Stichting Comité Weesgeneesmiddelen
Lange Voorhout 58 1
2514 EG Den Haag

Zorginstituut Nederland

t.a.v. Weledelgeleerde vrouwe J. Zwaap, Secretaris ACP
Postbus 320

1110 AH Diemen

Den Haag, 7 januari 2026

Onderwerp:
Open Brief een positieve constructieve bijdrage van Stichting Comité Weesgeneesmiddelen aan het nieuwe
maatschappelijk wegingskader.

Geachte mevrouw Zwaap,

Een gedeelde doelstelling

De Nederlandse zorg staat onder druk door een vergrijzende populatie en de toenemende zorgvraag.
Tegelijkertijd constateert Stichting Comité Weesgeneesmiddelen (hierna Comité) dat de toegang tot
innovatieve (wees)geneesmiddelen voor patiénten met (zeer) zeldzame aandoeningen steeds lastiger wordt.
Dit is niet zozeer het gevolg van budgettaire schaarste, maar van de wijze waarop deze geneesmiddelen
binnen het huidige beoordelingskader worden beoordeeld.

Vanuit de gedeelde doelstelling om het zorgstelsel betaalbaar, rechtvaardig en toekomstbestendig te
houden, wil het Comité positief en constructief bijdragen aan de verdere vormgeving van het maatschappelijk
wegingskader, met specifieke aandacht voor patiénten met (zeer) zeldzame aandoeningen.

Het Comité constateert dat het huidige systeem, met een sterke nadruk op uniformiteit in beoordeling, in de
praktijk onvoldoende aansluit bij de kenmerken van (zeer) zeldzame aandoeningen. Dit leidt ertoe dat
innovatieve geneesmiddelen later of soms helemaal niet beschikbaar komen voor Nederlandse patiénten.
Van alle geneesmiddelen die tussen 2020 en 2023 zijn geregistreerd, is op dit moment 58% in Nederland
beschikbaar; voor specifiek weesgeneesmiddelen is dit slechts 45%". Juist voor kleine patiéntengroepen met
(zeer) zeldzame aandoeningen met een grote, vaak levenslange hoge ziektelast is dit zorgelijk en niet
wenselijk.

Binnen de Europese Unie (EU) is op basis van het gelijkheidsbeginsel wetgeving ingevoerd om de ontwikkeling
van geneesmiddelen voor zeldzame ziekten te stimuleren®. Nederlandse patiénten met een zeldzame
aandoening hebben recht op een vergelijkbare kwaliteit en tijdigheid van behandeling als patiénten elders in
de EU.

Voor deze patiénten is een generiek, uniform toegepast beoordelingskader geen passende oplossing. Een

expliciet, proportioneel en data gedreven “orphan track” binnen het maatschappelijk wegingskader kan

helpen de balans te herstellen tussen toegang, beschikbaarheid, betaalbaarheid en doelmatigheid.

Wij stellen daarom voor om gezamenlijk te werken aan:

1. Heldere definities en criteria voor (ultra) weesgeneesmiddelen, inclusief aangepaste kosteneffectiviteit
drempels en aanvullende waarde-elementen.

2. Eenraamwerk voor uitkomstgerichte (‘value-based’) afspraken en conditionele toelating, met inzet van
‘uitkomstenonderzoek’ binnen weesgeneesmiddelenarrangementen.

Onze observaties en voorstellen
Met het oog op het TSG en nieuwe wegingskader delen we graag tijdig onze belangrijkste observaties en
concrete voorstellen:



"

1 Erken een specifieke context voor (ultra) weesgeneesmiddelen
Het huidige beoordelings- en wegingskader biedt nog geen expliciete, op maat gemaakte context voor (ultra)
weesgeneesmiddelen, terwijl aandoening specifieke unieke karakteristieken daar wel om vragen. Juist voor
weesgeneesmiddelen en innovatieve therapieén zoals oa. gentherapieén ligt er een kans om met heldere en
proportionele eisen, binnen een specifieke ‘orphan track’, de toegang voor patiénten te verbeteren. Zeldzame
aandoeningen betreffen per definitie kleine, vaak heterogene patiénten populaties met (zeer) beperkte
klinische data. Dit vraagt om een meer expliciete en aangepaste benadering binnen het maatschappelijk
wegingskader voor deze zeldzame aandoeningen.
Voorstel
1. Introduceer een duidelijk afgebakende ‘orphan track’ voor (ultra) weesgeneesmiddelen.
Patiénten of patiéntenvertegenwoordigers, artsen uit expertisecentra, zorgverzekeraars, apothekers
en de marketing autorisatiehouder werken gezamenlijk aan duurzame, uitkomstgerichte afspraken.
Deze afspraken worden vastgelegd in een weesgeneesmiddelenarrangement.

a) Kosteneffectiviteit vraagt om een aanpak op maat

Een uniforme toepassing van kosteneffectiviteit biedt bij (zeer) zeldzame aandoeningen
schijnzekerheid en sluit onvoldoende aan bij de realiteit. Kleine en heterogene populaties leiden tot
beperkte en onzekere datasets, waardoor de kosteneffectiviteit ratio (ICER) structureel hoger uitvalt.
Veel landen hanteren daarom aangepaste criteria of bredere ICER-bandbreedtes voor
weesgeneesmiddelen.

Het hanteren van een vaste drempel van maximaal €80.000 per QALY voor alle innovatieve middelen
verkleint de kans op tijdige toegang voor patiéntengroepen in specifiek zeldzame aandoeningen.
Daarbij komt dat bij ‘first-to-market’ innovaties vaak beperkte of geen vergelijkingsmateriaal
beschikbaar is. Weesgeneesmiddelen worden regelmatig vergeleken met niet-gerichte
standaardzorg, zoals bijvoorbeeld symptoombestrijding. Deze vergelijking leidt tot kunstmatig hoge
ICER’s, waardoor weesgeneesmiddelen sneller als niet-kosteneffectief worden beoordeeld, ondanks
een substantiéle gezondheidswinst voor patiénten.

b) Gerichte inzet voorkomt ongepast gebruik

Het is effectiever om aan de voorkant samen met veldpartijen te werken aan een gerichte inzet van
weesgeneesmiddelen. Door gezamenlijk behandelprotocollen, start- en stopcriteria en
monitoringafspraken vast te leggen, kunnen effecten voor relevante patiénten worden
geoptimaliseerd en wordt het risico op ongepast gebruik tijdig geminimaliseerd.
Weesgeneesmiddelenarrangementen bieden hiervoor een geschikt instrument. Zo ontstaat een
transparant en proportioneel kader dat kosteneffectiviteit borgt en tegelijkertijd recht doet aan de
specifieke kenmerken van weesgeneesmiddelen en de noodzaak van tijdige patiénttoegang.

2. Efficiéntere beoordeling en gepaste beschikbaarheid
In de praktijk lijkt niet zozeer het beschikbare budget, maar vooral de doorlooptijd van
geneesmiddelen beoordelingen een belangrijke toegangsdrempel. Trajecten die twee jaar of langer
duren, vertragen de instroom van effectieve behandelingen aanzienlijk en stellen gezondheidswinst
voor patiénten onnodig uit.
Een meer gestroomlijnde beoordeling, met een duidelijke’ orphan track’ binnen het TSG, maakt
efficiénter gebruik van middelen en expertise mogelijk. Binnen deze ‘orphan track’ kunnen betrokken
partijen gezamenlijk werken aan weesgeneesmiddelenarrangementen met afspraken over gepast
gebruik, monitoring en dataverzameling. Dit vermindert onduidelijkheid en oponthoud en verkort de
doorlooptijden, zowel voor weesgeneesmiddelen als voor andere geneesmiddelen binnen het TSG.

Veldraadplegingen vanaf februari, wij zijn er bij!

Het Comité denkt graag op een positieve en constructieve wijze mee over de verdere uitwerking en mogelijke
pilots, samen met patiéntenorganisaties, behandelaren, Zorginstituut Nederland, het ministerie van VWS en
zorgverzekeraars. Zo kunnen we gezamenlijk borgen dat Nederlandse patiénten, juist ook degenen met
zeldzame aandoeningen, tijdig toegang houden tot de best beschikbare behandelingen binnen een houdbaar
zorgstelsel.



Tot slot is het Comité is verheugd uitgenodigd te zijn voor de aankomende veldraadplegingen. Bovenstaande
lichten wij dan graag nader toe en leveren desgewenst onderbouwende voorbeelden en aanvullende data
aan.

Met vriendelijke groet,

Thomas Calis, voorzitter
Stichting Comité Weesgeneesmiddelen
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