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Onderwerp: Visie op voorstel voor de doorontwikkeling van de VT
Geachte mevrouw Udo de Haes, beste Joanna,

Stichting Comité Weesgeneesmiddelen deelt graag haar visie op het voorstel tot aanpassing van de
Voorwaardelijke Toelating-regeling (VT). Wij waarderen dat een deel van de aanbevelingen uit de
evaluatie is overgenomen en dat wordt gezocht naar een toekomstbestendige inrichting van de toegang
tot geneesmiddelen.

Tegelijkertijd zijn wij van mening dat het voorliggende voorstel onvoldoende antwoord geeft op het
onderliggende probleem: de behoefte aan een passende, voorspelbare en doelmatige route voor
weesgeneesmiddelen, waarbij rekening wordt gehouden met kleine en heterogene patiéntengroepen,
beperkte klinische data en een vaak hoge onvervulde medische behoefte.

De VT is geen passende structurele oplossing

Voor het Comité is de voorgestelde aanpassing van de VT geen adequate oplossing voor de
toegangsvraagstukken rond weesgeneesmiddelen. Het schrappen van de huidige afbakening

van weesgeneesmiddelen, conditionals en exceptionals en het openstellen van de VT voor
geneesmiddelen waarvoor specifiek Nederlandse gegevens nodig zijn, verandert naar ons oordeel
onvoldoende aan de fundamentele beperkingen van deze route.

De praktijk laat bovendien zien dat de VT slechts zeer beperkt wordt benut. Sinds 2019 zijn in ruim zes
jaar tijd slechts vier geneesmiddelen via een VT-traject gestart. Dit aantal onderstreept dat de VT in haar
huidige vorm geen schaalbare of doelmatige route biedt voor geneesmiddelen waarvoor behoefte
bestaat aan gecontroleerde toegang en aanvullend uitkomstenonderzoek. Een aanpassing van de
bestaande regeling zal deze structurele beperking niet wegnemen.

Daarmee dreigt vooral tijd en energie te worden geinvesteerd in het verder aanpassen van een route die in
de praktijk nauwelijks wordt gebruikt, terwijl het bredere beleidsprobleem, namelijk het ontbreken van
een passende instroomroute voor weesgeneesmiddelen, blijft bestaan. Het Comité is daarom van
mening dat de discussie niet zou moeten gaan over het verder optimaliseren van de VT als generieke
regeling, maar over het ontwikkelen van een duurzame en toekomstbestendige route voor
weesgeneesmiddelen.

Behoefte aan een bredere route voor weesgeneesmiddelen

Het Comité onderschrijft dat voor sterk geindividualiseerde ultra-weesgeneesmiddelen een afzonderlijke
route nodig kan zijn. Tegelijkertijd vormen ultra-weesgeneesmiddelen slechts een deel van de
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weesgeneesmiddelen. Een oplossing die uitsluitend op deze beperkte groep is gericht, laat veel andere
weesgeneesmiddelen zonder passende route achter.

Daarom pleiten wij voor de ontwikkeling van een bredere Orphan Track binnen het Toekomstbestendig
Stelsel Geneesmiddelen (TSG). Deze route zou moeten aansluiten bij het risico-gestuurde karakter van
het TSG en ruimte moeten bieden voor maatwerk, zonder dat alle weesgeneesmiddelen automatisch in
de zwaarste beoordelingsroute terechtkomen.

Een dergelijke route kan worden ingericht rond drie samenhangende elementen.

1. Vroege gezamenlijke risico-identificatie

Patiéntenorganisaties, behandelaren uit expertisecentra, zorgverzekeraars, het Zorginstituut en de
fabrikant zouden al vroeg in het proces gezamenlijk moeten vaststellen welke onzekerheden enrisico’s
daadwerkelijk relevant zijn. Daarbij zijn onder meer de positionering van het geneesmiddel, de
kenmerken en omvang van de patiéntenpopulatie, de beschikbare vergelijkingsbehandeling en de
verwachte patiéntwaarde van belang.

Een dergelijke gezamenlijke en contextspecifieke beoordeling voorkomt dat onzekerheden standaard
maximaal worden ingeschat. Dit draagt bij aan meer voorspelbaarheid, voorkomt onnodige vertraging en
maakt het mogelijk om de benodigde gegevens gericht te verzamelen.

2. Een proportionele beoordeling van waarde en kosteneffectiviteit

Weesgeneesmiddelen worden ontwikkeld voor kleine en vaak heterogene patiéntengroepen. Hierdoor
zijn de beschikbare klinische datasets doorgaans beperkter en onzekerder dan bij aandoeningen met
grote patiéntpopulaties. Bij first-to-market behandelingen ontbreekt bovendien regelmatig een geschikte
actieve vergelijkingsbehandeling.

Een uniforme toepassing van beoordelingscriteria en kosteneffectiviteitsverwachtingen kan daardoor
leiden tot een systematische onderschatting van de waarde van weesgeneesmiddelen of tot een
beoordeling op basis van schijnzekerheid. Binnen de Orphan Track moet daarom expliciet rekening
kunnen worden gehouden met de specifieke context van zeldzame aandoeningen, waaronder de ernst en
levenslange ziektelast, de beperkte behandelalternatieven, de omvang en heterogeniteit van de
populatie en de onzekerheid die inherent is aan het beschikbare bewijs.

Dit betekent niet dat eisen aan effectiviteit, doelmatigheid of betaalbaarheid moeten vervallen. Het
betekent wel dat deze eisen proportioneel en passend bij de aandoening en de beschikbare
gegevens moeten worden toegepast.

3. Risicobeheersing door afspraken aan de voorkant

Onzekerheden kunnen effectiever worden beheerst door vooraf duidelijke afspraken te maken over
gepast gebruik, patiéntselectie, start- en stopcriteria, monitoring, dataverzameling en
evaluatiemomenten. Deze afspraken kunnen worden vastgelegd in

een weesgeneesmiddelenarrangement. Op deze manier ontstaat een gecontroleerde en transparante
route waarin toegang en risicobeheersing met elkaar worden verbonden. Patiénten kunnen eerder
toegang krijgen tot een behandeling, terwijl tegelijkertijd gericht wordt geleerd over de uitkomsten in de
dagelijkse praktijk. Ook kan hiermee ongepast gebruik worden beperkt en kan de betaalbaarheid beter
worden geborgd.

De ervaringen met het Orphan Drug Access Protocol (ODAP) laten zien dat vroege samenwerking tussen
relevante veldpartijen, duidelijke behandelafspraken en uitkomstgerichte afspraken in Nederland
uitvoerbaar zijn. ODAP biedt belangrijke lessen voor een bredere, structurele Orphan Track.
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De door VWS voorgestelde VT-route lijkt primair gericht op situaties waarin onderzoek specifiek voor
Nederland noodzakelijk is en niet op een andere wijze kan worden verkregen. Dat kan voor bepaalde
geneesmiddelen een relevante voorziening zijn, maar deze doelstelling is wezenlijk anders dan de
structurele behoefte aan een passende route voor weesgeneesmiddelen.

De VT en de Route Wees moeten niet met elkaar worden verward

Bij weesgeneesmiddelen gaat het niet uitsluitend om de vraag of aanvullend Nederlands onderzoek
noodzakelijk is. Het gaat om een bredere combinatie van kenmerken: kleine en heterogene
patiéntengroepen, beperkte bewijskracht, hoge ziektelast, een vaak grote unmet medical need en de
noodzaak om behandeling en uitkomsten in de praktijk zorgvuldig te organiseren.

De VT kan daarom niet worden beschouwd als substituut voor de Orphan Track. Als de VT blijft bestaan,
zou deze naar ons oordeel een duidelijk afgebakende aanvullende functie moeten houden. Zij mag niet
worden gebruikt als rechtvaardiging om de ontwikkeling van een bredere en structurele route voor
weesgeneesmiddelen uit te stellen of achterwege te laten.

Oproep: Richt de aandacht, tijd en energie op een duurzame Orphan Track

Het Comité begrijpt dat VWS op dit moment weinig ruimte ziet voor verdere substantiéle aanpassingen
van het voorliggende VT-voorstel. Juist daarom vinden wij het belangrijk om helder te benadrukken dat de
kern van onze reactie niet bestaat uit het bepleiten van een verdere verruiming van de VT.

Onze boodschap is dat de VT, gezien het zeer beperkte aantal gestarte trajecten sinds 2019, geen
passende structurele oplossing vormt voor het probleem dat moet worden opgelost. Het is niet
doelmatig om een route die in de praktijk nauwelijks wordt benut verder als centrale oplossing naar voren
te schuiven.

Wij roepen VWS en het Zorginstituut daarom op om de focus te verleggen naar de ontwikkeling en
implementatie van de Orphan Track binnen het TSG. Deze route moet breder zijn dan een afzonderlijke
route voor ultra-weesgeneesmiddelen en moet ruimte bieden aan proportioneel beoordelen, vroegtijdige
samenwerking, gecontroleerde toegang, uitkomstenonderzoek en weesgeneesmiddelenarrangementen.
Het Comité denkt graag constructief mee over de verdere uitwerking hiervan, bijvoorbeeld in de vorm van
een pilot met een beperkt aantal uiteenlopende weesgeneesmiddelen. Daarbij kunnen concrete criteria
worden ontwikkeld voor de selectie van geneesmiddelen, de vereiste gegevens, de betrokkenheid van

veldpartijen, de inrichting van monitoring en de momenten waarop herbeoordeling plaatsvindt.

Met vriendelijke groet,

Namens de begunstigers van Stichting Comité Weesgeneesmiddelen

Thomas Calis, voorzitter
Stichting Comité Weesgeneesmiddelen
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