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%" Vorwort und Zielsetzung

Wir freuen uns, den Start einer europdischen Studie namens BUR-EB bekannt zu
geben, die die sozio6konomische Belastung durch eine seltene und hoéchst
einschrdnkende genetische Erkrankung, Epidermolysis bullosa, untersucht.

<~ Warum Epidermolysis bullosa?

e
Epidermolysis bullosa (EB) zeichnet sich durch eine abnorme Empfindlichkeit
der Haut und Schleimhdute aus, die selbst bei kleinsten Verletzungen die
Bildung von Blasen und chronischen Wunden verursacht. Auch wenn die EB ein
breites Spektrum an klinischen Ausprdgungen verschiedener Schweregrade
umfasst, ist sie in den meisten Fdllen stark beeintrédchtigend und kann sogar
lebensbedrohlich sein. Trotz bemerkenswerter Forschungsbestrebungen in
den letzten zwel Jahrzehnten gibt es noch keine Heilbehandlung fiir EB und
die Therapie konzentriert sich auf die Behandlung von Symptomen.
Patienten und ihre Familien stehen vor mehreren, lebenslangen Heraus-
forderungen, angefangen bei der Notwendigkeit fur tdgliche, schmerzuolle
und zeitaufwendige Wunduverbdnde bis zu Erndhrungsproblemen, Funktions-
storungen und dsthetischen Verdnderungen des korperlichen Erscheinungs-
bilds. Somit ist EB beispielhaft fiir die Chronizitdt und Komplexitdt selte-
ner Erkrankungen und die Schwierigkeiten, auf die die betroffenen Pati-
enten und ihre Familien stoflen.

In den letzten Jahren haben die Gesundheitssysteme in den meisten europdi-
schen Ldndern nach und nach spezifische Plane fur seltene Erkrankungen einge-
fuhrt. Gleichzeitig hat die Europdische Kommission 24 Europdische Referenz-
netzwerke (ERN) fur seltene Erkrankungen eingerichtet, unter anderem das ERN
fur seltene und nicht diagnostizierte Hauterkrankungen, ERN-Skin.

Zwar haben einige Studien den Einfluss der EB auf die Lebensqualitdt (Qol) der
Patienten und ihrer Familien untersucht. Uber die Kosten der Erkrankung ist
jedoch weniger bekannt. Dartber hinaus wurden die Verdnderungen der QoL
und die langfristige soziookonomische Belastung durch die EB niemals bewertet.

é Il Wer ist an der Studie beteiligt?

BUR-EB ist eine gemeinsame Initiative von Expertenzentren fur offentliche
Gesundheitsokonomie und flur seltene Hauterkrankungen, insbesondere EB, in
enger Zusammenarbeit mit den EB-Patientenverbdnden, DEBRA International
und den nationalen DEBRASs. Die Studie richtet sich an Menschen mit EB und
ihre Familien und wird in sechs europdischen Lédandern durchgefiihrt (Bulga-
rien, Frankreich, Deutschland, Ungarn, Italien und Spanien).
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| die Studie durchgefiihrt?
-

BUR-EB wird Daten zu den Auswirkungen der EB auf den Alltag Uiber eine anony-
Betreuungspersonen richtet. Die Umfrage wird von August 2023 bis Frihjahr
2024 durchgefuhrt. Sie bewertet die Lebensqualitdt der Patienten und die
Zufriedenheit mit Sozial- und Gesundheitsleistungen. Die gleiche Umfrage
bewertet ebenfalls die wirtschaftliche Belastung durch EB, unter anderem die
Familien und die eingeschrdnkte Produktivitdt. Abschlielend werden die erho-
benen Daten mit den Ergebnissen verglichen, die 10 Jahre zuvor in einer dhnlichen
wurden, die BURQOL-RD-Studie. Das zweite Tatigkeitsfeld der BUR-EB ist eine
qualitative Studie, an der Patienten und Betreuungspersonen zusammen mit
Bedarfswege (Pldne fur die ,Patientenreise’) zu entwickeln und die Kompetenz
aufzubauen, um Informationsmaterial fiir ein besseres Selbstmanagement

Y Wie und wann wird
me Online-Umfrage erheben, die sich an betroffene Patienten und ihre
Belastung durch die Krankheit fur ihre Familien sowie ihren Zugang zu und ihre
Kosten fur die Behandlung und informelle Pflege, die Auswirkungen auf die
europdischen Studie zu seltenen Erkrankungen, einschliefllich EB, erhoben
Arzten mitwirken, um gemeinsam Pléne fiir die Patientenversorgung und
zu erstellen.
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== Erwartete Ergebnisse und Auswirkungen
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Die BUR-EB-Ergebnisse werden 2025 zur Verfiigung stehen.
Dank der aktiven Teilnahme von Patienten mit EB und ihren Familien

O wird BUR-EB eine aktualisierte, vollstiindige und quantitative Bewer-
tung der aktuellen sozio6konomischen Belastung durch EB liefern.

O wird ein Vergleich der BUR-EB-Ergebnisse mit Informationen, die zehn
Jahre zuvor im BURQOL-RD-Projekt erfasst wurden, die langfristigen
Vercinderungen der Belastung durch EB in europdischen Léndern
hervorheben.

O konnten die BUR-EB-Ergebnisse uvon Pharmaunternehmen genutzt
werden, um Studien zu neuartigen Molekulartherapien oder zur Reposi-
tionierung von Medikamenten fiir EB zu entwickeln.

O sollen die BUR-EB-Ergebnisse die Wissenschaft anregen, weitere
soziookonomische und klinische Studien zu seltenen Erkrankungen voran-
zubringen.

O kdnnendie Instrumente und Methoden, die im Rahmen von BUR-EB entwi-
ckelt wurden, von Patientenuverbdnden, dem ERN-Skin-Netzwerk, der Euro-
pdischen Union und nationalen oder lokalen Behorden verwendet werden,
um die langfristigen soziobkonomischen Auswirkungen der Krankheit und
die Verdnderungen, die durch neue Versorgungsmodelle, Gesundheitsrichtli-
nien oder neuartige Therapieoptionen entstehen, zu Uberwachen.

O wird die qualitative Studie, die in BUR-EB entwickelt wurde, den Bedarf
fiir das Selbstmanagement der Patienten ermitteln und Informations-
material erstellen, um die mit der Krankheit verbundene Belastung zu
lindern.
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