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Maladies rares , 
de l’ignorance au modèle?

Mercredi 6 décembre  2006
De 9h à 13h

Près de 7000 Maladies rares , moins d’une personne 
sur 2000 est concernée….
Ces pathologies recouvrent  des domaines complexes, 
hétérogènes,  peu ou pas  connus des professionnels 
de santé et de la population en général.
Elles représentent un défi pour  les décideurs publics, 
afin de mobiliser les équipes d’experts pour  un 
diagnostic précoce, et une thérapeutique adaptée , car  
ces pathologies sont souvent graves  invalidantes, 

Comment appliquer la recherche fondamentale à la 
pratique clinique? Quelle organisation  sanitaire pour 
maintenir le lien entre les centres d’expertise et la vie 
quotidienne?   Quel accompagnement la société
consent-elle à effectuer pour prendre en charge ces 
patients et selon  quelles modalités?

Les maladies rares, longtemps ignorées deviennent-
elles un modèle « thérapeutique » et un modèle 
« économique »?

Modérateur : Claude Le Pen, Professeur d’économie de la santé, Paris Dauphine

9h Ouverture du séminaire:  Les maladies rares, défi de santé publique

Dr Alexandra Fourcade, Chargée de mission Plan National Maladies Rares, Direction 
de l’hospitalisation et de  l’organisation des soins,  Ministère de la Santé et des Solidarités

09h30– 1ère table ronde : Maladies rares, le défi de la recherche  et de la clinique

De la génétique fondamentale à la pratique clinique
Pr Arnold Munnich,  Coordonnateur du centre de référence « Maladies mitochondriales »
Chef de service, Génétique médicale, Hôpital Necker , AP-HP, 
Pr Alain Verloes,  Coordonnateur  du centre de référence « anomalie  du développement 
embryonnaire d’origine génétique », Hôpital  Robert Debré, AP-HP, 
Dr Ségolène Aymé, Directeur  ORPHANET

10h45  -11h PAUSE

11h- 2ème table ronde : Maladies rares, le défi de l’organisation  sanitaire 

Centre de référence et proximité ?
Guillaume Huart,  Direction de l’Hospitalisation et de  l’Organisation des soins,  Ministère de 
la Santé et des Solidarités

Télémédecine et maillage sanitaire ?
Dr Michèle Thonnet Mission pour l’informatisation du système de santé, Ministère de la Santé
et des Solidarités
Grand Témoin : Marie Podevin, Présidente de l’association SOS Desmoide, économiste de la 
santé,  Haut Conseil pour l’Avenir de l’Assurance Maladie

12h00 – 3 ème table ronde : Maladies rares, le défi de la solidarité

Solidarité nationale et Solidarité citoyenne ?
Dominique Polton Directrice de la Stratégie, des études, des statistiques,  CNAM-TS
Dr Olivier Obrecht Chef  de   Service  des affections de longue durée   et accords 
conventionnels, Haute Autorité de Santé
Christophe Duguet, Association  Française  contre les Myopathies

Conclusion : Vers une économie politique des maladies rares ? 
Pr Claude Le Pen, Professeur en économie de la santé, Université Paris Dauphine

13h15  : BUFFET


