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Marianne:
zorgnetwerken met expertisecentra (denk ook aan Europese referentienetwerken) als ‘spin in het web’ met ook specifieke aandacht voor het (psycho) sociale domein 
beleid ten aan zien van monitoring en evaluatie van expertisecentra (coördinerend netwerk voor monitoring)
bekostiging van (keten)zorg/shared care en zorginkoop;  
financiering van coördinatie van zorg, liefst op patiënt of gezinsniveau
bekostiging van behandeling, incl. (wees)geneesmiddelen 
uniforme codering, landelijke registratie van kerngegevens van patiënten; hiervoor dient bekostiging te komen 
financiering van langjarige onderzoeksprogramma’s voor zeldzame ziekten, zowel nationaal als internationaal, gericht op pathogenese en (psychosociale) behandeling 
kwaliteitsstandaarden voor zeldzame ziekten;
infrastructuur voor verzamelen en delen van kennis, duurzame inzet van eHealth en ICT-mogelijkheden in de zorg	
structurele inbreng en financiering van de bijdrage van patiënten(organisaties) en stimuleren van nationale en internationale uitwisseling van kennis en ervaring onder organisaties van mensen met een zeldzame ziekten








Het DNA van de VSOP  

Stichting AA & PNH Contactgroep • Stichting Amyloidose Nederland • Autosomaal Dominante Cerebellaire Ataxia Vereniging Nederland

(ADCA) • Platform Congenitale Hernia Diafragmatica (Platform CHD) • Belangengroep Multiple Endocriene Neoplasie (M.E.N.) •

Belangenvereniging Beckwith-Wiedemann Syndroom (BWS) • Belangenvereniging Van Kleine Mensen (BVKM) • Belangenvereniging Von

Hippel-Lindau (VHL) • Contactgroep Marfan Nederland • DSDNederland • Fabry Support & Informatie Groep Nederland (FSIGN) •

Fybrodysplasia Ossificans Progressiva Stichting Nederland (FOP) • Fragiele X Vereniging Nederland • Galactosemie Vereniging Nederland

(GVN) • Nederlandse ouder- en patiëntenvereniging voor HEmangiomen en VASculaire malformaties (HEVAS) • HME-MO Vereniging

Nederland • Interstitiële Cystitis Patiëntenvereniging (ICP) • Jeugdreuma Vereniging Nederland (JIA) • Landelijke Patiënten- en

Oudervereniging voor Schedel- en/of Aangezichtsafwijkingen (LAPOSA) • Vereniging voor licht- en stralingsgevoeligen (CPLD Vereniging) •

LGD Alliance Nederland • Macula Degeneratie Vereniging (MD) • Nederlandse Cystic Fibrosis Stichting (NCFS) • Nederlandse Hypofyse

Stichting • Nederlandse Klinefelter Vereniging (NKV) • Longfibrose Patiëntenvereniging • Nederlandse patiëntenvereniging voor mensen

met Epidermolysis Bullosa (DEBRA) • Nederlandse Phenylketonurie Vereniging (PKU) • Nederlandse Vereniging van Hemofilie Patiënten

(NVHP) • NephcEurope • Bijniervereniging NVACP • Neurofibromatose Vereniging Nederland (NFVN) • NINA Foundation • OSCAR

Nederland • Parkinson Vereniging • Patiëntenvereniging MED SED • Prader-Willi Fonds Stichting Patiëntenorganisatie Prader-Willi

Syndroom Nederland (Stichting PWS) • SGA Platform • Stichting De Ontbrekende Schakel (DOS) • Stichting Diagnose Kanker (SDK) •

Stichting Downsyndroom (SDS) • Stichting Hernia Diafragmatica • Stichting Marshall-Smith Syndrome Research Foundation (MSS) •

Stichting MRK-vrouwen (Mayer-Rokitansky-Kuster syndroom)• Nierpatiënten Vereniging Nederland • Stichting Noonan Syndroom •

Stichting Primaire Ciliaire Dyskinesia Belangengroep (PCD) • Stichting Pulmonale Hypertensie Associatie Nederland (PHA NL) •

Nederlandse Vereniging van Patiënten met Sternocostoclaviculaire Hyperostosis (SCCH) • Stichting Rubinstein Taybi Syndroom (RTS) •

Stichting Lynch Polyposis • Stichting Tubereuze Sclerosis Nederland (TSC) • Syringomyelie Patiënten Vereniging (SPV) • Stichting voor

Afweerstoornissen (SAS) • Vasculitis Stichting • Vereniging Anusatresie (VA) • Vereniging Oog in Oog • Vereniging Osteogenesis

Imperfecta (VOI) • Vereniging • Spierziekten Nederland • Vereniging van Allergie Patiënten (VAP) • Vereniging van Ehlers-Danlos

Patiënten (VED) • Vereniging van Huntington • Vereniging van Patiënten met Erythropoëtische Protoporphyrie (EPP) • Vereniging voor

mensen met het 'Van Lohuizen syndroom' (CMTC) • Vereniging voor Ouderen en Kinderen met een Slokdarmafsluiting (VOKS) •

Vereniging Ziekte van Hirschsprung • Volwassenen, Kinderen en Stofwisselingsziekten (VKS)

 Belangenbehartiging

 Genetica / zwangerschap / ethiek

 Kwaliteit en organisatie vd zorg

 Onderzoek, therapieontwikkeling,

medicijnbeleid

Presentator
Presentatienotities
Kort iets over ons zelf: Zonder de meer dan 70 lidorganisaties, geen VSOP. Gezamenlijk zetten wij ons in voor belangenbehartiging en awareness betreffende de zeldzame aandoeningen op terrein zoals erfelijkheid, kwaliteit van de zorg wetenschappelijk onderzoek.  Het is wel een uitdaging om die minstens 7.000 verschillende zeldzame aandoeningen met ieder heel verschillende wensen op het terrein van onderzoek en zorg recht te doen en tegelijkertijd in algemene zin dingen te zeggen wat niet dus danig open deuren zijn dat het nietszeggend wordt. Eén zo’n open deur wil ik aan het begin van mijn verhaal in ieder geval genoemd hebben, namelijk: er moet veel meer geïnvesteerd worden in wetenschappelijk onderzoek voor zeldzame aandoeningen.
Maar gaat het ooit lukken, om een effectieve therapie of medicijn te ontwikkelen voor die 7.000 zeldzame aandoeningen, 100 keer zoveel als de VSOP leden heeft? 
Die ambitie moeten we vasthouden, en tegelijkertijd realistisch zijn in onze verwachtingen om geen valse hoop te wekken.
We zijn al een eind op weg als er in Europe functionerende expertisecentra, netwerken en zorgstandaarden komen voor de 7.000 aandoeningen
In de tussentijd is het enorm belangrijk dat we op zoek gaan naar gemeenschappelijk elementen op het terrein van onderzoek en zorg.
Aan een drietal patiënten of ouders van een patiënt in de zaal heb ik gevraagd of ze daar suggesties voor hebben. 

   



Cartoon invoegen

Dé agenda van dé patient. Een haalbare kaart?

Presentator
Presentatienotities
“De agenda van de patiënt. Een haalbare kaart?”

“We zijn nogal teleurgesteld in uw ziekenhuis site, geen blogs, geen wiki, geen twitter, zo statisch, zo top-down. 
Als zorgconsument wil je meer dan alleen maar hoppeta genezen worden.”

Deze dia is daarmee een aardige illustratie van zowel de uiteenlopende behoeftes van patiënten, preventie, geneesmiddelen, andersoortige therapie, kwaliteit van zorg, eHealth, psychosociale aspecten, etc. Een diversiteit aan agenda’s . Daarnaast illustreert deze cartoon het gebrek aan aansluiting op die agenda van de patiënt aan de andere kant van de tafel .

Maar in ieder geval: was het maar zo dat je als patiënt  zou kunnen zeggen dat je “meer wil dan alleen maar hoppeta genezen worden”. Vaak is men allang blij als de diagnose tijdig kan worden gesteld, of er een bepaald symptoom bestreden kan worden, of als de progressie van de aandoening kan worden vertraagd

De ambitie en hoop op genezing van 7.000 zeldzame aandoeningen moeten we hebben en houden. 
Hoop enerzijds, realistische verwachtingen anderzijds





Duchenne invoegen

Hoop …..
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Helaas, zoals dit artikel in de Volkskrant van een week geleden illustreert. U ziet hier Henke, een jongen met de ernstige spierziekte van Duchenne die baat had bij een medicijn dat getest in een grotere groep patiënten toch geen statistisch relevant effect liet zijn. Geen medicijn meer voor Henke daarom. 
En het leek zo’n succesverhaal: patiënten die miljoenen binnen weten te halen voor onderzoek aan de Universiteit van Leiden. 
Het biotech bedrijf Prosensa dat daaruit ontstaat, de farmareus GSK die investeert, gevolgd door een beursgang. Maar uiteindelijk toch: een klinisch onderzoek zonder resultaat. De winnaars, dat zijn vooral de aandeelhouders, zo concludeert de Volkskrant. 
Desondanks  is dit voor mij nog steeds een succesverhaal!
Het toont de kracht van patiënten die zich inzetten voor onderzoek en is een voorbeeld van hoe patiënten, onderzoekers, biotech en farma een gezamenlijk doel nastreven. Wat mij betreft zijn zij nog steeds de winnaars.Kortom, laat u niet ontmoedigen en investeer in onderzoek voor iedere specifieke aandoening! Daarnaast moeten we helaas ook realistisch zijn en is ook een gezamenlijke agenda nodig waarin we op zoek gaan naar dwarsverbanden en gezamenlijke onderzoeksdoelen.
Aan een drietal patiënten of ouders van een patiënt in de zaal heb ik gevraagd of ze daar suggesties voor hebben. 




De agenda van de patiënt: gezamenlijke thema’s

 Mw. Karin Veldman - Vereniging voor Ichthyosis Netwerken

 Dhr. Bendert de Graaf - Bardet Biedl Syndroom

 Dhr. Hans Ploegmakers - Stichting Tubereuze Sclerosis Nederland

Presentator
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. Het zijn 
Mw. Karin Veldman - Ichthyosis 
Dhr. Bendert de Graaf - Bardet Biedl Syndroom
Dhr. Hans Ploegmakers - Tubereuze Sclerosis




De impact van zeldzame aandoeningen

 Minder dan 1 op 2000, aantal aandoeningen 7.000, Nederland: 1 miljoen, EU: 30 

miljoen patiënten

 80% genetisch en/of erfelijk

 75 % kinderleeftijd

 25% te late diagnose

 10% sterfgevallen

 Uitdagingen: awareness; diagnostiek, medicijn en therapieontwikkeling, 

kwaliteitstandaarden, concentratie en netwerkvorming, coördinatie en regie 

 20% zorgkosten: 19 miljard van de 95 miljard!
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Dit is de dia die ik meestal gebruik om de impact van zeldzame aandoeningen weer te geven (oplezen)
Zorgkosten: RTL: ZonMw en ZiN benaderd.
Waarom dat toch dat gebrek aan prioriteit bij onze overheid? 




Madurodam invoegen

Zeldzameziektendag 2008: Deltaplan Zeldzame Aandoeningen …..
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Voor wie het niet wist: het is vandaag de 10e Zeldzameziektendag! 
In de presentatie die ik daar hield pleitte ik aan de hand van deze dia voor een Deltaplan Zeldzame Aandoeningen.
Is dat er gekomen? Niet onder die naam, maar er kwam wel een NPZZ.
Uiterst twijfelachtig overigens of dat vanwege mijn Deltaplan was

Vandaag pleit ik voor een Nationale Onderzoeksagenda Zeldzame Aandoeningen. Een andere naam mag ook. Maar hoor ik u zeggen, we hebben toch een NPZZ en nu zelfs een geupdate advies. Jazeker, en daar zijn we blij mee, maar in de eerste plaats is onderzoek een veel bredere aangelegenheid dan het ministerie van VWS of nog smaller, de programma’s van ZonMw. Ik pleit daarom voor een aanpak waarin ook nader ministeries zich herkennen, zoals de ministeries van OCenW, EZ, Sociale Zaken en Infrastructuur. Een Nationale Onderzoeksagenda kan voor hen een herkenbare term zijn, als onderdeel van, of naast het NPZZ.

Telkens moeten we opboksen tegen onderzoek naar aandoeningen die net zoals de zeldzame aandoeningen ook vaak voorkomen en die effectiever weten te lobbyen dan wij: diabetes, kanker, dementie. Ook een positie verwerven in de grotere initiatieven als het plan voor een Health RI, het is niet eenvoudig.  Als we dat gezamenlijk niet proberen te doorbreken, blijft het pappen en nathouden.




Nationale Onderzoeksagenda Zeldzame Aandoeningen

 Structureel 10% onderzoeksbudget
 Bestaande overheidsfondsen / programma’s
 Overige fondsen: gezondheidsfondsen, 

vermogensfondsen, fondsen zorgverzekeraars, etc.
 Research en development industrie

 Registries

 Meer samenhang en (vroege) samenwerking
 Patiëntenorganisaties
 Academie / UMC’s
 Industrie

 Ambitieuze aansluiting op Europees en internationaal 
onderzoeksbeleid
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Presentatienotities

In de workshops kunt u na de pauze nadenken over de vraag hoe we de overheid hier op aan kunnen gaan spreken. Ik kwam daarbij zelf op een drietal suggesties. 
We moeten van incidentele onderzoeksprogramma’s naar een meer permanente onderzoeksfinanciering.
Daarom pleit ik voor een vast percentage van de budgetten van overheid, fondsen en industrie. 
10% lijkt me een redelijk voorstel als we denken aan die minimaal 6% van de bevolking en 20% van de zorgkosten
Tweede punt van aandacht is zowel een nationale registratie van zeldzame aandoeningen als een nationale infrastructuur waarbinnen aandoeningspecifieke registries opgezet kunnen worden. (evt. voorbeeld Big Data en Ton Akkermans noemen)
Als we de overheid willen aanspreken op hun verantwoordelijkheid, zullen we ook zelf wat in de schaal moeten leggen. Wat hebben wij te bieden op het terrein van samenwerking, zowel binnen …, als onderling?
Ten vierde zouden we veel beter aan moeten sluiten op Europees en internationaal beleid en ambities. Europees beleid (ERN’s, H2020, IMI) en Internationaal Beleid (Irdirc). Niet in Nederland het wiel uit vinden.
 



IRDIRC International Rare Diseases Research Consortium
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Een mooi voorbeeld van een ambitieus internationaal programma is IRDIRC: 200 nieuwe therapieën en 6.000 nieuwe diagnostische methoden in 2020. 
Welk commitment heeft Nederland afgeven voor dit programma? 




De agenda van de patient - De patiënt aan het stuur
Een haalbare kaart!

1. Patiënt
2. Zorgverlener
3. Onderzoeker
4. Industrie
5. Beleid

Presentator
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Bij dat alles geld: luister naar de patiënt in een zo vroeg mogelijk stadium van het onderzoek
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