la primo prescription des médicaments
orphelins en sus de la T2A ((mentionner le nom des médecins du centre compétences autorisés
a les prescrire)

- répondre aux demandes de recours des centres de compétences

- diffuser les protocoles et les bonnes pratiques

- inclure les centres de compétences dans les recherches sur les pathologies et aux essais sur les
nouvelles thérapeutiques.

Ces éléments sont a adapter dans le cadre d’une négociation entre les centres de référence et les
centres de compétences.
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Article 4 — Engagements des centres de compétences

Les centres de compétences s’engagent a :

- suivre les formations organisées par les centres de référence pour les personnels médicaux et
soignants

- assister aux réunions annuelles organisées par le centre de référence

- remplir le dossier patient et a le transmettre au registre national

- désigner nominativement les médecins réalisant la primo prescription

- réaliser au minimum une visite de suivi annuelle par patient

- répondre par téléphone aux questions des patients par des médecins désignés aux patients

- participer a la réunion annuelle de 1’association de patients

- réaliser deux réunions annuelles pour les médecins hospitaliers et libéraux et etre leur
interlocuteur.

Ces éléments sont a adapter dans le cadre d’une négociation entre les centres de référence et les
centres de compétences.

Article 5 — Conditions d’évaluation

L'organisation et la structuration des relations entre les centres de référence et les centres de
compétences sont prises en compte dans le cadre de I'évaluation des centres de référence par la
Haute Autorité¢ de Santé et dans le cadre de I’évaluation des centres de compétences par les
agences régionales de 1’hospitalisation.

Article 6- Durée

Cette convention est applicable a compter du jj/mm/aaaa.

Elle prend fin en cas de retrait du label du centre de référence par arrété du ministre chargé de la
santé sur avis du Comité national consultatif de labellisation ou par décision du directeur de
I’ Agence régionale de 1’hospitalisation pour le centre de compétences.

Fait a

Le jj/mm/aaaa

Le coordonnateur du centre de référence 1 Le coordonnateur du centre de référence 2
Le coordonnateur du centre de référence 3 Le coordonnateur du centre de référence 4

Le médecin responsable du centre de compétences
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