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1. Wetenschapsvisie 2025 (OCW) /

Meest belangrijke element uit de Wetenschapsuvisie is de vaststelling doorwerking

Nationale Wetenschapsagenda (NWA) (pp. 27-28):

1. NWA zal een belangrijke rol spelen in de profilering van de universiteiten en de

(her)allocatie van de zogenoemde ‘promotieparameters’

2. Nieuwe NWO-programma’s zullen zich richten op NWA-prioriteiten

3. NWA-prioritering als kader voor investeringen grootschalige onderzoekinfrastructuur

4. ‘Zwaartekracht 2016’ (e.v.) zal worden gebouwd rondom NWA-thema’s

Wetenschapsvisie
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2. Nationale Wetenschapsagenda (NWA)
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2. Nationale Wetenschapsagenda (NWA) /

In november 2015 is de Nationale Wetenschapsagenda (NWA) gepresenteerd met

daarin 140 clustervragen en 16 exemplarische routes

= Drie biomedische routes zijn geformuleerd

1. Regeneratieve geneeskunde
2. Personalized medicine

3. Gezondheidsonderzoek: preventie en behandeling

nationale
11.700 248 140 - in 5 hoofdstukken wetenschaps
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clustervragen

vragen clusters

- met 16 voorbeeldroutes 6




2. Nationale Wetenschapsagenda: voorbeelden van clustervragen /
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3. NFU Nationaal Plan ‘Sustainable Health’ (NFU) /

= ‘nationaal plan academische geneeskunde, biomedische wetenschap en

gezondheidszorgonderzoek gebaseerd op Nationale Wetenschapsagenda

= Sustainable Health is het gezamenlijke doel van de acht universitaire
medische centra

= Sustainable health omvat (a) mensen gezond houden tegen redelijke

kosten, (b) onze gezondheidszorg toegankelijk, betaalbaar en van hoge

kwaliteit houden en (c) het opleiden van de beste artsen, medisch-
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3. NEU Nationaal Plan ‘Sustainable Health’ (NFU) /

De meest belangrijke thema’s die een cruciale rol spelen de komende jaren in de

ontwikkeling van een duurzaam systeem voor de gezonheidszorg zijn:

= Gezondheidszorgonderzoek: risico identificatie, preventie en behandeling
=  Personalized medicine

= Regeneratieve geneeskunde

= Big data en Datadlifesciences

= Grootschalige onderzoeksinfrastructuur

Dit sluit naadloos aan op de routes van de Nationale Wetenschapsagenda
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Voorbeeld van personalized medicine: Organ-on-chip /

What is Organ-on-chip?

Create the smallest functional modules of healthy or diseased tissues / organs
‘on a chip’ / microscope slide using microfluidics, microelectronics and
microfabrication

* Human stem cells from healthy individuals or patients (adult stem
cells, organoids, iPSC)

* 3D culture interaction between different cell types, including
immune cells, under controlled conditions

* Human genetics

* Manipulation of the (patho)physiological environment:
biochemical + physical factors

* Long term culture: time for disease to develop

* Real time monitoring

ADMT

HUMAN ORGAN AND DISEASE
MODEL TECHNOLOGIES




Organ-on-Chip Technology: the Revolution in Health Care
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4. Rapport Gezondheidsraad en rol UMCs (1/2) /

=  Conclusie uit rapport Gezondheidsraad: ‘De Nederlandse UMCs voeren goed
wetenschappelijk onderzoek uit, maar de bijdrage daarvan aan de
gezondheidszorg en preventie is voor verbetering vatbaar’

= Rol UMCs van regionale academische motor is drieledig:

1. Topreferentie functie
2. Last resort functie
3. Innovatie vanuit biomedisch onderzoek
= Synergie en aansluiting in de biomedische innovatieketen tussen
fundamenteel en toegepast klinisch onderzoek, tussen zeldzame ziekten en
veel voorkomende ziekten

= Dat betekenten..en...en ..



4. Rapport Gezondheidsraad en rol UMCs (2/2) /

Twee uitgangspunten/principes van belang voor zeldzame aandoeningen:

1. Preventie en vroegdiagnostiek ook van belang voor zeldzame aandoeningen

-> vb. Diabetes-gen

1. Principe zeldzame aandoeningen geeft inzicht in mechanismewerkingen en

kan generalisatie geven voor veel voorkomende ziekten
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. Generalisatie
. Vroeg- Principe Zeer

rreventie 1 diagnostiek Zeldzame 2 Voorzsrilende
Ziekten (ZZ2)

Ziekten (VVZ)
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5. Zeldzame aandoeningen binnen de academische agenda (1/6

1. ‘Thereis no disease so rare that it does not deserve academic attention’

2. Waarom staan zeldzame ziekten juist op de agenda van UMCs?
-> Maatschappelijke opdracht en wetenschappelijke nieuwsgierigheid
-> extrapoleren van wetenschappelijk onderzoek bij zeldzame ziekten

-> inzicht in werking van mechanismen
et
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4. 7Zeldzame aandoeningen binnen de academische agenda (2/6

=  Zeldzame ziekten al op de Europese academische agenda: H2020

“SC1-PM-08-2017: New therapies for rare diseases
Specific Challenge: Rare diseases are diseases which affect not more than 5 per
10 000 persons in the European Union, as defined in the context of the EU
legislation. A considerable amount of knowledge has been generated by
biomedical research in recent years, yet most of the 6 000 to 8 000 rare diseases
are lacking therapies despite many of these diseases being life-threatening or

chronically debilitating. Specific problems posed in therapy development for rare|

diseases include the small and dispersed patient populations and the nature of

the therapies proposed, which are often highly specialised and novel”
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4. Zeldzame aandoeningen binnen de academische agenda (3/6) /

1.

Patiént als partner voor universitaire medische centra (UMCs) (patientslikeme.com)

Patiénten werken samen met behandelaars, therapie vindt plaats in UMCs

Voorkomend misverstand: groot deel erfelijke aandoeningen zijn zeldzaam, maar

ook heleboel niet-erfelijke aandoeningen: beentumoren

Voorbeeld: Academische samenwerking in Commissie van Beentumoren (1952).

Vier expertisecentra en 100% behandeling in de vier academische huizen

Zeldzame ziektes geven inzicht in andere ziektebeelden door inzicht in

mechanismewerking



4. Zeldzame aandoeningen binnen de academische agenda (4/6) /

=  Europa telt meer dan 30 miljoen inwoners met zeldzame aandoeningen, een
gedegen academische agenda is noodzaak: van onderzoek naar toepassing in kliniek
=  Eurordis (nov 2005, ‘Rare Diseases: Understanding this Public Health Priority’) stelt:
1. Onvoldoende toegang tot goede diagnostiek
2. Onvoldoende wetenschappelijke kennis
3. Onvoldoende multidisciplinaire medische teams
4. Hoge kosten voor de weinig beschikbare, bestaande therapie
5. Ongelijkheid in de beschikbaarheid van behandeling en therapie

=> Maar rapport Eurordis komt uit 2005: hoe staan we er nu voor of wat is er nodig voor

die gedegen onderzoeksagenda?




4. Zeldzame aandoeningen binnen de academische agenda (5/6) /

Twee belangrijke ontwikkelingen:

1. Nationaal Plan Zeldzame Ziekten (NPZZ) uit 2013

2. European Reference Networks (ERNs)

=  Definitie volgens EU en Eurordis: “ERN will facilitate the sharing of knowledge,
experience, medical research, teaching, training and resources. They use relevant
communication and eHealth tools to enable the mobility of expertise across borders,

rather than the movement of patients that travel to access care and expertise that

does not exist in their country”



4. Zeldzame aandoeningen binnen de academische agenda (6/6) /

=  Randvoorwaarden voor vorming van succesvolle academische agenda voor zeldzame

n ningen: . .
aandoeninge ‘From isolation to

empowerment’

Zeldzame ziekte /

European
Reference Patiént als
Network (ERN) Partner

Vorming
Academisr.he

Agenca

Patiéntpopu:latie
+ TRF in
betreffznde
umc

Extrapolatie en
nieuwe inzichten

Behandeling

(therapie) in \
UuMcC

‘Van principe naar
generalisatie’ en daardoor
verder onderzoek...

‘Samenwerking met
patientorganisatie’
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