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KWALITEIT VOOR ZELDZAAM

Erkende kwaliteitsstandaarden en expertisecentra voor zeldzame aandoeningen

Nationale Conferentie Zeldzame Aandoeningen 2014
NH HOTEL, AMERSFOORT

Op 14 november 2013 betuigde minister Schippers van VWS tijdens de Nationale Conferentie Zeldzame Aandoeningen
haar steun voor het haar eerder aangeboden Nationaal Plan Zeldzame Ziekten (NPZZ).

Tijdens de conferentie van 2014 werd teruggeblikt: “Hoe staat het inmiddels, een jaar na dato, met de implementatie
van het NPZZ?” maar kijken we vooral vooruit: “Hoe kunnen we gezamenlijk verder bijdragen aan de kwaliteit van
zorg voor, en de kwaliteit van leven van de één miljoen kinderen en volwassenen met een zeldzame aandoening in
Nederland?!”

KorRTOM: KWALITEIT VOOR ZELDZAAM!

Daarbij ging het in deze -conferentie zowel om de inhoud als de organisatie van de zorg.
Bij het vastleggen van de inhoud van de zorg spelen kwaliteitsstandaarden een essentiéle rol. Wat betreft de
organisatie van de zorg, zal het niemand ontgaan zijn dat expertisecentra daarin een nog centralere rol gaan vervullen
dan nu al het geval is.

Echter, wie bepaalt wat goede kwaliteit is? Welke criteria hanteren we daarbij? In eerste instantie is het de patiént zelf
die ervaart en bepaalt wat goede kwaliteit is, maar anderzijds zullen zorgverleners, zorgaanbieders en zorgverzekeraars
die kwaliteit pas bieden als bevoegde instanties die kwaliteit erkennen op basis van het gevolgde proces en de
gehanteerde criteria. Dan kunnen ook (nieuwe) patiénten die kwaliteit herkennen. Zowel bij kwaliteitsstandaarden als
expertisecentra is (h)erkenning primair afhankelijk van de samenwerking tussen patiénten(organisaties) en
zorgverleners en hun instemming met de uitkomsten.

Met deze conferentie wilde de VSOP dan ook een bijdrage leveren aan het stimuleren van de samenwerking tussen
patiénten en zorgverleners bij het realiseren van erkende kwaliteitsstandaarden en erkende expertisecentra.
Vanzelfsprekend kwamen daarna zowel de zorgaanbieders als de zorgverzekeraars in beeld om (de financiering van)
deze kwalitatief hoogwaardige zorg te borgen. En waar zouden we zijn zonder het medisch en biofarmaceutisch
onderzoek dat uiteindelijk oplossingen moet bieden voor de vele patiénten met een zeldzame aandoeningen waarbij
de medische zorg nu helaas nog beperkt blijft tot symptoombestrijding?

De Nationale Conferentie Zeldzame Aandoeningen 2014 was niet in de eerste plaats een luister- en debatconferentie,
maar een werkconferentie! “Wat gaan wij met elkaar besluiten en hoe gaan we gezamenlijk bijdragen aan (een)
kwalitatief hoogwaardige (organisaties van de) zorg voor zeldzame aandoeningen?”

Alle presentaties van de conferentie vindt u op http://ncza.vsop.nl. Deze zijn in dit verslag met een * aangegeven.
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DONDERDAG 13 NOVEMBER 2014
ERKENDE KWALITEITSSTANDAARDEN VOOR ZELDZAME AANDOENINGEN
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Dagvoorzitters: dhr. dr. Cor Oosterwijk (ochtend) & dhr. dr. Anton de Wijer (middag)

Ontvangst en registratie

Welkom en opening
dhr. dr. Cor Oosterwijk (VSOP)

Zorgstandaard Nefrotisch Syndroom: van start tot na de finish
mw. drs. Karin Prantl & dhr. Bart Hoogervorst (beide Nierpatiénten Vereniging Nederland)

Kwaliteitscriteria Screening DES-dochters: van papier naar digitaal
mw. mr. Hanneke Nusselder (DES Centrum)

Pauze

Zorgstandaard Erfelijke borst- en eierstokkanker: van finish naar implementatie en onderhoud
mw. drs. Mariétte Bergmans (Borstkanker Vereniging Nederland) & mw. Anja van Rens (NKI/AVL)
Zorgstandaard CVA/TIA: implementatie zorgstandaard CVA/TIA

mw. dr. Helene Voogdt (CBO en kennisnetwerk CVA)

Lunchpauze en posters

Registratie middagprogramma

Welkom middagprogramma

dhr. dr. Anton de Wijer (bestuur VSOP)

De visie op Europese referentienetwerken en de ontwikkeling van ‘Standards of care’
dhr. dr. Henk van Kranen (RIVM)

Stand van zaken kwaliteitsstandaarden: Zorginstituut Nederland aan het woord

mw. dr. Femke Vlems (ZiNL)

Pauze

Inleiding op debat

dhr. dr. Anton de Wijer (bestuur VSOP)

Debat: de toekomst van kwaliteitsstandaarden voor zeldzame aandoeningen

met o.a. dhr. drs. Hans Bart (NVN), mw. drs. Kirsten Bornebroek (NPCF), dhr. prof. dr. Jan Kremer
(Radboudumc), mw. dr. Femke Vlems (ZiNL)

Conclusies en sluiting
dhr. dr. Anton de Wijer (bestuur VSOP)

Borrel



VRIUDAG 14 NOVEMBER 2014
ERKENDE EXPERTISECENTRA VOOR ZELDZAME AANDOENINGEN
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Dagvoorzitter: mw. Jacobine Geel

Ontvangst en registratie

Welkom en opening

mw. drs. Maria Martens (bestuur VSOP)

Implementatie Nationaal Plan Zeldzame Ziekten

Betrokkenen worden geinterviewd door mw. drs. Jacobine Geel

Visie farmaceutische industrie op samenwerking met expertisecentra
dhr. dr. Eric Hoedemaker (Novartis Oncologie Nederland)

Visie op samenwerking tussen UMC’s en concentratie van zorg

dhr. prof. dr Marcel Levi (RvB AMC)

Stand van zaken landelijke toetsingsprocedure expertisecentra zeldzame aandoeningen
mw. dr. Wendy van Zelst (NFU)

Lunchpauze en posters

Welkom middagprogramma

mw. drs. Jacobine Geel

Samenvatting NCZA donderdag 13 november

dhr. dr. Cor Oosterwijk (VSOP)

Debat 1: Ervaringen met de NFU-toetsing

e Ervaringen van een patiéntenorganisatie - dhr. Hans Ploegmakers (STSN)

e Ervaringen van een expertisecentrum - dhr. dr. Jan van Laar (ErasmusMC)

¢ Debat en conclusies - met 0.a. mw. dr. Marieke Biegstraaten (AMC), mw. Anja Horemans (SN),
dhr. dr. Jan van Laar (ErasmusMC), dhr. Hans Ploegmakers (STSN), mw. prof. dr. Conny van Ravenswaaij-

Arts (UMCG)

Visie op concentratie van zorg en de rol van de zorgverzekeraar
dhr. drs. Wim van de Meeren (RvB CZ)
Debat 2: Samenwerking binnen het expertisecentrum en het expertisenetwerk

¢ Ervaring, behoeften en de praktijk vanuit patiéntenperspectief - mw. drs. Judith van de Meerakker
(Stichting Noonan Syndroom)

¢ Ervaring, behoeften en de praktijk vanuit zorgverlenersperspectief — mw. prof. dr. Conny van Ravenswaaij-
Arts (UMCG)

e Debat en conclusies - met o.a. dhr. Ton Akkermans (NFVN), mw. prof. dr. Marjolein Drent (universiteit
Maastricht), dhr. drs. Bart van der Lelie (Lysiac), mw. prof. dr. Conny van Ravenswaaij-Arts (UMCG), mw. dr.
Wendy van Zelst (NFU)

Pauze

Debat 3: Expertisecentra: bekostiging en weesgeneesmiddelenbeleid

e Ervaring, behoeften en de praktijk vanuit patiéntenperspectief - dhr. Wim Altena MBA (NVN)

¢ Ervaring, behoeften en de praktijk vanuit beleidsmakersperspectief - dhr. drs. Bart van der Lelie (Lysiac)
e Debat en conclusies - met 0.a. dhr. Wim Altena MBA (NVN), mw. prof. dr. Marjolein Drent (universiteit

Maastricht), dhr. dr. Roderick Houwen (UMCU), dhr. drs. Bart van der Lelie (Lysiac), dhr. drs. Wim van de
Meeren (RvB CZ)

Debat 4: Expertisecentra en Europese Referentie Netwerken

e Ervaring, behoeften en de praktijk vanuit patiéntenperspectief - mw. Marleen Kaatee (PSC Info Europe i.o)
e Ervaring, behoeften en de praktijk vanuit zorgverlenersperspectief - mw. prof. dr. Martina Cornel (VUmc)

e Debat en conclusies - met o.a. dhr. Ton Akkermans (NFVN), mw. prof. dr. Martina Cornel (VUmc), mw. prof.
dr. Conny van Ravenswaaij-Arts (UMCG)

Conclusies en sluiting

mw. drs. Jacobine Geel

Borrel



ERKENDE KWALITEITSSTANDAARDEN VOOR ZELDZAME AANDOENINGEN

Ochtendprogramma

Dhr. dr. Cor Oosterwijk (directeur VSOP)

De heer Oosterwijk heet allen hartelijk welkom tijdens deze derde Nationale Conferentie Zeldzame Aandoeningen. Hij schetst
de lijn die in beide dagen is aangebracht: deze eerste dag start met het delen van ervaringen met de ontwikkeling van
zorgstandaarden. Vanmiddag wordt daar een vervolg aan gegeven door te verkennen wat het toekomstperspectief is voor de
ontwikkeling van kwaliteitsstandaarden voor zeldzame aandoeningen. Daarbij wordt dan ook de brug geslagen naar het thema
van de tweede conferentie dag door te verkennen welke rol is weggelegd voor ‘erkende expertisecentra’ bij de ontwikkeling van
‘erkende kwaliteitsstandaarden’, zodat beide elkaar kunnen gaan versterken bij het realiseren van ‘kwaliteit voor zeldzaam’.

Zorgstandaard Nefrotisch Syndroom; van start tot na de finish *

Dhr. Bart Hoogervorst (ervaringsdeskundige NVN) en Mw. drs. Karen Prantl (medewerker kwaliteitsbeleid NVN)

De heer Hoogervorst en mevrouw Prantl zijn beide betrokken geweest bij de totstandkoming van de zorgstandaard voor
Nefrotisch Syndroom die in het kader van het project De Patiént Centraal, gefinancierd door VWS/Fonds PGO, werd uitgevoerd.
In hun inleiding gaan zij o.a. kort in op de problematiek rondom Nefrotisch Syndroom en schetsten zij de aanleiding tot en het
proces van totstandkoming van de zorgstandaard voor deze aandoening. De NVN werd tijdens het ontwikkelproces voor
uitdagingen gesteld. De hierin opgedane ervaringen ten aanzien van de samenwerking met de betrokken veldpartijen en de
implementatie van de zorgstandaard leidden tot bruikbare adviezen voor de aanwezigen. De aanwezigen werden gevraagd mee
te denken ten aanzien van een aantal uitdagingen waarmee de NVN geconfronteerd werd zoals op het gebied van vergoedingen
voor de zorgprofessionals, de ervaren terughoudendheid van een aantal behandelaren in hun bereidheid mee te werken en het
noodzakelijke kennisniveau van ervaringsdeskundigen.

De ervaringen van de NVN en de hieruit voortgekomen do’s and don’ts die tijdens deze presentatie aan de orde waren, zijn
integraal onderdeel van het overzicht van samenvattende tips en tops, vermeld op pagina 6.

Kwaliteitscriteria screening DES-dochters; van papier naar digitaal *

Mw. mr. Hanneke Nusselder (beleidsmedewerker DES-Centrum)

Het DES Centrum is hét kennis- en voorlichtingscentrum over DES, een hormoon dat in de periode 1946-1975 verstrekt is aan
zwangere vrouwen ter voorkoming van een miskraam. De toediening van dit hormoon heeft er uiteindelijk toe geleid dat deze
DES-moeders een verhoogd risico hebben op borstkanker. Hun zonen (DES-zonen) hebben een verhoogde kans op het
ontwikkelen van goedaardige vormafwijkingen aan de bijbal of een te kleine zaadbal. DES-dochters (dochters van de DES-
moeders) hebben onder andere een verhoogd risico op het ontwikkelen van vormafwijkingen aan de baarmoeder(mond) en
zwangerschaps- en/of vruchtbaarheidsproblemen. Bovendien hebben DES-dochters een kans van 1 op 1000 op het ontwikkelen
van een zeldzame vorm van kanker aan de vagina en/of baarmoedermond. In het kader van het project De Patiént Centraal,
heeft het DES-Centrum in samenwerking met haar Wetenschappelijke Advies Commissie, aan de hand van een onderzoek

naar de meningen en wensen onder DES-dochters, kwaliteitscriteria ontwikkeld voor een nieuw screeningsprotocol. Deze
kwaliteitscriteria hebben betrekking op o.a. tevredenheid, de vertrouwensrelatie tussen behandelaar en patiént, wie neemt het
initiatief tot een afspraak, het opstellen van het DES zorgplan en de aanwezigheid van derden tijdens het consult. Dit product is
toegankelijk via een mobiele webapplicatie voor de patiént en er wordt onderzocht of er een web-key voor de behandelend arts
met informatie over het screeningsprotocol en de kwaliteitscriteria ontwikkeld kan worden. Dit project kende uitdagingen onder
andere op het gebied van privacy en beveiliging van informatie, maar heeft een grote toegevoegde waarde met betrekking tot
het voeren van de eigen regie door DES-dochters en heeft bijgedragen aan hun empowerment. Zie voor meer informatie over
DES, dit project en toegang tot de webapplicatie de website van het DES Centrum www.descentrum.nl.



http://www.descentrum.nl/

Zorgstandaard Erfelijke borst- en eierstokkanker: van finish naar implementatie en onderhoud *

Mw. drs. Mariétte Bergmans (programmamanager Borstkanker Vereniging Nederland) en Mw. Anja van Rens (genetisch
consulent NKI/AVL)

De dames Bergmans en Van Rens schetsten tijdens hun inleiding het proces van totstandkoming van de zorgstandaard Erfelijke
borst- en eierstokkanker. De zorgstandaard biedt een volledige beschrijving van goede zorg voor deze aandoening. In de aanloop
daarvan heeft een achterbanraadpleging plaatsgevonden waardoor het patiéntenperspectief i.c. de wensen en behoeften van de
betrokkenen, inzichtelijk is gemaakt. Dit vormt uiteindelijk de basis van de patiéntenvoorlichting door de BVN en is een aanzet
hoe de BVN de zorg voor ogen heeft.

De zorgstandaard kent ook een aantal uitdagingen. Zo is de zorgstandaard geschreven voor zorgverleners en niet voor patiénten.
De doorontwikkeling is een ingewikkeld proces gebleken door gewijzigde regelgeving van het Kwaliteitsinstituut. Ook het
betrokken houden van ervaringsdeskundigen was een aandachtspunt. Uiteindelijk is de zorgstandaard een omvangrijk document
geworden dat in de toekomst geactualiseerd moet worden en onderhoud zal vragen. De financiering van de actualisering, het
onderhoud maar ook de vergoeding van betrokken zorgprofessionals zijn een toekomstige uitdaging. De ervaringen van de BVN
en de discussie met de aanwezigen leidden tot een aantal tips en tops dat hieronder is weergegeven.

Zorgstandaard CVA/TIA; Implementatie zorgstandaard CVA/TIA *

Mw. dr. Helene Voogdt (senior adviseur CBO)

Mevrouw Voogdt licht toe hoe de zorgstandaard CVA/TIA en de patiéntenversie tot stand is gekomen, en hoe dit mede
gebaseerd is door de leidraad en het model zoals vastgesteld door het voormalig Coordinatieplatform Zorgstandaarden.

De patiént dient nadrukkelijk betrokken te zijn bij het ontwikkeltraject van beide producten. Een goede samenwerking tussen
de relevante veldpartijen, zowel op nationaal als op regionaal niveau, is van groot belang voor een succesvolle implementatie.
Bovendien adviseert mevrouw Voogdt eerst een zgn. proefimplementatie, alvorens de producten landelijk uit te rollen.

Bij de implementatie is benchmarking van groot belang: ‘kijk bij de buren en leer van elkaar’.

Aan de hand van haar inleiding vindt een discussie met de zaal plaats en komen de aanwezigen tot een aantal tips en tops.

Samenvattende ‘tips en tops’ van het ochtendprogramma

Gezamenlijke tips en tops

1. Samenwerking tussen inhoudelijke experts en ervaringsdeskundigen.
2. Tijdens het schrijven implementatieplan maken om product later gedragen te krijgen.
3. Indicatoren benoemen.

- Inclusief meten t.b.v. implementatie.
- Goed afwegen van noodzakelijkheid en hoeveelheid.
4, Zorgstandaard en richtlijn moeten worden geintegreerd.
5. Publieksversie maken ter ‘controle’ of zorg uitgevoerd wordt volgens de zorgstandaard.

De heer Bart Hoogervorst en mw. drs. Karen Prantl (NVN)
1. Tijdig medewerking aan wetenschappelijke verenigingen en overige beroepsverenigingen vragen.
2. Begroting en vacatiegelden van tevoren goed regelen/garanderen.

Mw. mr. Hanneke Nusselder (DES Centrum)

1. Samenvoegen van individuele uitkomsten uit de applicatie t.b.v. managementinformatie.
2. Privacy checken; certificaat verkrijgen voor beveiliging.
3. Spiegelgesprekken o.b.v. resultaten.

Mw. drs. Mariétte Bergmans (BVN) en mw. Anja Rens (NKI)
1. Info op de website afstemmen op de zorgstandaard t.b.v. consistentie en implementatie.
2. Verkrijgen van mandaat en draagvlak, door goed te informeren.
3. Uniformeren van proces en uitkomst leidend tot een kwaliteitsstandaard.
4. Samenwerking/clustering waar mogelijk bij zeldzame aandoeningen.

Mw. dr. Helene Voogdt (CBO)

1. Implementatie o.b.v. proefimplementatie.
2. Voorlichting integreren, specifiek in generiek bestaand.
> Knelpunt: financiering en implementatie.



Middagprogramma

dhr. dr. Anton de Wijer (vicevoorzitter VSOP)

De heer De Wijer treedt op als voorzitter en debatleider van het middagprogramma. Hij heet iedereen namens de VSOP, als
organisator van het congres, van harte welkom.

De visie op Europese Referentie Netwerken en de ontwikkeling van ‘Standards of care’ *

dhr. dr. Henk van Kranen (RIVM / Maastricht Universiteit / IPHG (Instituut voor Public Health Genomics IPHG).

De heer Van Kranen is vanuit het IPHG betrokken bij Rare Best Practices, een project dat op Europees niveau (bestaande)
standards of care ontwikkelt en evalueert. Het initiatief is in 2011 ontstaan naar aanleiding van de behoefte vanuit het Europese
veld van zeldzame aandoeningen en in januari 2013 officieel van start gegaan. Inmiddels zijn 15 partners aangesloten bij het
project, verdeeld over negen landen.

Standards of care voor Europese Referentie Netwerken. Terwijl Europa al weer werkt aan de kaders voor Europese Referentie
Netwerken (ERNSs), zijn de lidstaten zelf vooral nog bezig met de uitwerking van de Nationaal Plannen voor zeldzame
aandoeningen en de oprichting van expertisecentra (Centres of Expertise). De vorming van ERNs zal ook Cross Border Healthcare
(EU Directive 2011/24/EU) mogelijk gaan maken en tevens leiden tot een beter overzicht van Europese kwaliteitsstandaarden
voor zeldzame aandoeningen. Patiénten met zeldzame aandoeningen worden zo in staat gesteld om zo nodig over de grens de
juiste zorg te vinden, vanuit het principe ‘knowledge instead of patients travels between expert centres’. Daarvoor is het dus
belangrijke dat die zorg onderling inhoudelijk is afgestemd. Een belangrijke doelstelling van Rare Best Practices is dan ook het
zichtbaar maken en combineren van bestaande Europese standaarden en richtlijnen voor zeldzame aandoeningen.

Momenteel wordt er binnen het project ook nagedacht over de keuze van een systeem waarin de kwaliteit van de
gestandaardiseerde richtlijnen wordt geborgd.

Databases. Rare Best Practices wil twee databases realiseren:

I De Guideline Database verzamelt gegevens van lidstaten die deelnemen aan consortia in Europa. Recentelijk is
beoordeeld aan welke kwaliteitscriteria deze verzameling zou moeten voldoen en of er a priori eisen moet worden
gesteld aan de kwaliteit.

Il De Research Recommendation Database — hierover is in dit stadium nog niet veel te vertellen.

Innovaties. De Universiteit Maastricht is binnen Rare Best Practices o.a. verantwoordelijk voor een horizon scanning, oftewel het
evalueren van technische innovaties op het gebied van rare diseases. Dit zijn bijvoorbeeld innovaties die leiden tot een snellere
diagnosestelling, zoals nieuwe genetische technieken als Next Generation Sequencing.

De website van Rare Best Practices biedt actuele informatie over Europese Referentie Netwerken (ERN) en andere relevante
thema’s m.b.t. zeldzame aandoeningen. Op de website www.rarejournal.org is het open-access journal ‘Rare diseases and
Orphan Drugs’ vrij toegankelijk. Hierin kan zonder kosten worden gepubliceerd.

Samenwerking. Rare Best Practices stemt af met andere internationale (kwaliteits)projecten voor zeldzame aandoeningen, zoals
IRDIRC, Rare Connect en BBMRI. Door internationale vergroting van het onderzoeksvolume zoals dat in IRDIRC plaats vindt, kan
betere afstemming tussen Amerikaanse, Australische en Aziatische onderzoekers plaatsvinden, waardoor wetenschappelijke en
zorginformatie over zeldzame aandoeningen beter wordt gepositioneerd. Rare Connect brengt patiénten met zeldzame
aandoeningen internationaal met elkaar in contact en BBMRI richt zich op de kwaliteit van medische databanken en biobanken
en de privacyaspecten van patiéntgevoelige informatie.

Kwaliteitsimpuls Innovatiefonds Zorgverzekeraars. Dhr. van Kranen besluit met de mededeling dat het Innovatiefonds
Zorgverzekeraars is gevraagd twee breed gedragen projecten te financieren: Zorg voor Zeldzaam; een project dat zich richt op
kwaliteitsstandaarden voor zeldzame aandoeningen en gecoérdineerd wordt door de VSOP; en ‘Vroegsignalering’, een project
dat zich richt op tijdige herkenning van zeldzame aandoeningen en gecodrdineerd wordt door het Erfocentrum.

Vragen n.a.v. de presentatie

Vraag: Wat kan Rare Best Practices betekenen om Europa en Nederland op het gebied van zorgstandaarden dichter bij elkaar
te krijgen? Antwoord: De standaarden die op dit moment binnen de VSOP en Eurordis — de overkoepelende Europese
patiéntenorganisatie — beschikbaar zijn, kunnen bij Rare Best Practices worden ingebracht. In eerste instantie is het voor
iedereen in Europa van belang om een centrale plek te hebben waar dergelijke informatie beschikbaar is. De discussie over
borging, eigendomsrecht en kwaliteit wordt daarna gevoerd



http://www.rarebestpractices.eu/
http://www.irdirc.org/
https://www.rareconnect.org/en
http://www.bbmri.nl/
http://www.rarejournal.org/

Vraag: Kan Rare Best Practices, op het moment dat je een zorgstandaard hebt ontwikkeld, een rol spelen in het contact leggen
met het zorgsysteem in andere lidstaten rondom jouw zeldzame aandoening, om zodoende het implementatieproces te
vergemakkelijken? Antwoord: Ja, absoluut

Vraag: Dit project gaat een kwaliteitsoordeel vellen over de standards of care die zijn verzameld. Wordt dit formeel
overgenomen door de Europese Commissie (EC) en/of door de lidstaten? Antwoord: Dat zijn vraagstukken die in het project
nog niet uitgekristalliseerd zijn. Waarschijnlijk bestaan er binnen het bestuur van Rare Best Practices al wel ideeén over
gemeenschappelijke borging van kwaliteit, het kan immers niet zo zijn dat verschillende lidstaten blijven werken volgens
verschillende standaarden.

Stand van zaken kwaliteitsstandaarden: Zorginstituut Nederland aan het woord *

Mw. dr. Femke Vlems (Manager, Zorginstituut Nederland)

Kanaal of rivier? Mw. Vlems start met een persoonlijke ervaring: tijdens een opname in het ziekenhuis na de bevalling van haar
eerste kindje heeft zij kunnen ervaren op welke manier de Nederlandse patiént zorg ontvangt: hoge kwaliteit en recht op het
doel af, maar langs elkaar heen werkend en feitelijk met de patiént als obstakel. Er werden veel tegengestelde adviezen gegeven
die het verblijf in het ziekenhuis er niet makkelijker op maakten. Feedback werd aangehoord en een klachtenformulier
beschikbaar gesteld, maar deze ervaringen van patiénten worden feitelijk niet benut. Mw. Vlems illustreert het langs elkaar heen
werken bij de ontwikkeling van kwaliteitsstandaarden dan ook met een metafoor: twee kanalen die recht op hun doel af gaan,
maar langs elkaar heen stromen. En daar tegenover: één meanderende rivier, die met bochten en kronkels zijn weg zoekt.

Het opstellen van kwaliteitsstandaarden zou idealiter via een ‘meanderende’ manier van samenwerken moeten gebeuren.

Toetsingskader: samenwerking zorgverlener, patiént, zorgverzekeraar. Wat goede zorg is, wordt inzichtelijk gemaakt door
kwaliteitsstandaarden en meetinstrumenten. Bij het opstellen van een kwaliteitsstandaard is het belangrijk om alle partijen te
betrekken: zorgverleners, maar zeker ook patiénten. Het perspectief van beide partijen is verschillend, maar ook aanvullend.

Om te zorgen dat deze parallel lopende visies elkaar ook kruisen, brengt het Kwaliteitsinstituut partijen bij elkaar. Vertrouwen en
verbinding zijn hierbij kernwaarden.

Het Kwaliteitsinstituut werkt momenteel aan een Toetsingskader, dat beoordeelt of een kwaliteitsstandaard goed tot stand is
gekomen, ook vanuit het perspectief van de patiént. Het belangrijkste criterium van het toetsingskader is dat bij ontwikkeling van
de kwaliteitsstandaard of meetinstrument zowel de zorgaanbieder als de patiént / cliént, en tevens de zorgverzekeraar betrokken
zijn geweest. De zorgaanbieder; huisarts, specialist, verpleegkundige, diétist, etc., heeft van oudsher veel ervaring met medische
richtlijnen en beroepsnormen, die vrij aanbodgericht en medisch technisch zijn opgesteld. Aan het specifieke belang van dit
medische perspectief doet het register niets af. Ook de individuele afweging in de spreekkamer blijft bestaan.

De zorgverzekeraar is ook een heel belangrijke partij — deze koopt namens de verzekerden kwaliteit in en kan er op toezien dat
de beschreven kwaliteit wordt ingekocht, en dat de zorg die ingekocht wordt doelmatig is. Een betere organisatie van de zorg
(expertisecentra en expertisenetwerken) is hierbij erg belangrijk.

Het Kwaliteitsinstituut beoordeelt een kwaliteitsstandaard dus niet zorginhoudelijk (de standaard is immers opgesteld door
professionals en patiénten), maar wel op procedureel vlak. Criteria daarbij zijn o.a. of alle relevante partijen zijn betrokken bij het
opstellen van de zorgstandaard, of het zorgproces goed wordt beschreven en of de standaard volledig is: is er een cliéntenversie
en een implementatieplan? Goedkeuring van een kwaliteitsstandaard resulteert in opname in het Register.

Kwaliteitsbibliotheek. Om overzicht te creéren in het bestaande aanbod aan richtlijnen, zorgstandaarden, vragenlijsten en
indicatoren, bouwt het Kwaliteitsinstituut aan een online Kwaliteitsbibliotheek. Belangrijk onderdeel van de kwaliteitsbibliotheek
is het Register, waarin alleen de kwaliteitsstandaarden en meetinstrumenten staan die voldoen aan de criteria van het
toetsingskader. Met de kwaliteitsbibliotheek zijn alle kwaliteitsstandaarden en meetinstrumenten op één centrale plek
beschikbaar en kan men in één oogopslag zien of deze aan het toetsingskader voldoen en daarom zijn opgenomen in het
Register, voor iedereen toegankelijk, zodat partijen van elkaar kunnen leren en de cliént inzicht heeft in de kwaliteit waar hij
recht op heeft.

Kiesbeter. Patiénten willen steeds meer weten over de kwaliteit van zorg. Het Kwaliteitsinstituut werkt aan de verbetering van
kiesbeter.nl, de cliéntversie van het Register. Op deze website is voor de zorgconsument te vinden wat goede zorg is, en waar
deze te vinden is. Het is een centrale startpagina die doorverwijst naar goede informatie die op andere websites te vinden is.

Nieuw: de Kwaliteitsstandaard. Door de adviescommissie van het Kwaliteitsinstituut is het model voor een Kwaliteitsstandaard
beschreven. Het start met het definiéren en beschrijven van de knelpunten in de zorg. Na de eerste analyse waarbij alle partijen
aanwezig zijn (is het knelpunt organisatorisch of zorginhoudelijk?), werken de bij een bepaald traject betrokken partijen de
kwaliteitsstandaard uit door middel van kernvragen in het medisch inhoudelijk / patiénten traject om uiteindelijk de uitkomst
met elkaar te bespreken.

Ook alle bestaande richtlijnen en zorgstandaarden moeten worden doorontwikkeld en geactualiseerd volgens de nieuwe eisen
van het toetsingskader en het model voor de Kwaliteitsstandaard.


http://kiesbeter.nl/

Zeldzaam: 7.000 standaarden? De VSOP heeft momenteel 13 zorgstandaarden voor zeldzame aandoeningen ontwikkeld.

Bij één daarvan, de zorgstandaard voor dwarslaesie, heeft de Dwarslaesie Organisatie Nederland (DON) veel werk verricht.
Deze is al opgenomen in het register. Ook de VSOP-zorgstandaard voor Noonan is goedgekeurd door de commissie en ligt ter
opname in het Register bij de Raad van Bestuur van het Zorginstituut Nederland (ZiN). Op het gebied van zeldzame
aandoeningen constateert het Zorginstituut een intensivering van de samenwerking tussen de VSOP en de OMS.

De in ontwikkeling zijnde zorgstandaarden worden geévalueerd en de gereedgekomen standaarden worden onderhouden door
een zgn. gemandateerde afvaardiging. Het is echter niet mogelijk om 7.000 kwaliteitsstandaarden voor de 7.000 gedefinieerde
zeldzame aandoeningen te ontwikkelen, anderzijds is het ook lastig om één standaard voor alle zeldzame aandoeningen te
ontwikkelen. Wel kunnen er ook generieke thema’s/modules worden ontwikkeld, zoals diétiek, stoppen met roken, diagnostiek,
toeleiding naar een expertisecentrum, etc. Een kwaliteitsstandaard is echter niet altijd de oplossing voor een probleem —soms
kan er beter gekeken worden naar andere opties, zoals voorlichting bij huisartsen en medisch specialisten, Europese afspraken
of gebruik maken van lokale protocollen.

Rol Zorginstituut. Het Kwaliteitsinstituut probeert de implementatie van zorgstandaarden door middel van best practices te
ondersteunen. Het Zorginstituut hoort graag wat hier nog aan verbeterd kan worden. De agenda van het Zorginstituut is voor de
komende jaren gericht op het samenbrengen van partijen in de zorg, hen beter af te laten stemmen en samen te laten werken
bij het opstellen en implementeren van kwaliteitsstandaarden. Ook een verbeterde samenhang van kwaliteitsstandaarden en
een centrale plek voor kwaliteitsinformatie, staan hoog op de agenda.

Vragen n.a.v. de presentatie

Vraag: Zal het nieuwe model voor de ontwikkeling van een Kwaliteitsstandaard ook in de praktijk gaan werken? De
zorgverzekeraars volgen over het algemeen hun eigen route en zijn niet genegen om te overleggen — zij hebben in de praktijk met
de grote patiénten aantallen te maken, en niet zo vaak met zeldzame aandoeningen. Hoe krijgen we de zorgverzekeraars op een
plek waar we met ze in gesprek kunnen gaan? Antwoord: het Zorginstituut kan een rol in spelen in het op de agenderen hiervan.
Het is duidelijk dat zorgverzekeraars behoefte hebben aan meetbare aspecten en nog erg zoekend zijn naar hun rol op het gebied
van kwaliteitsontwikkeling. Het ontwikkelen van indicatoren en het concentreren van zorg zijn voor hen interessant. Dat bleek
bijvoorbeeld bij het opstellen van de zorgstandaard voor dwarslaesie.

Vraag: Wat betekent het in de praktijk als een kwaliteitsstandaard in de Bibliotheek of in het Register terecht komt? Krijgt deze
dan een andere juridische status? Waarom zou je willen dat je kwaliteitsstandaard wordt opgenomen in het Register? Antwoord:
Het is belangrijk om op één centrale plek vindbaar te maken wat goede zorg is. Het Register geeft geen speciale juridische status
aan een kwaliteitsstandaard, maar wel het keurmerk van een procedurele toets: er is bij het opstellen er van rekening gehouden
met de criteria die het Zorginstituut stelt aan een kwaliteitsstandaard, namelijk: deze is gezamenlijk aangedragen en opgesteld
door patiénten, zorgaanbieders en verzekeraars.

Debat: de toekomst van kwaliteitsstandaarden voor zeldzame aandoeningen

Deelnemers: dhr. drs. Hans Bart (NVN: HB), mw. drs. Anne Speijer (VSOP / NPCF: AS), dhr. Prof. dr. Jan Kremer (Radboudumc:
JK), mw. dr. Femke Vlems (ZiN: FV)

1° Vraag: Hoe kwaliteits(standaarden) te realiseren voor zoveel mogelijk aandoeningen?

FV: Voor de patiént moet duidelijk wat goede zorg is en waar deze te vinden is. Dat is iets anders dan zo veel mogelijk
kwaliteitsstandaarden maken. Er moet meer gebruik gemaakt worden van de generieke aspecten van de zeldzame
aandoeningen.

AS: Het lijkt niet reéel om een grote hoeveelheid kwaliteitsstandaarden te ontwikkelen. Er moet wel gewerkt worden aan zo veel
mogelijk kwaliteit met de belangrijkste knelpunten die de patiént ervaart en de oplossingen daarvoor als uitgangspunt.

JK: Breng inderdaad de ‘echte’ vragen in kaart vanuit de behoefte van de patiént. Het zou daarom goed zijn als de standaarden
meer het eigendom worden van de patiénten. Waarschijnlijk is de behoefte aan een kwaliteitsstandaard bij de patiénten nog
groter dan bij de zorgaanbieders. Het is ook belangrijk om onderling te overleggen en kennis uit te wisselen. Maak gebruik van de
nieuwe mogelijkheid om de standaard modulair op te bouwen.

HB: Waar het vooral om draait is het gesprek in de spreekkamer. Zaken als keuzeondersteuning en de Three Questions Campaign
zijn instrumenten om dat goed te laten verlopen, maar juist artsen hebben moeite met reéle shared decision making en mondige
patiénten: het implementeren van zelfmanagement stuit op problemen bij zorgverleners. Het is belangrijk om het gesprek in de
spreekkamer goed — en op een zo gelijkwaardig mogelijke manier - op gang te brengen. Ook op die manier wordt gebouwd aan
kwaliteit.



Zorgstandaarden voor de toekomst
FV: Zorgstandaarden hebben al gezorgd voor een grote kwaliteitswinst. Volgende stappen zijn:

- Bestaande standaarden aanpassen aan het huidige format.

- Met een minimum aan kwaliteitsstandaarden een maximum aan aandoeningen bereiken.

- Meer oog voor de communicatie tussen artsen en patiénten en het gesprek in de spreekkamer.
- Kwaliteitsstandaarden modulair ontwikkelen, dit maakt het e.e.a. behapbaar.

- Knelpunten gebruiken om de modulaire aanpak te starten.

- Uitgangspunt: wat leeft er bij de patiént op zowel proces als inhoud?

Inbreng vanuit de zaal:

- Voor de patiénten met een zéér zeldzame aandoening moet in Europees verband worden gewerkt aan standaarden.
Deze patiénten mogen niet tussen wal en schip raken.

- De ervaring leert dat het niet mogelijk is om zich in Nederland tot één standaard te beperken: er zijn veel verschillende
beroepsgroepen en expertisecentra betrokken, dat maakt het een complex geheel.

- Standaarden zijn erg belangrijk omdat veel artsen individualistisch en prestatiegericht werken. Er worden nog steeds
grote fouten gemaakt bij de behandeling van zeldzame aandoeningen — door standaarden en goed opgeleide artsen kan
dit worden voorkomen. Om te kunnen personaliseren is er eerst een bepaalde mate van standaardisatie nodig. Tegen
slechte variatie moeten we strijden, maar goede praktijkvariatie is nodig.

- Door het systeem ‘ziekenhuis’ met zijn regels zitten zowel de patiént als de zorgverlener in een keurslijf. Hoe krijgen we de
menselijke maat terug in de zorg?

- Ziekenhuizen zouden zich meer moeten gaan inrichten naar een ordeningsprincipe van organen of aandoeningen en op
basis daarvan de kwaliteitsstandaarden gaan inrichten.

- Hetis belangrijk om ook te kijken naar mogelijkheden om kwaliteit voor alle zeldzame aandoeningen te realiseren.

- Hoe kunnen we een cultuuromslag bewerkstelligen om van elkaar te kunnen blijven leren, en voorkomen dat er weer langs
elkaar heen gewerkt wordt?

AS: NPCF en OMS zijn in overleg over het hele proces rondom de kwaliteitsstandaarden, dat nu te kostbaar en tijdrovend is.
Om zo efficiént mogelijk te werk te gaan, worden eerst reeds bestaande richtlijnen beoordeeld. Ook wordt onderzocht wordt
hoe de standaarden voortaan beter up-to-date gehouden kunnen worden. Er is een stappenplan geformuleerd om richtlijnen
voor eenzelfde aandoening samen te voegen en te inventariseren voor welke aandoeningen er nog niets is. Er wordt een
gezamenlijke (artsen en patiénten) kwaliteitsagenda opgesteld, waarbij onderwerpen en aandoeningen worden geprioriteerd.

Vervolgvraag: Hoe dit te financieren?

FV: ZiN heeft geen budget meegekregen om de ontwikkeling van zorgstandaarden te financieren. De diverse wegen waarlangs
kwaliteitsstandaarden tot stand kunnen komen staan gezamenlijke agendering en onderhoud in de weg. Het opstellen,
onderhouden en verbeteren van zorgstandaarden is een structureel proces waar structurele bekostiging voor zou moeten
komen. Hoe, dat is de vraag. JK: Dit proces moet inderdaad niet van subsidies afhankelijk zijn, maar structureel bekostigd
worden vanuit primaire geldstromen. Een idee kan zijn om een kwartje per DBC of DOT ter beschikking te stellen voor financiéle
ondersteuning van patiéntenorganisaties ten behoeve van het opstellen van kwaliteitsstandaarden. Dit bedrag gaat nu naar de
OMS. HB: Naast de OMS heeft ook de Stichting Kwaliteit Patiénten en Consumenten (SKPC) een in verhouding klein budget
beschikbaar gekregen t.b.v. het opstellen van kwaliteitsstandaarden. De SKPC volgt nu vooral de agenda van de OMS. De NPCF
zet zich in om ook kleinere patiéntenorganisaties die werken aan kwaliteitsstandaarden, daarbij te betrekken. Onderzoek wijst
uit dat het laten meedenken van een patiént leidt tot gebruik van minder dure medicatie en een lagere frequentie van
specialistische behandelingen. AS: Belangrijk is dat de standaarden door alle partijen gedragen worden.

Dat patiéntenorganisaties en medisch specialisten gezamenlijk een agenda opstellen is van groot (kostenbesparend) belang.
Een modulaire aanpak — gebaseerd op de knelpunten en de behoefte van de patiént — kan zorgen voor kortere, minder kostbare
trajecten. JK: medisch specialisten twijfelen of een participerende patiént een goedkopere patiént is. Zij ervaren dat patiénten
vaak moeite hebben met het accepteren van de gezondheidssituatie en daarom dure onderzoeken en doorverwijzingen willen.
Hoe kan er worden omgegaan met deze claimende patiénten? HB: De arts zou zich af moeten vragen waar de vraag van een
patiént uit voortkomt, en met de patiént in gesprek moeten gaan om de gezamenlijkheid te zoeken.

Inbreng vanuit de zaal:

- Middels de systematiek van Shared Savings kunnen, in overleg met zorgverzekeraars, besparingen naar de juiste plaats
in de zorg terugvloeien, ook in geval van zeldzame aandoeningen. Ook vroegdiagnostiek kan grote kostenbesparing met
zich meebrengen. Kennisdeling over zeldzame ziekten via internet kan daar aan bijdragen, bijvoorbeeld via digitale platforms
voor patiénten, ouders en specialisten. Middelen voor ontwikkeling en tools voor onderhoud zijn er echter nauwelijks.
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- Het s veel praktischer om voor zeldzame aandoeningen op Europees niveau kwaliteitsstandaarden te ontwikkelen i.p.v. in
Nederland. De EU stelt daar ook subsidies voor beschikbaar. Reactie JK: In Europa loopt Nederland mijlenver vooruit op het
gebied van ontwikkeling van kwaliteitsstandaarden. Op Europees niveau kan zinvol zijn, maar de context kan op Europees
niveau dusdanig verschillend zijn, dat het geen regel kan zijn om op Europees niveau te moeten starten.

- De besluiten van de Raden van Bestuur van ziekenhuizen zijn vaker een gevaar voor de kwaliteit van zorg dan de individuele
eigenwijze arts die zich niet aan de standaard houdt. Goede communicatie en goed luisteren in de spreekkamer is minstens
zo belangrijk. Reactie JK: Standaardisatie en personalisatie van de zorg verlopen uiteindelijk via de dokter als spil.

- Ziektekostenverzekeraars zijn passief, terwijl zorgverleners en patiénten hard werken aan kwaliteitsverbetering middels
standaarden en preventie. De zorgverzekeraars hebben miljarden aan reserves die ze via ZonMw, medici en
patiéntenorganisaties in zouden kunnen zetten voor de kwaliteit van zorg.

3¢ Vraag: Wat is de rol en verantwoordelijkheid van de betrokken veldpartijen?

HB: Patiéntenorganisaties zijn steeds meer bezig met ervaringskennis delen, eigen regie, meewerken aan kwaliteit en vroeg
meedenken in onderzoek. Deze potentie kan nog veel meer benut worden en vraagt om meer menskracht bij de patiénten-
organisaties. FV: De huidige manier waarop veldpartijen georganiseerd zijn, met afzonderlijke medische/wetenschappelijke en
patiéntenorganisaties, moet juist opgeheven worden. Men moet een voorbeeld nemen aan verbanden zoals de Longalliantie,

die vervolgens de plan—do—check—act (PDCA) cyclus kwaliteitsinitiatieven uitwerkt en implementeert. JK: Bij het ontwikkelen van
zorgstandaarden is de aanbieder vaak dominant, gevolgd door de zorgverzekeraar die bepaalt of de zorg al dan niet betaald
wordt. De patiénten moeten juist nadrukkelijker aanwezig zijn, bijvoorbeeld door zelf criteria voor de zorginkoop te ontwikkelen.
Kwaliteitsstandaarden kunnen hier aan bijdragen. Patiénten inbreng vindt steeds meer op decentraal niveau plaats, steeds
minder vanuit patiéntenorganisaties. Artsen moeten bescheidener worden in het beter weten en overtuigd raken van de bijdrage
van de patiént in de behandeling. Veldpartijen moeten artsen daarin toerusten. HB: Niet georganiseerde patiénten
vertegenwoordiging zorgt voor verdeeldheid. Patiénten moeten om een goed en stevig patiéntenperspectief te kunnen bieden,
toegerust worden door de patiéntenorganisatie. Een individuele patiént als vertegenwoordiger is prima, maar wel namens alle
betrokken patiéntenorganisaties.

FV: ZiN brengt de betrokken partijen bij elkaar om te bepalen wat de norm voor goede zorg is, en om te zorgen dat ze elkaars taal
leren spreken en elkaar leren begrijpen. ZiN zorgt voor transparantie en op één plek vindbaar wat goede zorg is. Waar dit niet op
gang komt, is ZiN de mediator.

AS: De VSOP wil de rol van de patiéntenorganisatie voor een specifieke zeldzame aandoening niet overnemen, maar daarbij juist
met hen en hun patiénten samenwerken. Het is waardevol als de ervaringen van patiénten in een werkgroep voor de
ontwikkeling van zorgstandaarden met de bijoehorende emotie wordt ingebracht. Voor complexere zaken kan de VSOP optreden
namens die patiénten richting andere veldpartijen bij de ontwikkeling standaarden, maar ook dan alleen nadat deze goed
gehoord zijn.

FV. Patiéntenorganisaties zouden tenminste hun statuten zodanig moeten verruimen dat er allianties ontstaan met ook
professionals en zorgaanbieders om samen te werken aan de kwaliteit van zorg.

JK pleit voor het op zodanige wijze versterken van patiéntenorganisaties dat deze in staat zijn individuele patiénten op te leiden
om hun ervaringen professioneel in te brengen in belangrijke initiatieven in de zorg.

Slotopmerkingen door de panelleden

AS: (1) De NPCF faciliteert de SKPC gelden. Het is belangrijk om deze goed te benutten, zodat er de komende twee jaar zinvolle
projecten in de praktijk gebracht kunnen worden. (2) De NPCF gaat ZiN voeden met informatie vanuit patiénten en vraagt FV
patiénten pro-actiever te betrekken en te informeren over hun rol in het proces.

FV zegt toe een pro-actievere rol gaan spelen bij het duiden van de rollen van de bij de kwaliteitsstandaarden betrokken partijen.
Daarbij zal ook de rol van ZiN zelf t.a.v. het stimuleren van de kwaliteit van zorg en het inkopen van zorg op basis van bewezen
kwaliteit, worden verduidelijkt. Verder zal ZiN zich blijven inzetten voor het verbinden van partijen die betrokken zijn bij het
verbeteren van de kwaliteit van zorg, maar nu niet zien wat er bij elkaar gebeurt.

HB: (1) Het is moeilijk om alles wat er op Nederlands en Europees niveau speelt in de eigen patiéntenorganisatie te
implementeren. Waar leggen we de prioriteiten? (2) Laten we niet teveel alleen in blauwdrukken denken — het zijn de mensen
die de blauwdruk laten werken.

JK: Vanuit een gezamenlijk maatschappelijk kompas is het belangrijk om oog te hebben voor kostenbesparing in de zorg middels
kwaliteitsverbetering op basis van de ervaren kwaliteit door de (individuele) patiént.
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VRIUDAG 14-11-2014 — ERKENDE EXPERTISECENTRA VOOR ZELDZAME AANDOENINGEN

Ochtendprogramma

VSOP voorzitter mw. drs. Maria Martens heet alle aanwezigen hartelijk welkom en introduceert mw. drs. Jacobine Geel als
dagvoorzitter. Mw. drs. Jacobine Geel memoreert dat de VSOP dit jaar het 35%jarige bestaan viert.

Implementatie Nationaal Plan Zeldzame Ziekten

Mw. drs. Jacobine Geel (JG) interviewt dhr. dr. Frits Lekkerkerker (FL) en dhr. dr. Cor Oosterwijk (CO)

Frits Lekkerkerker is geruime tijd betrokken geweest bij de thematiek als voorzitter van de Stuurgroep Weesgeneesmiddelen en
vervolgens bij de Klankbordgroep Nationaal Plan Zeldzame Ziekten. Cor Oosterwijk is directeur van de VSOP.

JG: Het NPZZ is in 2013 goedgekeurd door Minister Schippers. Er zijn prioriteiten gesteld op de korte, de middellange en de lange
termijn. Wat is in het afgelopen jaar concreet hiermee gedaan, en hoe nu verder? Wat zijn positieve ontwikkelingen op dit gebied,
wat zijn de highlights?

FL: "Een positieve ontwikkeling is de nieuwe manier waarop expertisecentra worden aangewezen, volgens het advies van NPZZ.
De NFU is daarbij door de minister aangewezen als regisseur, in nauwe samenwerking met patiéntenorganisaties. De VSOP
vertegenwoordigt de patiéntenorganisaties en heeft een procedure ontwikkeld t.b.v. het toetsen van de expertisecentra met
daarin uitgewerkte Europese criteria waaraan zij moeten voldoen. Pas wanneer er zowel getoetst is vanuit medische-
wetenschappelijk als patiéntenperspectief, wordt een advies voor het predicaat expertisecentrum afgegeven aan de minister.
Kort gezegd; is er nu regie aangewezen en het is helder langs welke wegen een expertisecentrum in aanmerking kan komen voor
de titel."

CO: "Het NPZZ is een highlight op zich. Het veld is al zo'n 10 jaar bezig met de voorbereidingen. Zo stroperig als het in het begin
soms ging, zo snel gaat het nu. Er zijn in een half jaar tijd 370 kandidaat expertisecentra aangemeld, die nu getoetst worden. Dit
geeft duidelijkheid, vooral voor nieuwe patiénten en ouders van patiénten die het medische veld niet kennen."

JG: Wat moet er nog gebeuren?

FL: "Door middel van halfjaarlijkse meetings wordt de opvolging van het NPZZ geborgd. Echter, de benoeming van de voorzitter
van deze groep ligt nog bij de minister op het bureau, dat is jammer. Daarnaast is er nog onvoldoende actie genomen betreffende
de vergoeding van weesgeneesmiddelen. Dat mag wat sneller."

JG: Waar ligt het accent met betrekking tot stappen zetten?

CO: "Niet alleen expertisecentra zijn belangrijk voor mensen met een zeldzame aandoening. Ook bezuinigingen op en
decentralisatie van de zorg zijn van invloed op de kwaliteit van leven. Het is de kunst om die verschillende werelden van
academische zorg, perifere zorg en de ondersteuning vanuit de gemeente met elkaar in verbinding te brengen en te zorgen dat
daar uitwisseling op gang komt die aanzet tot kwaliteit. Daar ontbreken nog heel wat schakels."

Eerste reactie vanuit de zaal: Er is zeker veel vooruitgang geboekt, maar tot op heden zijn alleen expertisecentra in NFU huizen
aangemeld. Hierdoor zijn zeer belangrijke kenniscentra buiten de NFU, zoals het Antonie van Leeuwenhoek Instituut, nog niet in
beeld. Dit is niet acceptabel.

Reactie FL op het ontbreken van aanmeldingsmogelijkheid voor centra buiten de UMC’s: "Het is de taak van de
patiéntenorganisaties om bij de NFU aan te geven dat zij vinden dat het proces rondom de aanmelding van expertisecentra in
hun optiek niet volledig is."
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Visie farmaceutische industrie op samenwerking met expertisecentra *
Dhr. dr. Eric Hoedemaker (Novartis Oncologie Nederland).

Dhr. Hoedemaker benadrukt dat zeldzame aandoeningen in principe kostentechnisch en commercieel niet interessant zijn voor
de farmaceutische industrie, maar dat het Europese beleid betreffende weesgeneesmiddelen daar veel verandering in heeft
gebracht, en tevens de vele wetenschappelijke ontwikkelingen en de sterke internationale patiéntenstem. Nederland doet het
wat dhr. E. Hoedemaker goed, met name door het goede wetenschappelijk onderzoek in de diverse expertisecentra.

Het NPZZ heeft veel in een stroomversnelling gebracht. Duidelijk is echter dat er nog veel knelpunten zijn op het terrein van de
toegang tot weesgeneesmiddelen en andere therapieén specifiek voor zeldzame aandoeningen. Een open dialoog daarover is
noodzakelijk. De farmaceutische industrie kan een significante bijdrage leveren aan de implementatie van het NPZZ: als sponsor
en kennispartner in (doelmatigheids)onderzoek, het opzetten van registries en als partner in publiek-private samenwerking.

Uitdagingen zijn er op klinisch onderzoek voor zeldzame aandoeningen (heterogeniteit, kosten, doorlooptijd, eindpunten,
pediatrisch onderzoek), extramurale vergoeding weesgeneesmiddelen, etc. Het verkennen van alternatieve vergoedingstrajecten
(pay for perfomance, voorwaardelijke vergoeding) is daarom erg belangrijk.

Expertisecentra kunnen voor veel knelpunten oplossingen gaan bieden. Er moet echter nog veel nader uitgewerkt gaan worden
wat betreft hun rol en financiering. Versnelling van dat proces is belangrijk! Daartoe moet de overheid veel meer regie nemen en
zorgverzekeraars moeten de zeldzame aandoeningen veel nadrukkelijker op het netvlies krijgen. Zij moeten de expertisecentra
gaan contracteren op basis van erkende criteria. Zoals uit het voorbeeld van TSC (Tubereuze Sclerose Complex) blijkt, kan de
patiéntenorganisatie, als die ook internationaal georiénteerd is, een enorm drijvende kracht zijn bij het realiseren en goed laten
functioneren van een expertisecentrum

Reacties uit de zaal:

Het is belangrijk dat farma i.p.v. product-gerelateerde registries op te zetten gaat participeren in aandoening-gerelateerde
registries, bijvoorbeeld om het natuurlijk beloop vast te kunne stellen. Dat kan tevens enorm bijdragen aan het verbeteren van
het imago van de farmaceutische industrie.

Vraag: Wat is uw visie op de financiering van weesgeneesmiddelen. Antwoord: door personalised medicine worden
geneesmiddelen voor kleine groepen patiénten een steeds algemener principe. We zullen dus gezamenlijk op zoek moeten naar
alternatieve financieringsmodellen voor het totale geneesmiddelenbeleid.

Visie op samenwerking tussen UMC’s en concentratie van zorg *
Dhr. prof. dr. Marcel Levi (voorzitter RvB AMC).

De geneeskunde ontwikkelt zich door biotechnologische ontwikkelingen enorm snel, maar de gezondheidszorg en de dokters
gaan daar onvoldoende in mee door het belang van concentratie nog onvoldoende te onderschrijven, zowel binnen UMC’s /
ziekenhuizen als daartussen is een herverdeling absoluut noodzakelijk. Nu staan daarvoor in de weg: marktwerking, concentratie
van dure behandelingen, zorgverzekeraars die weigeren budgetten over te hevelen, prestige, etc.

Dhr. Levi pleit er voor een verschillende modellen te implementeren met verschillende mate van concentratie, afhankelijk van
het aantal patiénten met een zeldzame aandoeningen in Nederland. Daarbij dient er een juiste balans te ontstaan tussen
generalisme en (super)specialisme. In ieder geval dient expertise, niet prestige, leidend te zijn bij de inrichting van het
Nederlandse zorglandschap voor zeldzame aandoeningen.

N.a.v. reacties uit de zaal: organisatie op grond van clustering van aandoeningen is belang. Daarnaast dienen er altijd gestreefd te
worden naar het bestaan van tenminste twee expertisecentra, zowel i.v.m. de keuzevrijheid van de patiént, als om
praktijkvariatie te kunnen vergelijken. De continuiteit van een centrum dient niet afhankelijk te zijn van één specialist. Het is goed
dat de patiéntenorganisaties nu intensief bij de toetsing betrokken worden.

Vraag: hoe voorkom je dat door concentratie de ongediagnosticeerde patiént niet met het expertisecentrum in contact komt?
Antwoord: het centrum heeft een belangrijke taak op het terrein van kennisdeling, en moet er dus voor zorgen dat perifere
centra de kennis hebben om patiénten tijdig door te verwijzen bij vermoeden van een zeldzame aandoening.
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Stand van zaken landelijke toetsingsprocedure expertisecentra zeldzame aandoeningen *
Mw. dr. Wendy van Zelst (projectleider NFU-toetsing expertisecentra, NFU).

Mw. van Zelst schetste organisatie van het huidige toetsingsproces, vanaf de aanbieding van het NPZZ in oktober 2013, tot aan
het einde van de toetsing, najaar 2015. Nederland kent daarbij een uniek rol toe aan patiéntenorganisaties. Mede op grond van
hun oordeel wordt een expertisecentrum voor 5 jaar erkend, onder voorwaarden voor 1 jaar erkend, of niet erkend. De erkende
centra kunnen eind 2015 gaan deelnemen in de Europese call voor ERN’s. De reacties uit de zaal zijn positief: “goed dat dit nu
professioneel georganiseerd wordt” tot licht-kritisch: “het is niet logisch dat multi-orgaan aandoeningen in meerdere tranches
aan de orde komen”. Wat dit laatste betreft wijst mw. van Zelst er op dat de Orphanet-indeling gevolgd wordt, waarin ook multi-
orgaan aandoeningen goed zijn geclassificeerd. Opgemerkt wordt dat de NFU in de ‘Adreswijzer weesziekten’ ook ‘Nederlandse
Europese centra’ in beeld bracht. Mw. van Zelst benadrukt dat dit centra betrof met een Europese ambitie, maar dat daar nu
absoluut niet op wordt getoetst.

Vraag: gaat de overheid de centra toewijzen op grond van een wettelijke regeling, zoals de WMBV? Antwoord: Nee, de minister
heeft gezegd te erkennen op grond van de uitkomsten van de NFU-toetsing zoals die nu loopt.

Middagprogramma
Dhr. dr. Cor Oosterwijk (directeur VSOP) vat de uitkomsten van de eerste conferentiedag samen en geeft een korte presentatie*.

Hij benadrukt dat er inmiddels veel is bereikt op het terrein van de ontwikkeling van zorgstandaarden voor zeldzame
aandoeningen. Uit de presentaties gisteren bleek dat bij de ontwikkeling van een kwaliteitsstandaard van groot belang is om als
patiéntenorganisatie en medisch professionals tijdig te gaan samenwerken. De door het ZiN ontwikkelde nieuwe formule voor
modulaire kwaliteitsstandaard stelt die samenwerking ook nadrukkelijk als voorwaarde. Als de kwaliteitsstandaard eenmaal
ontwikkeld is, is het vervolgens belangrijk om ook samen aan een concreet implementatieplan te gaan werken, waar een
proefimplementatie onderdeel van uit kan maken. Hij benadrukt dat nu van belang is hoe deze zich gaan verhouden tot de rol
van de expertisecentra en de financiering van de zorg die, gecodrdineerd door het expertisecentrum, op basis van een kwaliteits-
standaard wordt ingericht. Het is belangrijk om gezamenlijk zorgverzekeraars te mobiliseren om daar een positieve rol in te gaan
spelen. Daarbij moet benadrukt worden dat de huidige zorg voorzeldzame aandoeningen suboptimale zorg is, en dus dure zorg!

Ervaringen met de NFU toetsing

Patiéntenperspectief: dhr. Hans Ploegmakers (STSN)

Tubereuze Sclerose (TSC) is een zeldzame multi-orgaan aandoening die een geintervenieerde diagnose en behandeling kent.
Patiénten kunnen te maken krijgen met o.a. epilepsie, verstandelijke achterstand, probleemgedrag, huidafwijkingen en
nierproblemen. Een dergelijke aandoening vergt een multi / interdisciplinaire aanpak, wat maakt dat er bij veel overkoepelende
aandoeningen aangesloten kan worden, leidend tot samenwerkingen met diverse (patiénten) organisaties. Al ver voor het starten
van het NFU traject is de STSN betrokken geweest bij de opzet van twee expertisecentra in Rotterdam (kinderen) en Utrecht
(volwassenen) en het faciliteren van de communicatie tussen deze twee expertisecentra. Door pensionering van een zeer
betrokken specialist in het centrum in Utrecht wordt de continuiteit hiervan bedreigd. Men is hierover in gesprek met de directie
en diverse specialismen van het UMCU. Door deze doorstart leek dit centrum nog niet mee te kunnen in de eerste NFU toetsing,
maar er is een oplossing gevonden om dit toch te realiseren. De STSN heeft het proces rondom de NFU-toetsing als volgt ervaren:

De toetsing biedt kansen voor de patiéntenorganisatie zelf

- Organisatie en overige stakeholders denken gezamenlijk na over de gewenste rol van de expertisecentra.

- De concept vragenlijst zoals aangeboden door de VSOP bood de mogelijkheid om verschillen in inzicht binnen het bestuur
te identificeren en om een verbeteragenda voor de centra op te stellen.

- Door de vele uitingsvormen van TSC werd ook verzocht een vragenlijst voor een expertisecentrum voor zeldzame
huidaandoeningen in te vullen.

De toetsing biedt helderheid over de eisen m.b.t. een expertisecentrum en haar partners
- Eenjaarlijks evaluatiegesprek tussen expertisecentra en patiéntenorganisatie maakt toetsing voortaan gemakkelijker
- Het toetsingsproces is een goede manier om het kaf van het koren te scheiden; expertisecentra die niet samenwerken
met de patiéntenorganisatie kunnen moeilijk concurreren met degenen die dat wel doen.
Conclusie: De STSN is tevreden over hoe het proces dat — inclusief de wel krappe deadlines - is ingezet en ziet dit nu al bijdragen
aan de kwaliteit van de zorg.
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Perspectief vanuit het expertisecentrum — dhr. dr. Jan van Laar (ErasmusMC)

De afdeling immunologie in het EMC voorziet in zeer complexe behandelingen en vooruitstrevende zorg voor ca. 1.200 patiénten
met een zeldzame aandoening per jaar (waarvan 370 nieuw). Tot op heden is deze zorg bekostigd uit het academisch budget en
niet ten laste van DBC's. Patiénten vinden het EMC door haar (internationale) bekendheid, publicaties en / of samenwerking met
andere ziekenhuizen zoals het Oogziekenhuis. Binnen het EMC is de NFU toetsing als volgt ervaren:

- De vragenlijst helpt bij het ordenen van het zorglandschap.

- De vraagstelling maakt dat alle partijen de zelfde terminologie hanteren.

- Hetinvullen maakt verwachtingen en inbreng van diverse spelers helder.

- Hetinvullen schept inzicht m.b.t. de positie van de expertisecentra.

- Het traject is wel erg tijdsintensief en de vraagstelling kan soms duidelijker.

- Expertisecentrum en patiéntenorganisaties worden gestimuleerd tot proactief contact.

- Centralisatie zorgt voor meer nationale bekendheid en daardoor meer patiénten voor onderzoek.

Debat

Deelnemers: mw. dr. Marieke Biegstraaten (AMC), mw. Anja Horemans (VSN), dhr. dr. Jan van Laar (ErasmusMC), dhr. Hans
Ploegmakers (STSN), mw. prof. dr. Conny van Ravenswaaij-Arts (UMCG), mw. dr. Wendy van Zelst (NFU)

Ervaringen met het proces in UMC's (AMC en UMCG):

- Van belang voor tijdige aanmelding: tijdige communicatie vanuit NFU.

- Voorscreening door UMC kan bij voorbaat onnodige aanmeldingen voorkomen.

- Betere uitleg van de terminologie en de Orphanet classificatie wenselijk.

- Centra kunne elkaar begeleiden bij het invullen.

- De vragenlijst biedt inzicht: expertisecentra dienen er te zijn voor onderzoek én zorg.

- Enkele centra zijn nu al aan de slag gegaan met het benoemen of opleiden van opvolgers van specialisten.

Reactie NFU. Bij de expertisecentra die zich hebben aangemeld, is een enorme gretigheid om zich te profileren en er samen met
de patiéntenorganisaties bij te horen. Binnenkort start de NFU met een tussentijdse evaluatie. De feedback op de vragenlijst is
herkenbaar — deze is onder enorme tijdsdruk en met een beperkt budget tot stand gekomen. Tips en suggesties ter verbetering
zijn erg welkom.

Behandelteams. Behandelteams moeten ook aandacht krijgen en gefaciliteerd blijven. Wat gebeurt er met teams die wel hele
goede patiéntenzorg leveren, maar zich niet kwalificeren? Wat gebeurt er met centra voor zéér zeldzame aandoeningen die een
bijzonder lage patiéntenpopulatie kennen en waar geen patiéntenorganisatie voor is? En hoe wordt omgegaan met zeldzame
ziekten die niet zijn opgenomen in de Orphanet database?

Reactie NFU. Patiéntenorganisaties die dergelijke problemen signaleren kunnen contact opnemen met de NFU. Het zal inderdaad
onmogelijk zijn om expertisecentra aan te wijzen voor alle zeldzame aandoeningen. Maar patiénten moeten wel weten waar ze
terecht kunnen. Deze dynamiek dwingt specialisten om met elkaar expertise te definiéren, verbanden met andere specialismen
te benoemen, multidisciplinaire specialistische zorgteams samen te stellen en - waar nodig- verantwoordelijkheden buiten de
expertisecentra te beleggen. Zodra deze teams duidelijk zijn uitgekristalliseerd, geeft dit een stevige basis om ook andere
aandoeningen in het traject mee te nemen. Dreigt er binnen een expertisecentrum ongewenst te veel focus op een paar
aandoeningen te ontstaan ten koste van andere aandoeningen, dan is het de taak van de patiéntenorganisatie om het centrum
hier op aan te spreken en in gezamenlijkheid een oplossing te zoeken.

Conclusies 1¢ debat

Er zijn voldoende aanknopingspunten voor verbetering en verfijning benoemd. Het effect dat de toetsing nu al heeft, is
bemoedigend en het betekent veel voor de zichtbaarheid van de gespecialiseerde gezondheidszorg in Nederland. Er zijn echter
nog wel een aantal vragen die beantwoord moeten worden, o.a. over de vindbaarheid en het niveau van aggregatie van de
expertisecentra, ook in relatie tot de wijze waarop de patiéntenorganisaties georganiseerd zijn.
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Samenwerking binnen het expertisecentrum en het expertisenetwerk

Visie op concentratie van zorg en de rol van de zorgverzekeraar — dhr. drs. Wim van der Meeren (RvB CZ)

Betaalbaarheid van deze zorg is een afweging die continu gemaakt wordt. Verhoging van kwaliteit van zorg werkt positief in op
de kosten, voorkomt leed en onnodige behandelingen. Daarom is CZ al een tijd betrokken bij de concentratie van zorg. Er bestaat
veel verschil in de kwaliteit van behandeling van veel voorkomende aandoeningen. Deze behandelingen worden steeds meer
door patiénten en artsen gezamenlijk beoordeeld en gecertificeerd, met als resultaat dat ondermaatse zorg niet meer
gecontracteerd wordt. Hierdoor kunnen de ziekenhuizen die goed presteren zich specialiseren in deze behandelingen en zorg van
topkwaliteit leveren. Op deze manier kunnen UMC’s dergelijke veel voorkomende zorg afstoten en overlaten aan perifere centra,
waardoor de UMC’s zich kunnen gaan concentreren op meer specialistische zorg zoals die voor zeldzame aandoeningen.

Hoe kijkt zorgverzekeraar aan tegen 'dure patiénten'? De kosten zijn niet zo’'n probleem — de essentie van verzekeren is dat je
verzekerd bent voor iets dat jou overkomt, kosten die niemand redelijkerwijs kan betalen. Waar de grenzen van deze kosten
liggen is een maatschappelijk debat dat nog wordt gevoerd, waarin onder andere kosteneffectiviteit en kostenrechtvaardigheid
aan de orde komen.

Het is van groot belang dat er in de expertisecentra goed onderzoek wordt gedaan, maar voor een zorgverzekeraar is het van nog
groter belang dat er goede zorg verleend wordt, en dat de continuiteit daarvan geborgd is. De ervaring van CZ met centra in de
UMC's is dat hier vaak sprake is van universitaire politiek, prestigieus onderzoek, maar dat het patiéntenbelang nog wel eens uit
het oog verloren wordt. Vooruitlopend op het werk van de NFU m.b.t. de expertisecentra blijft CZ werken aan
expertisenetwerken. Het oprichten van expertisecentra betekent niet dat alle patiénten alleen daar behandeld zullen worden —
door kennis te delen kunnen bepaalde behandelingen ook plaatsvinden in perifere centra, waarbij expertisecentra als vraagbaak
en kenniscentrum voor andere behandelaars buiten het expertisecentrum fungeren.

Reacties:

Vraag: Tijdens een behandeling is het lastig om over te stappen van een behandelcentrum naar een expertisecentrum, omdat
het geld niet de patiént, maar de behandeling volgt. Maar ook bij het opheffen van bepaalde specialistische zorg in een
academisch centrum, dat wordt overgenomen door een perifeer ziekenhuis, wordt deze zorg niet meer aan het ziekenhuis
vergoed. Hoe kan hier mee worden omgegaan? Antwoord: Hier moet men in onderling overleg uit zien te komen. Alleen kijken
naar gewin of verlies is niet in het belang van de patiént. Het kan niet zo zijn dat door bureaucratische zaken kennis om zeep
wordt geholpen. Redelijkheid overwint altijd.

Vraag: Goede zorg kan je niet los zien van onderzoek? Antwoord: Zonder onderzoek kan er geen verbetering in patiéntenzorg
plaatsvinden maar zorgverzekeraars gaan over zorggeld, niet over onderzoeksgeld, dat komt uit het onderwijsbudget.

Vraag: Wie staat garant voor de continuiteit van zorg voor een zeldzame aandoening? Spelen de zorgverzekeraars daar een rol
in? Antwoord: De zorgplicht ligt wettelijk bij de verzekeraars, niet bij de aanbieder. De verzekeraars zijn er verantwoordelijk voor,
in samenwerking met behandelaars, dat de zorg altijd door kan blijven gaan en van voldoende kwaliteit is.

Vraag: Expertisecentra zijn in de wereld geroepen als extra verzekering voor patiént, zodat er altijd een bepaalde specialistische
zorg beschikbaar blijft voor de patiént. Als sommige centra niet worden goedgekeurd in het NFU-traject, dan kan de zorg voor
die zeldzame aandoeningen toch niet zomaar verdwijnen? Antwoord: Met de komst van expertisecentra als onderdeel van een
Europees netwerk is deze zorg toch geborgd: wellicht niet in Nederland, maar wel op Europees niveau.

Patiéntenperspectief: mw. drs. Judith van de Meerakker — Noonan Syndroom *
Patiénten met een zeldzame aandoening lopen in hun diagnose / behandeling tegen het volgende aan:

- Diagnostische criteria zijn niet altijd duidelijk. Hierdoor kunnen diagnoses gemist worden.

- Nade diagnose wordt een patiént vaak aan zijn lot overgelaten

- Hetis voor de patiént niet duidelijk waar de benodigde expertise m.b.t. zijn aandoening te vinden is.

- De patiént moet zelf veel regelen en zorgen dat de juiste onderzoeken gedaan worden. Er is geen codrdinatie, terwijl hier
bij patiénten veel behoefte aan is.

- Specialisten hebben moeite om een patiént door te verwijzen en weten vaak zelf ook niet waar expertise te vinden is.
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Wensen / verwachtingen ten aanzien van een expertisecentrum / expertisenetwerk:

- Aandacht voor zowel kinderen als volwassen patiénten.

- Behandeling gericht op preventie en een proactief overzicht m.b.t. het verloop van een aandoening, niet alleen op klachten
en symptoombestrijding.

- Aandacht voor zelfmanagement bij de overgang van kinderarts naar specialist.

- Codrdinatie m.b.t. de diagnose en behandeling van patiénten.

- Samenwerking met de periferie en andere expertisecentra

- Eénaanspreekpunt voor vragen.

Het is nog onduidelijk waar deze wensen en verwachtingen belegd moeten worden — ofwel in het expertisecentrum, ofwel in het
netwerk daaromheen.

Zorgverlenersperspectief: mw. prof. dr. Conny van Ravenswaaij
(klinisch geneticus, UMCG, UMCG coordinator zeldzame aandoeningen)

Er zijn grote verschillen in organisatie van en teamvorming binnen expertisecentra:

- Patiéntenvraag-gestuurd (zorgteam) versus research-gestuurd (onderzoeksteam)

- Bottom-up: op verzoek van ouders een door een aantal specialismen gezamenlijk opgerichte polikliniek voor zeer zeldzame
aandoeningen, versus top-down: onderzoek naar specialistische zorg voor een iets grotere populatie patiénten met een iets
minder zeldzame aandoening.

De combinatie van zorg en onderzoek binnen een expertisecentrum zorgt voor een spanningsveld. Afspraken met de RvB in een
meerjarig beleidsplan zijn nodig om daarin balans aan te brengen.

Een expertisecentrum kent veel — onvermijdelijke - onzichtbare zorg, zoals telefonisch contact met patiénten, mails
beantwoorden, schrijven van richtlijnen, contact met patiéntenorganisaties. Die kan meestal alleen worden gefinancierd uit het
onderzoeksbudget, helaas niet uit het zorgbudget. Dit is alleen te verantwoorden als er voldoende research output is en indien
een dergelijke financiering wordt ondersteund door de ziekenhuisdirectie. Het is dus noodzakelijk dat er voor erkende
expertisecentra een bekostigingsmodel ontwikkeld wordt om ook deze onzichtbare zorg te kunnen financieren, zodat een
expertisecentrum optimaal kan (blijven) functioneren door de gewenste balans tussen zorg en onderzoek te bieden.

Wat betreft de toekomst is landelijke codrdinatie t.b.v. de Nederlandse expertisecentra essentieel en samenwerking binnen
Nederlandse en Europese netwerken. Europese subsidies aan ERN gaan zich waarschijnlijk vooral richten op coérdinatie,
ervaringsuitwisseling, patiéntenparticipatie, opzetten van best practice guidelines, en cross border healthcare. We moeten er
dan dus alert op zijn dat ook de zorg en onderzoek voldoende gefinancierd blijven.

Debat:

Deelnemers: dhr. Ton Akkermans (voorzitter NVFN), mw. prof. dr. Marjolein Drent (universiteit Maastricht) en dhr. drs. Bart
van der Lelie (Lysiac)

- Preventieve zorg bij volwassenen met een multisysteemsyndroom voorkomt veel problemen en remt verdere achteruitgang.

- Naast expertisecentra zijn kwalitatief hoogwaardige behandelcentra en interventiecentra erg belangrijk. Ook deze dienen
erkend en ondersteund te worden door de RvB van het ziekenhuis en dienen te vallen onder het co6rdinerend
expertisecentrum. Het in kaart brengen van het zorglandschap en het benoemen van welke zorg waar verleend wordt, helpt
patiénten de voor hen juiste zorg te vinden.

- Herordening van het vergoedingssysteem is nodig om er voor te zorgen dat alle doelmatige, zinvolle zorg ook vergoed wordt.
Niet-declarabel betekent niet bij voorbaat ‘niet zinvol’. Politiek Den Haag moet hier nauwer bij betrokken worden. Het niet
kunnen financieren van wel doelmatige zorg moet binnen een paar maanden opgelost kunnen worden als we het bij politiek
Den Haag goed in beeld weten te brengen. Ook de politiek zou multidisciplinair moeten gaan werken — dus veel meer
samenwerking tussen verschillende ministeries — dat zou enorm kunnen bijdragen om deze speciale zorg op een hoger plan
te tillen.

Conclusie JG: Er is op heel veel niveaus veel meer samenwerking en overleg nodig om tot consensus te komen m.b.t. de
bekostiging van de expertisecentra en de daaraan gerelateerde zorg.
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Expertisecentra: bekostiging en weesgeneesmiddelenbeleid
JG: Het valt dus niet mee om alles wat nodig is om een expertisecentrum kwaliteit te geven, te bekostigen.
Patiéntenperspectief — dhr. Wim Altena MBA (Nierpatiénten Vereniging Nederland)

Dhr. Altena is aHUS patiént en lid van de kennisgroep aHUS, die betrokken is bij de herbeoordeling van het enige werkende
medicijn door een expertgroep. Er is geen beleid m.b.t. het voorschrijven van dit medicijn. Hij heeft ervaren dat één van de drie
kandidaat-expertisecentra weigert om een arts af te vaardigen in de expertgroep. Dit wekt geen vertrouwen in een dergelijk
centrum.

Beleidsmakersperspectief — dhr. drs. Bart van der Lelie (Lysiac)

Volgens de heer Van der Lelie zouden expertisenetwerken moeten worden bekostigd uit premiegeld. Expertisenetwerken
gebruiken hun kennis als input voor verbetering van beleid en wetenschap, en komen dus ten goede van de zorg. Er is consensus
over het feit dat expertisenetwerken toegevoegde waarde hebben. Er is ook wel de bereidheid hiervoor te betalen. Het probleem
is, dat het niet gebeurt omdat er geen beleid is dat dit voorschrijft. Het zou absoluut in het belang van de patiént zijn als de
expertisecentra binnen het bekostigingsmodel kunnen vallen.

Wim van der Meeren (CZ) reageert: Om de mogelijkheid om expertisenetwerken te bekostigen uit premiegeld te onderzoeken,
dient een businesscase die de kosteneffectiviteit van deze manier van werken aantoont te worden afgestemd met de NZA. Dit is
echter zeer complexe materie.

Reactie kinderarts uit de zaal: binnen de kindergeneeskunde is in overleg met de NZA de DOT structuur een aantal jaar geleden
aangepast, zodat die zorg — inclusief weesgeneesmiddelen — aan kinderen met bijzondere ziekten nu vergoed wordt. Er is dus al
een ‘best practice’.

Weesgeneesmiddelen en dure geneesmiddelen
Momenteel zijn er een aantal zaken omtrent dure (wees)geneesmiddelen die haaks staan op het beleid van het vormen van
kenniscentra:

- Het UMC dat de middelen voorschrijft, draagt de kosten — ook als er door een perifeer ziekenhuis is doorverwezen.
- Overheveling van bepaalde medicatie naar het ziekenhuisbudget. Hierdoor worden patiénten met een bepaalde (dure)
aandoening geweigerd of krijgen een medicijn dat ze nodig hebben niet, of niet vergoed.

Debat

Van de Meeren: Vanaf 2015 worden er zorgverzekeraars breed afspraken gemaakt die inhouden dat het risico m.b.t. de kosten
voor weesgeneesmiddelen op basis van nacalculatie bij de zorgverzekeraars ligt. Het UMC moet een geneesmiddel kunnen
voorschrijven als dat nodig is. Dit geldt niet voor andere dure geneesmiddelen; die zijn door de overheid zijn overgeheveld naar
het ziekenhuisbudget. Er is geen vast systeem dat beschrijft welke professional moet afwegen of het voorschrijven van deze
middelen binnen het budget past — de arts of de bestuurder van het ziekenhuis? Het is lastig om hier de ideale oplossing voor
te bedenken. Expertisecentra kunnen veel betekenen in de weging van de effectiviteit en mogelijk risico van het al dan niet
voorschrijven.

Expertisecentra en Europese Referentie Netwerken

Het hele aanmeldingsproces rondom de expertisecentra is er op gericht om te kunnen aansluiten bij de Europese
referentienetwerken.

Patiéntenperspectief: mw. Marleen Kaatee (PSC Patients Europe) *

PSC Patients Europe is een patiéntenorganisatie ‘nieuwe stijl’. Er wordt samengewerkt met bestaande patiéntenorganisaties —
‘mini-expertisecentra’ op patiénten niveau — in diverse Europese landen. Er zijn geen filialen. Uitgangspunt is onderling kennis
delen en bundelen, deze verstrekken en steun bieden aan PSC patiénten in Europa. Informatie wordt via de cloud en de website
gedeeld. Artsen zijn Europees en globaal, georganiseerd met efficiency als uitgangspunt: geen dubbele onderzoeken en
voldoende deelnemers aan een onderzoek voor wetenschappelijke bewijsvoering. Ook in Nederland zal optimale samenwerking
tussen ziekenhuizen en kennisverspreiding vanuit een expertisecentrum via collegiaal contact naar “satellietcentra” voor meer
efficiency gaan zorgen. Lange wachttijden kunnen worden voorkomen en continuiteit van zorg kan worden geborgd doordat
patiénten de zorg kunnen ontvangen bij deze satellietcentra in de regio. Uiteraard moet een second opinion — al dan niet in een
expertisecentrum —mogelijk blijven.
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Zorgverlenersperspectief: mw. prof. dr. Martina Cornel - VUMC en Orphanet

De nieuwe EU regelgeving beschrijft de patiéntenrechten op cross border healthcare en de verplichting tot het delen van
expertise en het samenwerken tussen expertisecentra in Europa. Waar in het verleden het met elkaar verbinden van researchers
werd gestimuleerd, wordt er nu — in het Public Health Programme van Horizon 2020 - minder gefocust op de wetenschap alleen,
maar ook op implementatie, guidelines en financiering — dus healthcare.

Het doel van de Europese referentienetwerken is het verbeteren van de kwaliteit, veiligheid en toegang tot gespecialiseerde
gezondheidzorg in Europa voor met name zeldzame aandoeningen. De EU-regelgeving voorziet echter niet in de financiering van
deze zorg. Het public health program in Horizon 2020 voorziet hier hopelijk meer in. De verantwoordelijkheid voor het regelen
van de gezondheidszorg ligt echter niet op Europees niveau, maar bij de lidstaten zelf. De EU kan hierin wel adviseren.

Debat

Deelnemers: dhr. Ton Akkermans (NFVN), mw. prof. dr. Martina Cornel (VUmc), mw. prof. dr. Conny van Ravenswaaij-Arts
(UMCG)

Het erkennen van Nederlandse expertisecentra door de overheid brengt zowel Europese kansen als bedreigingen.

Kansen:

- Financiering verkrijgen uit de ERN call.

- Alsin Nederland een zorgstandaard wordt ontwikkeld waarin de zorg integraal wordt vormgegeven - inclusief financiering
van huisarts tot professor en zelfmanagement - volgens een integrale bekostigingsstructuur, dan lopen wij voorop in Europa.

- Onlangs is bekend gemaakt dat alle EU memberstates de orphacodes moeten volgen.

Bedreigingen:

- Discussies over welk Nederlands expertisecentrum het Europese expertisecentrum wordt.

- Europa wil maar beperkt aantal referentienetwerken — wat gebeurt er met de echt zeldzame aandoeningen in deze
structuur?

- Hetis nog niet duidelijk welke Europese netwerken er zullen ontstaan. Eén ziekte of verzamelingen van zeldzame
aandoeningen? Het is van groot belang dat patiéntenorganisatie betrokken is bij de referentienetwerken.

Conclusies en afsluiting

Jacobine Geel: Er is tijdens het congres ontzettend veel gezegd over veel onderwerpen die met elkaar samenhangen. Dit heeft
enorm bewustzijn verhogend gewerkt. De nieuwe werkelijkheid rondom de expertisecentra en Europese referentienetwerken
creéert bewustwording en kansen. Het is belangrijk om vanuit deze awareness de discussie en de ontwikkelingen te blijven
volgen en voelen. Mw. Geel bedankt alle aanwezigen, panelleden en sprekers voor hun bijdragen. Dhr. Oosterwijk bedankt tot
slot mw. Geel voor haar deskundige en inspirerende leiding van de dag.
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VOOR ZELDZAME EN GENETISCHE AANDOENINGEN

%l%éﬁ%

De VSOP is een samenwerkingsverband van ongeveer 70 patiéntenorganisaties. De meeste daarvan richten zich op
zeldzame en genetische aandoeningen. Dit betreft naar schatting één miljoen mensen, en 5% van alle pasgeborenen,
in Nederland. De VSOP behartigt hun gezamenlijke belangen op het terrein van de kwaliteit van zorg, diagnostiek en
preventie, medisch wetenschappelijk onderzoek, erfelijkheid en zwangerschap. De missie van de VSOP is te stimuleren

dat nieuwe genetische kennis en biomedische toepassingen voor iedereen toegankelijk zijn en optimaal bijdragen aan
het welzijn en de gezondheid van zowel huidige als toekomstige generaties.

Wie zijn we?

Wat doen we?

Geinspireerd door het perspectief van ouders en patiénten zet de VSOP zich in voor:

= Verbetering van de kwaliteit van leven middels betere zorg, diagnostiek, preventie.

= Tijdige informatie en begeleiding bij erfelijkheidsvraagstukken.

® |nnovatie in onderzoek en therapieontwikkeling, met patiénten(organisaties) als partner.

=  Oplossingen voor maatschappelijke en ethische dilemma’s bij biomedisch en genetisch onderzoek.

Voor wie?

Voor patiénten: In de eerste plaats behartigt de VSOP de belangen van patiénten, ouders, hun naasten en overige direct
betrokkenen, waaronder ook mensen met een verhoogde kans op een genetische aandoening.

Voor iedere Nederlander: De VSOP heeft een maatschappelijke missie die voor de hele samenleving van belang is.
ledereen krijgt vroeg of laat te maken met de kansen en de dilemma’s van moderne biomedische en genetische
ontwikkelingen, zowel in de gezondheidszorg (bijvoorbeeld de hielprik bij pasgeborenen) als in het leven van alledag
(bijvoorbeeld het aanbod van voorspellende genetische testen).

Hoe?

In overleg met ervaringsdeskundige patiénten worden de ideeén en voorstellen van de VSOP onder de aandacht
gebracht van, of uitgewerkt samen met, Nederlandse en Europese partijen op het terrein van gezondheidszorg en
onderzoek: overheid, politiek, medische beroepsgroepen, zorgverzekeraars, zorgaanbieders, medisch-
wetenschappelijk onderzoek, industrie etc.. Ook op andere manieren draagt de VSOP concreet bij aan meer preventie,
tijdige diagnostiek en betere kwaliteit van zorg. De VSOP is bijvoorbeeld de grootste ontwikkelaar van zorgstandaarden
en artsenbrochures voor zeldzame aandoeningen. In Europa is de VSOP actief via 0.a. EGAN (Patients Network for
Medical Research and Health), EURORDIS (Rare Diseases Europe) en onderzoeksprojecten.

De VSOP opereert vanuit Soest met een team van 17 betrokken medewerkers.
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De Nationale Conferentie Zeldzame Aandoeningen 2014 werd mede mogelijk gemaakt door financiéle bijdragen van:
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