
PNMR3 : 
les grandes lignes

Implication des Filières de Santé Maladies Rares
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Un plan qui s’inscrit dans la stratégie de 
transformation du système de santé
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Un plan qui s’inscrit dans une chronologie et 
une logique de déploiement

v

PNMR 1 PNMR 2 PNMR 3

2004 2008 2011 2014(16) 2018 2022 

- Les MR deviennent un enjeu 
de santé publique

- Labellisation de 131 CRMR

- Structuration des FSMR

- Lancement des travaux 
pour la mise en place de la 

BNDMR Publié le 4 juillet 2018

Labellisation 2017-2022 des 
CRMR et CCMR

La mobilisation des pouvoirs publics, des professionnels et des associations 
a permis la mise en place des PNMR

Evaluation HCSP/HCERES
Préconisation commune

« il apparait nécessaire 
de poursuivre une 

politique ambitieuse pour 
l’amélioration de la prise 
en charge des maladies 

rares en France »

Nécessité d’un 3ème plan pour 
poursuivre les efforts engagés, 

permettre la mobilisation de tous les 
acteurs, mobiliser des financements 
fléchés. « La gouvernance devra être 
adaptée aux enjeux (…) Les pilotages 

stratégique et opérationnel des 
plans cancer peuvent, de ce point de 

vue, constituer une référence
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Un plan qui s’inscrit dans un contexte 
particulièrement favorable

• La stratégie nationale de santé 2018-2022

• La révision de la loi de bioéthique

• Les filières de santé maladies rares : un atout pour le parcours de soins et 
pour la recherche

• La nouvelle labellisation des centres de référence

• Le développement croissant d’une médecine personnalisée : apport du 
Plan Médecine France Génomique 2025 et du Plan Cancer 3

• La Banque nationale de données maladies rares (BNDMR) : une 
opportunité 

• L’Europe : place privilégiée de la France au sein des ERN et EJP
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Un plan qui consolide les sujets transversaux 
déjà mis en place

Europe/ 
leadership

Ethique

Communication 
/ Information

SHS
Soins/ 
équité

Handicap

Recherche

Génétique

Valorisation
Méthodologie 
d’évaluation

et aussi ….
Mesures 
d’impact

« Un plan Maladies Rares  au service de la personne malade et sa famille »
Filières de Santé maladies Rares : socle du PNMR3



6

Un plan pour « Partager l’innovation, 

un diagnostic et un traitement pour 
chacun »

5 ambitions …

Améliorer la 
qualité de vie 

et l’autonomie 
des malades 

Innover pour 
un traitement 

de qualité 

Favoriser un 
diagnostic 

rapide pour 
chacun 

Informer –
Former

Moderniser les 
organisations et 

les 
financements
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Un plan décliné en 11 axes de travail 
et 55 mesures

• Réduire l’errance et l’impasse 
diagnostiques

• Faire évoluer le dépistage néonatal et les 
diagnostics prénatal et préimplantatoire 
pour permettre des diagnostics plus 
précoces 

• Partager les données pour favoriser le 
diagnostic et le développement de 
nouveaux traitements 

• Promouvoir l’accès aux traitements dans 
les maladies rares

• Impulser un nouvel élan à la recherche
sur les maladies rares

• Favoriser l’émergence de l’innovation et 
son transfert 

• Améliorer le parcours de soins

• Permettre une société inclusive des 
personnes atteintes de maladies rares et 
de leurs aidants

• Former les professionnels de santé à 
mieux identifier et prendre en charge les 
maladies rares

• Renforcer le rôle des filières sur les 
enjeux du  soin et la recherche

• Préciser le positionnement et les missions 
d’autres acteurs nationaux des maladies 
rares 



8

Une place centrale pour les Filières

Axe 10 du PNMR3 prévoit une nouvelle désignation pour la période 2018-2022 des 
filières de santé maladies rares (FSMR)

…avec des missions :
-qui s’étoffent
-un positionnement recherche +++
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Synthèse des missions FSMR

Améliorer la 
qualité de vie et 
l’autonomie des 

malades 

Innover pour 
un traitement 

de qualité 

Favoriser un 
diagnostic 

rapide pour 
chacun 

Informer –
Former

Moderniser les 
organisations et 
les financements

et pour BRAIN-TEAM

✓

✓

✓

✓

✓

✓

✓

✓

✓

✓

10/12 actions 
déjà en cours

2 actions 
à mettre en place

?
action à 
proposer ?
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Améliorer la 
qualité de vie et 
l’autonomie des 

malades 

Innover pour 
un traitement 

de qualité 

Favoriser un 
diagnostic 

rapide pour 
chacun 

Informer –
Former

Moderniser les 
organisations et 
les financements

Synthèse des missions FSMR
et pour BRAIN-TEAM

✓

✓

2/11 actions 
déjà menées

actions 
à mettre en place

?
?

?
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Améliorer la 
qualité de vie et 
l’autonomie des 

malades 

Innover pour 
un traitement 

de qualité 

Favoriser un 
diagnostic 

rapide pour 
chacun 

Informer –
Former

Moderniser les 
organisations et 
les financements

Synthèse des missions FSMR
et pour BRAIN-TEAM

actions 
déjà menées

action 
à mettre en place

✓

✓
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Gouvernance du PNMR3



Points de repères

Financement 
des CRMR



• Volonté Anne Chevrier   vs DAF établissements CRMR

• Courrier FSMR à Agnès BUZYN 22/12/17: cosignature 10 CRMR BRAIN-TEAM

• 16 associations BRAIN-TEAM (3 collectifs)

• Publications presse nationale : L’Express 24/02/2018, radios, presse régionale,

communiqué de presse FSMR, actions diverses filières…

Intervention Agnès Buzyn Sénat 14 mars : « Cette situation concerne un petit nombre de centres ; j'ai demandé 

qu'on me fasse remonter les difficultés que ceux-ci connaîtraient, au cas par cas. »

Action inter-FSMR : Etat des lieux national et remontées à Mme la Ministre (mai 2018)

Délégation FSMR reçue par Hervé le Marec (juillet 2018) : dialogue de gestion avec les DAF

Attitude commune pour BRAIN-TEAM (aout 2018) : non validation des rapports d’activités CRMR

Délégation FSMR sera reçue par Valérie MAZEAU-WOYNAR (14/11/2018) 

Financement des CRMR : synthèse 
des évènements

différentiel entre le budget MIG mis à disposition par la DGOS pour chaque CRMR 
et le budget attribué pour utilisation par son établissement  à chaque CRMR
 l'utilisation des crédits
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La situation des CRMR BRAIN-TEAM

Synthèse CRMR BRAIN-TEAM : 20 réponses / 30 CRMR 

•35% (7/20) dotations en baisse (AP-HP)

•75% (15/20) ne disposent pas des fonds (dont 37% totalement ou incomplètement)
•65% problèmes/impossibilité de recrutement pour assurer leurs missions

Conclusion : 

Disparité AP-HP / Province 

Difficulté générale de mise à disposition des fonds

Difficultés partagées de recrutement

« Les missions ambitieuses attribuées par le PNMR3 aux FSMR, ne pourront 
pas être menées à bien si les CRMR ne peuvent pas fonctionner »


