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Samenvatting

Dit project ‘Bijzondere zorg voor bijzondere aandoeningen: verbanden — verbinden - verbonden’ richt zich op mensen met
zeldzame, genetische en aangeboren aandoeningen: “bijzondere aandoeningen”. Hoe verschillend ook, zij hebben
veel gemeen. Hun aandoeningen en problematiek vertonen diverse dwarsverbanden op grond waarvan onderlinge
verbondenheid en samenwerking mogelijk zijn. Bovendien kan men in de zoektocht naar oplossingen andere partijen
in het Nederlandse en internationale zorgveld aan zich kan verbinden; beleidsmakers, onderzoekers, zorgverleners,
zorgverzekeraars etc. Dit wordt binnen de volgende projectthema’s uitgewerkt:

1. Diagnostiek, onderzoek en therapieontwikkeling
2. Kwaliteit en organisatie van zorg
3. Verbinding

De eerste twee thema’s worden uitgewerkt in zogenaamde A-activiteiten. Dit zijn aandoeningspecifieke activiteiten
die zich richten op medische of zorg-gerelateerde dwarsverbanden en worden in samenwerking tussen de
desbetreffende patiéntenorganisaties en de VSOP uitgevoerd, vaak ook samen met zorgprofessionals. Dit omvat
bijvoorbeeld activiteiten op het terrein van diagnostiek; onderzoek; kwaliteit van zorg en bijzondere vormen van zorg
voor kinderen.

Het derde thema, ‘Verbinding’, omvat verbindende V-activiteiten. Deze activiteiten dragen bij aan de samenhang
tussen de afzonderlijke activiteiten, aan verbondenheid tussen de projectpartners en beinvloeden de beleidsmatige
kaders zodanig dat de A-activiteiten effectief kunnen zijn. Hieronder vallen bijvoorbeeld beleidsbeinvloeding op het
terrein van zeldzame aandoeningen, zoals preventie, zwangerschap, Europees beleid, kwaliteit en organisatie van
Zorg.
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Inleiding

Doel en doelgroep

Dit project richt zich op de verbetering van de kwaliteit van zorg en leven van
volwassenen en kinderen met bijzondere aandoeningen zoals zeldzame en genetische
aandoeningen, aangeboren aandoeningen die ontstaan zijn tijdens de zwangerschap of
geboorte, en chronische aandoeningen bij kinderen. Tezamen betreft dit minstens één
miljoen Nederlanders. Het project versterkt hun positie en rol en die van hun
patiéntenorganisaties in het onderzoeksbeleid en kwaliteitsbeleid. De veelal ernstige
medische problematiek van deze aandoeningen heeft een enorme impact op de
kwaliteit van leven en gaat samen met externe problematiek, zoals ontbrekend wetenschappelijk onderzoek, late
diagnostiek, onbekendheid bij zorgverleners, onvoldoende samenwerking in expertisenetwerken en ontbrekende

kwaliteitsstandaarden.

Er bestaan wereldwijd 7.000 tot 10.000 zeldzame aandoeningen. Volgens de formele Europese definitie is een
aandoening zeldzaam bij minder dan 1 op 2.000 patiénten. Omgerekend gaat het in Nederland dan om minder dan
8.500 patiénten met een bepaalde zeldzame aandoening (www.nationaalkompas.nl/gezondheid-en-ziekte/ziekten-en-
aandoeningen/zeldzame-ziekten). Ongeveer 80% daarvan is genetisch (erfelijk, niet-erfelijk en chromosomaal). Er zijn
ook veel genetische aandoeningen die niet zeldzaam zijn. De doelgroep betreft alle patiénten met dergelijke
bijzondere aandoeningen en hun naaste zorgomgeving. De website www.zichtopzeldzaam.nl (een resultaat van het
vorige voucherproject) brengt deze aandoeningen in beeld en koppelt ze aan patiéntenorganisaties,

kwaliteitsdocumenten en later vanaf 2015 ook aan expertisecentra.

Onderhavige projectvoorstel sluit aan op een aantal thema’s in zowel het Nederlandse als Europese zorgbeleid.

Te denken valt aan de grote aandacht voor zeldzame aandoeningen, genetische diagnostiek, zwangerschapszorg en
patiéntenparticipatie.

In 2013 is het Nationaal Plan Zeldzame Aandoeningen, NPZZ (ZonMw, 2013) door de minister van VWS
onderschreven. De eerste actie gericht op de implementatie van dit nationaal plan betrof de toetsing van kandidaat-
expertisecentra onder regie van de NFU. i.s.m. de VSOP worden de centra ook vanuit het patiéntenperspectief
getoetst. Sinds 2015 wordt ook de verdere implementatie van het NPZZ ter hand genomen en wordt de minister eind
2016 geadviseerd t.a.v. actualisatie.

Penvoerder

Penvoerder en hoofduitvoerder in dit project is de VSOP.

De VSOP is een vereniging van waaruit ca. 70 patiéntenorganisaties hun
gezamenlijke belangen behartigen. De VSOP staat voor de totale doelgroep
van mensen met zeldzame en genetische aandoeningen (waaronder erfelijke,
chromosomale en aangeboren aandoeningen), hun gezinnen en directe
zorgverleners, en voor samenleving brede thema’s op het terrein van ethiek,
onderzoek en preventie. Voor deze doelgroep zet de VSOP zich landelijk,
Europees en internationaal in voor: betere zorg; tijdige informatie en
begeleiding bij erfelijkheidsvraagstukken (bijvoorbeeld rondom kinderwens en zwangerschap); meer begrip voor

de visie van ouders en patiénten op ethische dilemma's; meer wetenschappelijk onderzoek, preventie en
therapieontwikkeling; meer patiéntenparticipatie in (biomedisch) wetenschappelijk onderzoek.

Thema’s
Het project richt zich op de volgende thema’'s:

1. Diagnostiek, onderzoek en therapieontwikkeling. In het onderzoek naar en de ontwikkeling van (betere)
medische behandelingen, therapieén en producten (medicijnen en hulpmiddelen) kunnen patiénten als
eindgebruikers door vroege en continue betrokkenheid bij dit proces, een belangrijke bijdrage leveren aan het
laten aansluiten van de ontwikkelde therapieén en medische producten op hun problematiek en behoeften.

2. Kwaliteit en organisatie van zorg. Bijzondere aandoeningen hebben te maken met onbekendheid, late
diagnostiek, tekortschietende kennis en expertise in de zorg, ineffectieve interventies, ontbrekende netwerken


http://www.nationaalkompas.nl/gezondheid-en-ziekte/ziekten-en-aandoeningen/zeldzame-ziekten/
http://www.nationaalkompas.nl/gezondheid-en-ziekte/ziekten-en-aandoeningen/zeldzame-ziekten/
http://www.zichtopzeldzaam.nl/
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en kwaliteitsstandaarden. Onder dit tweede thema wordt daarom gewerkt aan de directe beinvloeding van de
kwaliteit van zorg vanuit patiéntenperspectief — en daarmee samenhangend, de organisatie van zorg- in de
dagelijkse praktijk van zorgaanbieders en zorgverleners.

De projectactiviteiten die onder deze twee thema’s vallen worden A-activiteiten genoemd. Dit zijn
aandoeningspecifieke activiteiten die zich, bij voorkeur, richten op aandoeningen met medische of zorg-gerelateerde
dwarsverbanden. Ze worden in samenwerking tussen de desbetreffende projectpartners en de VSOP uitgevoerd.

3. Verbinding. Dit betreft omvat verbindende activiteiten, gerelateerd aan de twee hierboven genoemde thema'’s:

- Platforms: ter voorbereiding en afstemmen van beleid en events.

— Beleid: bewustwording (awareness) en beleidsbeinvloeding bij nationale en Europese overheden, politiek,
zorgverzekeraars, medische beroepsgroepen, regulerende instanties etc. Concreet betekent met name
vertegenwoordiging in relevante beleidsbijeenkomsten en beleidsorganen.

— Events: omvat het Nationale Conferentie Zeldzame Aandoeningen, de Date2Innovate en
Zeldzameziektendag.

— Communicatie: interne en externe communicatie, o.a. door middel van een aantal websites.

A- en V-Vouchers

Dit project wordt primair gefinancierd door de deelnemende patiéntenorganisaties, door de inzet van vouchers ter
waarde van € 18.000 die hen door het ministerie van VWS ter beschikking zijn gesteld. Daarnaast is cofinanciering
mogelijk. In dit project kan een voucher als volgt worden ingezet:

A-Voucher: De voucher wordt bestemd voor de realisatie van de aandoeningspecifieke producten of diensten, die
verderop in dit projectplan nader beschreven worden. Een A-activiteit kan 1, 2 of 3 jaar kan duren. Voor de
projectpartner kan in sommige gevallen dit een redelijk intensieve samenwerking met de VSOP betekenen.

Het grootste deel van de waarde van de A-voucher, € 12.500 per jaar, betreft personele kosten en (externe) materiéle
kosten die direct gerelateerd zijn aan de desbetreffende A-activiteit. Zonder substantiéle externe kosten resulteert dit
in 133 uur dienstverlening: ongeveer 107 uur (80%) door een projectmedewerker, 13 uur (10%) secretariaat en 13 uur
(10%) management (zie begroting). Het resterende deel van iedere A-voucher (€ 5.500) betreft de inzet van de VSOP
op V-activiteiten en algemeen projectmanagement.

V-Voucher: Als de patiéntenorganisatie hiervoor kiest, komt de voucher geheel ten goede aan V-activiteiten (en

algemeen projectmanagement). De patiéntenorganisatie bepaalt zelf of men aan V-activiteiten die zich daarvoor

lenen, zoals een platform, actief wil deelnemen. Eventuele reiskosten van de vouchergever zijn dan desgewenst
declarabel. De vouchergever kan een voorkeur aangeven voor een specifiek V-onderwerp, maar de VSOP kan
daarvan om organisatorische redenen afwijken. Alle V-activiteiten zijn gepland voor de volledige projectduur.

De duur van de A-activiteiten is afhankelijk van de aard van de desbetreffende activiteit. De projectpartners die

participeren in A-activiteiten verklaren zich verantwoordelijk voor de borging, onderhoud en actualisatie van de

ontwikkelde producten na afloop van het project. De VSOP staat garant voor de disseminatie van de V-activiteiten
door de opgedane expertise te delen met, en/of over te dragen aan het patiéntenveld via o.a. Patiéntenfederatie NL,

Ieder(In), PGOsupport etc. De projectpartners zijn als volgt betrokken:

a. Inhoud: de VSOP faciliteert in dit project een aantal platforms voor pg-organisaties en andere partijen uit het
zorgveld.

b. Uitvoering: er zijn frequente contacten tussen de projectpartners en de VSOP, met name bij de A-activiteiten.
Waar nodig, overleggen de VSOP en projectpartners van eenzelfde A-activiteit en/of biedt de VSOP
achterbanraadplegingen aan.

c. Proces: alle projectpartners worden geraadpleegd bij voor hen essentiéle wijzigingen in het project als totaal.
Ook worden de jaarlijkse werkplannen (voor 2017 en 2018) vooraf aan alle projectpartners voorgelegd.

d. Patiéntenperspectief: De vertegenwoordigers van de projectpartners zijn zelf patiént, naaste van een patiént
en/of staan in zeer nauw contact met hun achterbannen: patiénten, ouders van jonge kinderen met een
(chronische) aandoening en hun zorgomgeving. Bovendien vinden er binnen diverse deelactiviteiten
rechtstreekse consultaties plaats van patiénten, zowel individueel als collectief (online raadplegingen).

Dit garandeert de inbreng van het patiéntenperspectief.

Met name de V-activiteiten zijn niet alleen gericht op, en van belang voor, de projectpartners maar voor alle patiénten

met vergelijkbare problematiek; de platforms staan open voor alle vertegenwoordigers van pg-organisaties en, in

overleg met de VSOP, voor externe deskundigen.
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Projectpartners

De eerder ingediende aanvraag voor de periode 2016-2018 telde 23 projectpartners met de VSOP als hoofduitvoerder.
Het onderhavige projectvoorstel is waar nodig geactualiseerd en wordt het werkplan voor 2017 nader uitgewerkt.

Er is een projectpartner toegevoegd (FSign) en tevens zijn er in totaal 12 extra vouchers toegekend (van 51 naar 63).

In het project participeren nu de volgende 24 patiéntenorganisaties als vouchergevers en projectpartners:

1. ADCA-Vereniging Nederland (www.ataxie.nl). De ADCA-Vereniging Nederland zet zich in voor mensen die te maken
hebben met een cerebellaire atrofie / ataxie met een autosomaal-dominant patroon van overerving, of een daarop gelijkende
niet-erfelijke vorm en houdt zich bezig met belangenbehartiging, informatievoorziening en lotgenotencontact.

2. CMTC-OVM (www.cmtc.nl). Wereldwijd opererende non-profit patiéntenvereniging voor mensen met vasculaire
malformaties en in het bijzonder de zeldzame ziekte CMTC ('Van Lohuizen syndroom'). Missie CMTC-OVM: het bevorderen
van het welzijn van mensen die lijden aan vasculaire malformaties zoals CMTC, in het bijzonder haar eigen leden en het
bevorderen en ontwikkelen van activiteiten die dit welzijn kunnen bevorderen. Het bevorderen van (wetenschappelijk)
onderzoek naar oorzaken en behandeling.

3. Dit Koningskind (www.ditkoningskind.nl). Een landelijke vereniging voor christenen met een beperking en allen die bij hen
betrokken zijn.

4. DSD Nederland (www.dsdnederland.nl). DSD Nederland komt op voor de belangen van vrouwen en meisjes met
androgeen ongevoeligheid syndroom, XY gonadale dysgenesie, Leydigcel hypoplasie, echt hermafroditisme en
enzymstoornissen in de steroidsynthese zoals 173-hydroxysteroid dehydrogenase en 5a-reductase deficiéntie.

5. Fragiele-X Vereniging Nederland (www.fragielex.nl). De vereniging steunt sinds 2008 mensen met Fragiele-X of verwante
aandoeningen en staat voor: de belangen van mensen met Fragiele-X of verwante aandoeningen (FXTAS, POF); de belangen
van ouders en verzorgers van kinderen; betere informatie en het bevorderen van verder wetenschappelijk onderzoek.

6. Fsign: Fabry Support & Informatie Groep Nederland (www .fabry.nl). Fsign is in 2001 opgericht met als doel de patiénten
die aan deze aandoening lijden te organiseren, zodat zij middels een eigen stem hun belangen kunnen behartigen.

7. HCAWA-D. HCHWA-D staat voor Hereditary Cerebral Hemorrhage With Amyloidosis—Duchtype (erfelijke
hersenbloedingen met amyloidose, Nederlandse type) en is een erfelijke vorm van hersenbloedingen. De vereniging
behartigt regionaal, nationaal en internationaal de belangen van mensen die direct of indirect belast zijn met de ziekte, ook
wel de Katwijkse Ziekte genoemd.

8. Helpende Handen (www.helpendehanden.nl). Helpende Handen is de vereniging langdurige zorg voor reformatorische
mensen met een beperking. De vereniging is in 1973 opgericht en behartigt de belangen van mensen met een beperking, hun
ouders of andere (wettelijke) vertegenwoordigers, met als doel het geestelijk en lichamelijk welzijn van deze mensen te
bevorderen.

9. HEVAS: Nederlandse ouder- en Patiéntenvereniging voor HEmangiomen en VASculaire malformaties (www.hevas.eu).
HEVAS helpt ouders en patiénten bij het vinden van de juiste artsen, onderhoudt contacten met gespecialiseerde artsen en
geeft voorlichting over de aandoeningen. Hemangiomen (aardbeienvlekken) komen veel voor als kleine plekjes bij naar
schatting wel 4 tot 10 procent bij baby's. Ze ontwikkelen zich meestal in de eerste weken na de geboorte. Hemangiomen zijn
goedaardige bloedvattumoren en geven meestal geen problemen, maar in ernstiger gevallen is de tumorgroei zodanig dat
bijvoorbeeld de ogen of luchtpijp worden dichtgedrukt.

10. K&Z:Kind en Ziekenhuis (www kindenziekenhuis.nl). De Stichting Kind en Ziekenhuis behartigt sinds 1977 de belangen
van kinderen in het ziekenhuis en hun ouders door het stimuleren van kindgerichte zorg, waarbij rekening wordt gehouden
met de specifieke behoeften van kinderen en het geven van informatie en advies.

11. Laposa: Landelijke Patiénten- en Oudervereniging voor Schedel- en Aangezichtsafwijkingen (www.laposa.nl) geeft
voorlichting, steun en advies op medisch, psychisch, juridisch en sociaal terrein, ter bevordering van het welzijn van
patiénten en van hun ouders. Organiseert en stimuleert onderling contact en uitwisseling van ervaringen.

12. Longfonds Patiéntenvereniging (www.longfonds.nl). De patiéntenvereniging van het Longfonds behartigt de belangen
van mensen met longziekten. De patiéntenvereniging van het Longfonds zet zich in om goede zorg voor mensen met een
longziekte te bevorderen.

13. NCFS: Nederlandse Cystic Fibrosis Stichting (www.ncfs.nl). De NCFS maakt zich sterk voor mensen met CF. Cystic Fibrosis
(ook wel bekend als taaislijmziekte) is een aangeboren aandoening die (vooralsnog) niet te genezen is. Bij mensen met CF is
het slijm door een genetische afwijking uitzonderlijk taai, waardoor organen zoals de longen, alvleesklier en lever steeds
slechter gaan functioneren We maken (digitaal) lotgenotencontact mogelijk en geven voorlichting aan patiénten, ouders,
partners, begeleiders en deskundigen. De NCFS beheert de Nederlandse CF Registratie: een database ten behoeve van
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onderzoek, met geanonimiseerde medische gegevens van vrijwel alle mensen met CF in Nederland. We financieren en
stimuleren wetenschappelijk onderzoek.

NFVN: Neurofibromatose Vereniging Nederland (www.neurofibromatose.nl). De NFVN stelt zich ten doel patiénten en
iedereen die direct of indirect met Neurofibromatose (NF) te maken hebben met elkaar in contact te brengen en wegen te
zoeken om hun belangen optimaal te behartigen. NF is een dominant erfelijke aandoening met zeer uiteenlopende
uitingsvormen, die vooral huid- en zenuwweefsel aantast. NF is erfelijk maar wordt in de helft van de gevallen veroorzaakt
door spontane mutatie. NF1, of de ziekte van von Recklinghausen komt bij 1 op 3000 mensen voor, NF2 is zeldzamer.

NPPV: Nederlandse Paget Patiénten Vereniging (www.paget.nl). De vereniging stelt zich ten doel de positie van personen
die lijden aan de botziekte van Paget te versterken door belangen behartiging op lichamelijk, psychisch en sociaal gebied. De
vereniging is inmiddels opgeheven.

NPV: Nederlandse Patiénten Vereniging (www.npvzorg.nl). De NPV is de enige algemeen-christelijke vereniging in
Nederland die zich vanuit patiéntenperspectief bezighoudt met de zorg voor het leven. De NPV heeft 58.000 leden.

NVHP: Nederlandse Vereniging van Hemofilie Patiénten (www.nvhp.nl). De in 1971 opgerichte vereniging is een
belangenvereniging voor mensen met hemofilie en aanverwante erfelijke afwijkingen die in het cascade van de congenitale
stolling vallen. Het betreft hier onder meer de ziekte van von Willebrand, de ziekte van Glanzmann, Factor VII deficiéntie en
zeldzame deficiénties als factor I, II, IV, V, X, XI, XII en XIII.

PVN: Parkinson Vereniging Nederland (www.parkinson-vereniging.nl). De Parkinson Vereniging komt op voor de
belangen van patiénten met de ziekte van Parkinson, of Parkinsonisme en voor hun familieleden.

SBN: Sarcoidose Belangenvereniging Nederland (www.sarcoidose.nl) maakt zich sterk voor een betere kwaliteit van leven
van mensen met sarcoidose, streeft naar een goede informatievoorziening en het bevorderen van kennis over deze
aandoening.

SCCH: Nederlandse vereniging van patiénten met Sterno Costo Claviculaire Hyperostosis (www.scch.nl).

De vereniging behartigt de belangen van mensen met de zeldzame chronische botaandoening SCCH veroorzaakt door
Sternocostoclaviculaire Hyperostosis (SCCH), een zeldzame, chronische botaandoening veroorzaakt door een steriele
ontsteking van het borstbeen, de daaraan bevestigde sleutelbeenderen en de ribben.

SN: Spierziekten Nederland (www.spierziekten.nl). Spierziekten Nederland (voorheen VSN) komt op voor mensen met
een spierziekte. Het gaat Spierziekten Nederland om een betere kwaliteit van de zorg, effectief wetenschappelijk onderzoek,
alsmede goede voorlichting en informatie, ook voor artsen en professionele hulpverleners.

SNS: Stichting Noonan Syndroom (www.noonansyndroom.nl). De Stichting behartigt in Nederland de belangen van
personen met het Noonan Syndroom, CFC syndroom en Costello syndroom. Verschillende verschijnselen komen in diverse
combinaties voor. Vaak is er sprake van karakteristieke gelaatskenmerken, een aangeboren hartafwijking, een bescheiden
lengte en een lichte ontwikkelingsachterstand.

VAP: Vereniging van Allergiepatiénten (www.allergievereniging.nl). De vereniging heeft ten doel: te fungeren als platform
voor onderling contact tussen allergiepatiénten en geinteresseerden; de belangenbehartiging van allergiepatiénten in het
algemeen en voor leden in het bijzonder; het bevorderen en ondersteunen van allergologisch en immunologisch onderzoek;
het geven van voorlichting in algemene zin; het bijdragen aan het bevorderen van ontwikkelingen op medisch gebied van
allergologie, immunologie en aanverwante gebieden.

VOI: Vereniging Osteogenesis Imperfecta (www.oivereniging.nl) is een vereniging voor mensen met Osteogenesis
Imperfecta (OI) en hun directe omgeving. Ol is een zeldzame, aangeboren en erfelijke bindweefselaandoening. De VOI is
actief op het gebied van informatievoorziening, lotgenotencontact en belangenbehartiging.


http://nl.wikipedia.org/wiki/Ziekte_van_Parkinson
http://nl.wikipedia.org/wiki/Parkinsonisme
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Onderstaande overzicht vermeldt de aard! en duur van de deelname van de projectpartners:

Projectpartner

2017

A-Vouchers

Totaal

TOTAAL
A-Vouchers

V-Vouchers
TOTAAL

Hevas 1.1 Databank 1.1 Databank 1.1 Databank 3
NCFS 1.1 Databank 1.1 Databank 1.1 Databank 3
Fragiele X 2.1 Kwaliteitsstandaard 2.1 Kwaliteitsstandaard 2.1 Kwaliteitsstandaard 3
PVN 2.1 Kwaliteitsstandaard 2.1 Kwaliteitsstandaard 2.1 Kwaliteitsstandaard 3
SCCH 2.1 Kwaliteitsstandaard 2.1 Kwaliteitsstandaard 2.1 Kwaliteitsstandaard 3
K&zZ 2.2 Expertisenetwerk 2.2 Expertisenetwerk 2.2 Expertisenetwerk 3
Laposa 2.2 Expertisenetwerk 2.2 Expertisenetwerk 2.2 Expertisenetwerk 8
DSD 2.2 Expertisenetwerk 2.2 Expertisenetwerk 2.2 Expertisenetwerk 3
NFVN 2.3 Zorgplan 2.3 Zorgplan 2.3 Zorgplan 3
SN 2.4.1 Ontwikkeling behandeladvies 2.4.1 Ontwikkeling behandeladvies 2.4.1 Ontwikkeling behandeladvies 3
Longfonds 2.4.1 Ontwikkeling behandeladvies 2.4.1 Ontwikkeling behandeladvies 2
SBN 2.4.1 Ontwikkeling behandeladvies 2.4.1 Ontwikkeling behandeladvies 2
\VOI 2.5 Psychosociale zorg kinderen 1
Fsign 2.5 Psychosociale zorg kinderen 1
NVHP 2.6 Awareness 2.6 Awareness 2.6 Awareness g
ADCA 2.7 Zorgvisie 2.7 Zorgvisie 2.7 Zorgvisie 3
HCHWA-D 2.7 Zorgvisie 2.7 Zorgvisie 2.9 Patiéntenversie zorgvisie/zorgpad 3
VAP 2.8 Onderzoeksagenda 2.8 Onderzoeksagenda A 3
SNS 2.10 Actualisering zorgstandaard 2.10 Actualisering zorgstandaard 2
NPPV 2.5.2 Update behandeladvies 1
CMTC-OVM \ \ 2
Dit Koningskind \ \ 2
Helpende Handen \Y \ 2
NPPV \ \ 2
NPV \ \ \ 3
SNS 1

! De nog niet nader aangeduide A-vouchers worden zo ruim mogelijk v66r de aanvang van het desbetreffende projectjaar

gespecificeerd.
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1 DIAGNOSTIEK, ONDERZOEK EN THERAPIEONTWIKKELING

Inleiding

Patiéntenorganisaties worden zich meer en meer bewust van de relevantie van hun bijdrage aan wetenschappelijk
onderzoek t.b.v. hun aandoening (Smit, 2012). Ook de Gezondheidsraad onderschrijft het belang van de inbreng
van patiénten bij het opstellen van de onderzoeksagenda en de ontwikkeling van nieuwe medische producten.

1.1 DATABANK

Projectpartners: HEVAS (2016-2018) en NCFS (2016-2018)

Inleiding. Deze activiteit realiseert patiéntenparticipatie op het terrein van medische databanken (database met
medische en kwaliteitsdata, al dan niet gekoppeld aan een biobank). Dit versterkt de rol van patiéntenorganisaties in
(de agendering van) zorgonderzoek en het monitoren van de kwaliteit van zorg, en bevordert daarmee een
gelijkwaardig partnerschap t.o.v. veldpartijen als onderzoekers, therapieontwikkelaars, zorgaanbieders en
zorgverzekeraars. De beoogde resultaten zijn primair bedoeld voor de participerende patiéntenorganisaties en hun
achterban: deze kunnen zij gebruiken om bij die veldpartijen hun agenda betreffende zorg en onderzoek in te
brengen. Het belang van de achterban van de participerende organisaties is dat hun gezondheid en/of levenskwaliteit
met behulp van de registers in kaart kunnen worden gebracht, alsmede hun behoeften ten aanzien van de verbetering
van zorg(onderzoek). Hiermee wordt de noodzaak tot het daadwerkelijk realiseren van bepaalde verbeteringen in
zorg en onderzoek, daadwerkelijk onderbouwd. Voorwaarde voor deze activiteit is commitment van de betrokken
behandelaren/onderzoekers bij de totstandkoming van de databank. De nadere uitwerking van deze activiteit vindt
plaats tussen de VSOP en projectpartner op grond van de behoefte, wensen en haalbaarheid.

Plan van aanpak register: De registratie wordt ontwikkeld volgens een stappenplan (Registries for Evaluating Patient
Outcomes: A User’s Guide http://effectivehealthcare.ahrq.gov/index.cfm/search-for-guides-reviews-and-
reports/?pageaction=displayproduct&productid=1897 ) bestaande uit:

I.  Voorbereiding: stakeholderanalyse, core data set, doelpopulatie, beheer & toezicht, privacy en ethiek.

II.  Realisatie: specificaties data, informed consent, eventueel METC goedkeuring, aanmelding College Bescherming
Persoonsgegevens, invoer en opslag van gegevens en beveiliging, anonimiseren van gegevens en rapportage.

De nadere uitwerking van deze activiteit vindt plaats tussen de VSOP en projectpartner (en behandelaren en
onderzoekers) op grond van de behoefte, wensen en haalbaarheid. Met de projectpartners vindt regelmatig
individueel en gezamenlijk overleg plaats. Op hun beurt betrekken zij de achterban bij doelstelling(en), vormgeving
en beheer van het register. Zodra wordt begonnen met het “vullen” daarvan, wordt de achterban van de partners
gevraagd daarvoor gegevens aan te leveren, bijvoorbeeld via een achterbanraadpleging via internet. Het natuurlijk
verloop van de aandoening wordt in kaart gebracht, mede op basis van de minimale dataset die geformuleerd is in
het EPI-rare project (case characterisation essentials, determinants & health service data, outcomes: www .epirare.eu).

In Nederland is de NFU een consortium op het gebied van kwaliteit van zorg gestart. Op het gebied van
kwaliteitsregistraties worden voorbeelden benoemd in de brochure Kwaliteitsregistratie met toekomst. De

verwachting is dat ook voor zeldzame aandoeningen dit soort registers opgezet gaan worden in de komende jaren.
Dit type registers kunnen op termijn een bijdrage leveren ten behoeve van verbetering van kwaliteit van zorg en
interventies bij patiénten met een bepaalde zeldzame aandoening.

Registers kunnen zogenaamde patiént-gerapporteerde uitkomsten (PROs) bevatten. Deze zijn aspecten van
gezondheid en functioneren die patiénten belangrijk vinden (voorbeelden van PROs zijn: pijn, vermoeidheid en
beperkingen in dagelijks functioneren met werk, sport, of huishouden). Volgens de geldende leidraden, worden zulke
PROs m.b.v. gevalideerde vragenlijsten gemeten (ofwel aandoeningspecifiek ofwel generiek en dus toepasbaar op
meerdere aandoeningen). Indien de patiéntenorganisatie beschikt over een lijst met PROs, die tot stand is gekomen
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volgens de geldende leidraden?, kan men de fase van inventarisatie en evaluatie van bestaande vragenlijsten
overgaan (zie 2.3.2b). Dit gebeurt met behulp van expert-methodologen. Indien een (generieke) vragenlijst
geidentificeerd is die zonder aanpassingen overgenomen kan worden, kan de vragenlijst gebruikt worden om
patiénten te bevragen met het doel om de PROs daadwerkelijk te meten en op te nemen in de te ontwikkelen register.
Minimale duur inventarisatie en evaluatiefase indien de PO over een lijst met PROs beschikt: 6 maanden.

Ook de mogelijkheden om vanuit het Persoonlijk Gezondheid Dossier (PGD) en/of diverse eHealth Apps, al dan niet
CE gecertificeerd, door middel van zelfrapportage bij te dragen aan de data die verzameld worden in het register
zullen ook worden onderzocht.

Plan van aanpak biobank: De nadere uitwerking van deze activiteit vindt plaats tussen de VSOP en projectpartner
op grond van de behoefte, wensen en haalbaarheid. Als mogelijkheden kunnen worden genoemd: het uitwerken van
de rol van de patiéntenorganisatie in het beheer van een biobank (governance), het koppelen van meerdere kleine
biobanken in diverse ziekenhuizen en onderzoeksinstellingen tot een gezamenlijke biobank, etc.

2 Caroline B. Terwee, Philip J. van der Wees, Sandra Beurskens, namens het NFU-expertisenetwerk Patient-Reported Outcomes;
Handreiking voor de selectie van PROs en PROMs; NFU-consortium Kwaliteit van Zorg 2015
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2 KWALITEIT EN ORGANISATIE VAN ZORG

Inleiding
Kwaliteitsstandaarden

In het in 2013 gelanceerde en door de minister onderschreven Nationaal Plan Zeldzame Ziekten (www.npzz.nl)
wordt de ontwikkeling van kwaliteitsstandaarden voor zeldzame aandoeningen aanbevolen. Bovendien is hierin
uitgangspunt dat expertisecentra (i.s.m. NFU en VSOP) daarvoor verantwoordelijk zijn en volgens deze
kwaliteitsstandaarden moeten werken. Indien er geen expertisecentrum is, wordt tenminste een zorgstandaard
aanbevolen (Zeldzame ziekte: expertisecentrum of zorgstandaard, 2014). In het bijzonder voor zeldzame
aandoeningen is het van groot belang dat kwaliteitsstandaarden niet alleen een medisch perspectief beschrijven, maar
primair gebaseerd zijn op wat goede zorg en kwaliteit van leven is vanuit het patiéntperspectief. Dit patiéntperspectief
behelst een gestructureerde inventarisatie van ervaren hiaten in de zorg en behoeften van een patiéntengroep met het
doel deze, gelijkwaardig aan het medisch perspectief, te incorporeren in de kwaliteitsstandaarden.

Zorginhoudelijke en organisatorische modules

De ontwikkeling van een volledige kwaliteitsstandaard die alle zorgaspecten omvat is op termijn zinvol, maar voor
veel (zeldzame) aandoeningen in eerste instantie niet haalbaar, bijvoorbeeld wanneer de aandoening zeer zeldzaam is
(ultra-rare), er nog te weinig onderzoek is gedaan en/of er geen consensus bij experts is over de beste behandeling en
zorg, of eenvoudigweg omdat de financiéle middelen ontoereikend zijn.

In die gevallen vormt een modulaire aanpak, waarbij begonnen wordt met de ontwikkeling van een één of meerdere
documenten ofwel ‘modules’ een goede basis voor zorgverbetering. Deze wijze van aanpak volgt zo veel mogelijk de
Leidraad voor Kwaliteitsstandaarden (Zorginstituut Nederland, 2014)
(www.zorginstituutnederland.nl/kwaliteit/toetsingskader+en+register/leidraden#Watiseenkwaliteitsstandaard).

De ontwikkeling vindt plaats op basis van een aantal door patiénten en zorgverleners geprioriteerde knelpunten in
de inhoud en/of organisatie van de zorg, of op sociaal-maatschappelijk vlak, waarbij betere afstemming tussen de
verschillende zorgverleners oplossingen kan bieden. Vervolgens richt de (set van) module(s), zijnde de dan geldende
kwaliteitsstandaard voor de aandoening, zich primair op de medische professie en zorgverleners, niet op de patiént.

Patiéntenversies

Het Zorginstituut Nederland stelt een versie voor zorggebruikers ofwel een patiéntenversie als voorwaarde voor
registratie van een kwaliteitsstandaard in het Kwaliteitsregister. Dit betreft een begrijpelijke ‘vertaling’ van de
kwaliteitsstandaard voor patiénten en hun naasten, met daarin o.a. informatie over de eigen rol van de patiént in
het zorgproces en mogelijkheden voor ondersteuning daarbij. Een patiéntenversie stelt de patiént in staat de regie
te voeren over de zorg voor zijn/haar aandoening en draagt bij aan ‘patient-empowerment’.

Expertisenetwerken

Zowel in Nederland als op Europees niveau (EUCERD, 2011) bestaat consensus over de noodzaak de expertise
rondom zorg, expertise en onderzoek voor mensen met zeldzame aandoeningen te concentreren in expertisecentra,
expertiseteams, behandelteams (tezamen: expertisenetwerken) en Europese Referentienetwerken (ERN’s). Dit
gecoordineerde proces van concentratie enerzijds en kennisdeling binnen de zorgketen anderzijds wordt hierna
aangeduid als ‘concentratie van expertise’. Het bevordert de kwaliteit van zorg en leven, voorkomt (onherstelbare)
gezondheidsschade en onnodige complicaties en reduceert gezondheidskosten. Hiervoor is duidelijkheid nodig ten
aanzien van waar de gespecialiseerde kennis en deskundigheid voor een bepaalde aandoening zich bevinden en
waaruit deze bestaan. Het bleek dat er geen helderheid was voor patiénten waar men terecht kon en geen helderheid
voor zorgaanbieders, of zij zich als een specifiek expertisecentrum kunnen afficheren en wat dat in de praktijk
(visitatie, contractering, financiering) betekent (Stuurgroep Weesgeneesmiddelen, 2012). Ter bevordering van de
transparantie waar goede zorg voor patiénten met zeldzame aandoeningen geboden wordt, werkt de VSOP vanaf
2013 mee aan de toetsing van ziekenhuizen die aangemerkt willen worden als expertisecentrum en faciliteert de
Nederlandse patiéntenorganisaties daarbij.
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Toetsing expertisecentra

Vanaf januari 2013 heeft de VSOP als lid van de Wetenschappelijke Adviesraad (WAR) van Orphanet ervaring
opgedaan met de toetsing, vanuit het patiéntenperspectief, van centra die zich bij Orphanet aanmelden voor
registratie als expertisecentrum in de (Europese) database a.d.h.v. de EUCERD-criteria. Per september 2014 werkt de
VSOP samen met de NFU in het toetsen van kandidaat expertisecentra in Nederland. Deze activiteit draagt zowel
beleidsmatig als praktisch bij aan de realisatie van — mede op basis van het patiéntenperspectief gekwalificeerde -
expertisecentra en expertisenetwerken. Validatie van deze kandidaat expertisecentra voor zeldzame aandoeningen
binnen de Nederlandse UMC'’s, zowel vanuit het medisch als het patiéntenperspectief, is noodzakelijk met het oog op
transparantie, kwaliteitsbevordering en bewaking, benchmarking, draagvlak, juridische aspecten en voorwaarde voor
opname in Europese Referentie Netwerken (ERN’s) die van belang zijn voor grensoverschrijdende zorg (Europese
Commissie, 2011). Validatie resulteert in een betrouwbaar zicht op zowel de efficiéntie als de dekking van de
expertise binnen het zorglandschap voor zeldzame aandoeningen in Nederland. Het verbetert de bestaande
infrastructuur, brengt het zorglandschap voor zeldzame aandoeningen in kaart en biedt zicht op mogelijke “missing
diseases’: patiéntenpopulaties met een zeldzame aandoening waarvoor (nog) geen expertisecentrum bestaat. Zo wordt
het Nederlandse zorglandschap inzichtelijk voor zowel patiénten als zorgprofessionals, en worden zorgaanbod en de
zorgorganisatie geoptimaliseerd.

De door de NFU voorgedragen expertisecentra in de UMC’s , STZ- en overige ziekenhuizen werden tussen september
2014 en oktober 2016 getoetst (incl. hertoetsing van expertisecentra met voorlopige erkenning) en gevalideerd vanuit
zowel het medisch-wetenschappelijk als het patiéntenperspectief. Daarbij is het tevens nadrukkelijk de intentie
samenwerking tussen de expertisecentra en de patiéntenorganisaties te bevorderen. Zie
www.vsop.nl/nl/expertisecentra/toetsing-nfu/toetsingsprocedure voor de procedure. Deze gezamenlijke en

gelijktijdige beoordeling vindt plaats door middel van een gezamenlijk proces en aan de hand van de EUCERD-
criteria (www.eucerd.eu). Positieve uitkomsten van beide deelbeoordelingen zijn noodzakelijk om definitief als
expertisecentrum erkend te worden; het uiteindelijk oordeel daarover is, via een inmiddels ingestelde
Beoordelingscommissie, aan de NFU en de minister. Deze toetsing wordt eind 2016 afgerond en vormt

het begin van een permanente kwaliteitscyclus voor expertisecentra voor zeldzame aandoeningen. De nadruk kan
dan meer liggen op de relatie tussen expertisecentrum en patiéntenorganisatie en de rol van het expertisecentrum
in zowel Nederlandse als Europese (ERN) als internationale expertisenetwerken. Daarbij zijn kwaliteit en
patiéntenperspectief, maar ook bekostiging, thema’s die lang zullen spelen.

2.1 KWALITEITSSTANDAARD

Projectpartners: Fragiele X-Vereniging Nederland (2016-2018), Parkinson Vereniging Nederland (2016-2018),
SCCH (2016-2018)

Kwaliteitsstandaarden zijn openbaar toegankelijke documenten die goede zorg beschrijven voor een bepaald
gezondheid-gerelateerd thema (Leidraad voor Kwaliteitsstandaarden, Advies- en expertgroep Kwaliteitsstandaarden
(AQUA)). Hiermee kan de kwaliteit van zorg worden geborgd of verbeterd. Een kwaliteitsstandaard is de
verzamelnaam voor medische richtlijnen en zorgstandaarden en is een norm die aangeeft waaraan goede zorg
voldoet voor een aandoening of een cluster van aandoeningen. Het kan uit een of meerdere modules bestaan die
zelfstandig kunnen functioneren maar gezamenlijk één geheel vormen. Een module kan ofwel zorginhoudelijke
ofwel organisatorisch van aard zijn, maar is veelal een combinatie van beide.

Plan van aanpak - Knelpuntenanalyse: De ontwikkeling van kwaliteitsstandaarden start met een knelpuntenanalyse.
Patiéntenorganisaties die zeldzame aandoeningen of syndromen vertegenwoordigen kunnen specifiek voor hun
aandoening(en) of syndromen met gemeenschappelijke kenmerken/knelpunten een knelpuntenanalyse laten
verrichten. Wanneer hieruit blijkt dat de aandoeningen of syndromen die zij vertegenwoordigen gemeenschappelijke
knelpunten in de zorg ervaren, dan is het mogelijk een module (zie 2.1.2) te ontwikkelen met het doel dat
gemeenschappelijke knelpunt voor hun aandoeningen of syndromen op te lossen. Binnen deze activiteit is het
eveneens mogelijk dat een patiéntenorganisatie een knelpuntenanalyse laat verrichten voor alleen die aandoening(en)
die zij vertegenwoordigt.

Duur: Een knelpuntenanalyse duurt maximaal een jaar. Aangezien de knelpuntenanalyse wellicht eerder gereed is,
kan vervolgens gestart wordt met een plan van aanpak of advies aan de betreffende patiéntenorganisatie hoe dit
knelpunt opgelost kan worden (bijv. advies m.b.t. ontwikkeling van een module voor het ervaren knelpunt).
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De inventarisatiefase zou de volgende activiteiten kunnen omvatten:

a. gefocuste literatuursearch;

b. focusgroepen met ervaringsdeskundige patiénten ter inventarisatie van de knelpunten;

c. gesprekken met zorgverleners uit de werkgroepen ter inventarisatie van de knelpunten;

d. (zonodig) globale analyse van het zorgveld indien een expertisecentrum c.q. netwerk ontbreekt, eventueel
resulterend in de ontwikkeling van een organisatorische module;

e. prioriteren en vaststellen van knelpunten die uitgewerkt zullen worden in modules.

Ontwikkeling module(s): Idealiter vormen kwaliteitsstandaarden (i.c. richtlijnen en/of zorgstandaarden) de basis
voor de zorgverlening rond een bepaalde aandoening in Nederland. Omdat het voor veel zeldzame aandoeningen
(vooralsnog) erg moeilijk is om de ontwikkeling van een volledige kwaliteitsstandaard te realiseren, wordt in deze
activiteit uitgaan van een of meerdere modules van een kwaliteitsstandaard, die de belangrijkste knelpunten in de
zorg voor mensen met een bepaalde zeldzame aandoening adresseren. Deze activiteit richt zich op de ontwikkeling
van modules voor kwaliteitsstandaarden voor (onderdelen van) de zorg voor specifieke zeldzame aandoeningen
waarvoor geen - door zowel patiénten als zorgverleners gedragen - kwaliteitsstandaarden bestaan. Een module kan
ontwikkeld worden voor zowel de zorginhoud als voor de organisatie van de zorg en kan bovendien een combinatie
van beide zijn. Mocht uit de prioritering naar aanleiding van de knelpuntenanalyse blijken dat er primair behoefte is
aan een zorginhoudelijke module, gericht op medisch inhoudelijke aspecten zoals het medisch handelen, dan zal de
VSOP de vouchergever(s) assisteren bij de agendering en mogelijke betrokkenheid van de Federatie/Kennisinstituut
Medisch Specialisten en medisch-wetenschappelijke verenigingen bij de totstandkoming ervan. Veelal zullen de
modules overigens een combinatie zijn van zorginhoudelijke en organisatorische aspecten. Voor het realiseren van
modules behoort de inzet van meerdere vouchers van verschillende patiéntenorganisaties, vanuit verschillende
aandoeningen, doch met een gemeenschappelijke problematiek, tot de mogelijkheid.

Duur: Aard en aantal te ontwikkelen modules zijn afthankelijk van de uitkomsten van de voorgaande
knelpuntenanalyse. Gerekend dient te worden op een traject van tenminste 2 jaar. De nadere uitwerking van deze
activiteit vindt plaats tussen de VSOP en projectpartner op grond van de behoefte, wensen en haalbaarheid.

Resultaat: Het ontwikkelen van een of meerdere modules die vanuit medisch wetenschappelijk en vanuit
patiéntenperspectief de zorg beschrijven. De module adresseert een specifiek knelpunt in de zorg.

2.2 EXPERTISENETWERK
Projectpartners: Laposa (2016), DSD Nederland (2016-2018), Stichting Kind en Ziekenhuis (2016-2018).

Inleiding: Het ontbreekt bij vele aandoeningen aan duidelijkheid welke concentratievormen van toepassing zijn bij
zorgaanbieders betrokken bij de diagnose, behandeling en zorg van patiénten met een specifieke aandoening. Ook de
gevolgen van concentratie, zowel positief als negatief, zijn vaak niet duidelijk. Het moet duidelijk zijn welke
zorgaanbieders (ziekenhuizen) in welke vorm onderdeel uitmaken van het expertisenetwerk (expertisecentrum of
behandelteam) en wat concentratie betekent, of zou moeten betekenen voor de kwaliteit van zorg.

Resultaat: (1) inzicht in de organisatie van zorg en de gevolgen van concentratie, en/of (2) de realisatie van een
ingericht en erkend expertisenetwerk voor een (cluster van) zeldzame aandoeningen.

Plan van aanpak: De VSOP begeleidt de projectpartner en het gerelateerde zorg/expertisenetwerk bij:

- in kaart brengen Nederlandse zorglandschap;

- inrichten zorglandschap; mogelijke deelproducten: convenant; toetsingscriteria en toetsing behandelcentra;

- inbedding in het Europese (ERNs) en/of internationale zorglandschap (hierbij is de VSOP afhankelijk van
(internationale) ontwikkelingen).

De VSOP heeft aanjagende rol, adviesrol, begeleidt/coacht het proces en bewaakt (namens de projectpartner) het
patiéntenbelang.
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2.3 AANDOENINGSPECIFIEK INDIVIDUEEL ZORGPLAN

Projectpartners: NFVN (2016-2018)

Inleiding. Volgens de wet dient een Individueel zorgPlan (hierna: IzP) opgesteld te worden bij elke zorgverlening die
langer dan drie maanden duurt. Het hoofddoel van het individuele zorgplan is samen met de patiént de
zorgbehoeften vanuit patiéntenperspectief vast te stellen, uit te voeren, te monitoren en zo nodig bij te stellen. Het IzP
is de praktische vertaling van de in de kwaliteitsstandaard beschreven aandoeningspecifieke en generieke zorg voor
de concrete zorgbehoefte van de individuele patiént.

Een aandoeningspecifiek IzP is een blauwdruk die per patiént op maat wordt gemaakt. Deze activiteit beoogt een
dergelijke blauwdruk te ontwikkelen voor een (cluster van) zeldzame aandoening(en). Bij het ontwikkelen van
aandoeningspecifieke individuele zorgplannen wordt, daar waar mogelijk, het landelijke Raamwerk IzP als
uitgangspunt genomen. Ook zal, zoveel mogelijk, gewerkt worden volgens de landelijke consensus over de
functionaliteiten, die een IzP moet omvatten. In Nederland bestaan al enkele blauwdrukken van een 1zP, zoals voor
Epilepsie, Diabetes type 2 en COPD. Een aandoeningspecifiek IzP-plus is een uitgebreidere versie van het reguliere
IzP. Een 1zP-plus bevat de terminologie- en codering van de te registreren/ te bespreken (medische) gegevens.

Duur: afhankelijk van de complexiteit van de aandoening minimaal 2 jaar.

Resultaat: een aandoeningspecifiek, individueel zorgplan met bijpbehorende codering
en terminologiestelsel volgens de aanbevelingen van de EU Commission Expert Group
on Rare Diseases. Patiéntenorganisaties met een IzP+ hebben, door die codering en
terminologie, de mogelijkheid, i.s.m. zorgcentra (bijv. expertisecentrum), een register

op te bouwen, het IzP te digitaliseren etc.
Plan van aanpak:

samenstellen werkgroep (patiéntenorganisatie, zorgverleners (expertisecentrum), projectmedewerker(s) VSOP);
project uitwerken volgens het raamwerk individueel zorgplan;

bepalen welke onderwerpen (bijv. meet- en streefwaarden, klachtenpatroon, medicatieoverzicht) uitgewerkt
worden in het aandoeningspecifiek 1zP;

4. per onderwerp bepalen welke gegevens in het IzP geregistreerd moeten worden. Indien er onvoldoende
kennis/informatie beschikbaar is, zal eerst een inventarisatie plaatsvinden onder de achterban van de
patiéntenorganisatie;

formulering tekstvelden en toetsen bij de achterban;
functioneel ontwerp maken i.s.m. Nictiz;

bepalen welke elementen uit de totale gegevensset kunnen dienen voor de koppeling met terminologie- en
codestelsels (=bepalen dataset);

8. terminologie- en codestelsels koppelen aan geselecteerde gegevens (wijze van notering dataset);
9. (digitale) oplevering en overdracht aan patiéntenorganisatie;

10. oplevering dataset behorend bij IzP+ in ontwikkelingstool Decor door Nictiz.

De verwachting is dat het voor iedere persoon in 2020 mogelijk is om een persoonlijk gezondheidsdossier (PGD) bij
te houden. Dit PGD kan op maat gemaakt worden afhankelijk van het zorggebruik en de wensen van de gebruiker.
Op basis van de inhoud van een aandoeningspecifiek IzP zullen aanbevelingen worden gedaan voor inrichting van
het PGD, zodat de verbinding tussen zorgverlener en de patiént/gebruiker van het PGD gelegd kan worden. Idealiter
zal een IzP onderdeel uitmaken van een PGD.
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2.4 BEHANDELADVIES EERSTELIJNSZORG

24.1 Ontwikkeling behandeladvies

Projectpartners: Spierziekten Nederland (2016-2018), Longfonds (2016-2017) en Sarcoidose Belangenvereniging
Nederland (2016-2017).

Inleiding: In deze activiteit worden vanuit het patiéntenperspectief aandoeningspecifieke behandeladviezen
ontwikkeld voor eerstelijnszorgverleners. Gevoed door het patiéntenperspectief komen alle relevante zorgaspecten
aan de orde. Deze behandeladviezen verbeteren de kwaliteit van zorg door eerstelijnszorgverleners voor patiénten
met een zeldzame aandoening nadat de diagnose is gesteld en versterken de samenwerking tussen de eerste- en
tweedelijnszorg. Het gevolg is 0.a. adequatere afstemming van medicatievoorschriften en betere psychosociale
begeleiding. Diagnosestelling en therapeutische behandeling vinden meestal plaats in tweede lijn. De behoefte aan
psychosociale begeleiding vanuit de eerstelijn blijft. Betere kennis over de aandoening kan leiden tot tijdige
doorverwijzing en zo eventueel onnodige of zelfs schadelijke interventies voorkomen. Het behandeladvies wordt
digitaal opgeleverd. Na het stellen van de diagnose bespreken de patiént en de huisartsarts het behandeladvies in
het kader van het behandelplan.

Duur: 2 jaar.
Plan van aanpak: Bij de ontwikkeling van de behandeladviezen werken de volgende partijen samen:

1) de patiéntenorganisatie voor de inbreng van het patiéntenperspectief;

2) hun medisch adviseurs voor medische adviezen;

3) de VSOP voor ontwikkeling en codrdinatie, en:

4) de desbetreffende beroepsgroep voor inbreng vanuit het medisch perspectief en autorisatie.

In deze beschrijving wordt uitgegaan van de huisarts als doelgroep en de betrokkenheid van het Nederlands
Huisartsen Genootschap (NHG) als hun vertegenwoordiger. De ervaring bij de reeds ontwikkelde
huisartsenadviezen leert dat deze ook gebruikt worden door revalidatieartsen, artsen verstandelijk gehandicapten
(AVG’s), verpleeghuisartsen en bedrijfsartsen.

Het stappenplan is als volgt:

1. literatuuronderzoek (zoveel mogelijk evidence-based);

2. interviews met de projectpartners t.a.v. het te verwoorden patiéntenperspectief;

3. interviews met de medisch adviseur(s) van de projectpartners, en/of andere door hen aanbevolen medisch
specialist(en);

formulering concept behandeladvies;

consultatieronden bij de projectpartners en geconsulteerde medisch adviseurs;

accordering door de projectpartners en geconsulteerde medisch adviseurs

medische autorisatie door het NHG;

in samenspraak met alle betrokken partijen (patiéntenorganisatie, VSOP, NHG) wordt een tekst voor de
samenvatting op de NHG-website en de brief met kernboodschap voor de huisarts gemaakt;

® NG

9. VSOP levert de tekst van het getipdatet behandeladvies aan voor vormgeving t.b.v. de PDF;

10. VSOP levert de teksten van de samenvatting en de brief en het behandeladvies (PDF’s) aan bij het NHG voor het
online zetten op de NHG-website;

11. VSOP verspreidt PDF van het behandeladvies en de brief (t.b.v. op websites van o.a. projectpartners, VSOP,
NHG, www.zichtopzeldzaam.nl, Erfocentrum, Orphanet en opname in het HIS (Huisartsen Informatie Systeem)
en ConsultWijzer);

12. overdracht copyright digitale eindproduct door de VSOP aan het NHG en de patiéntenorganisatie.

Met het kader (bestuur, bureau, medisch adviesraad) van de projectpartners is frequent overleg over de inhoud van
de behandeladviezen. Waar nodig wordt ook de achterban geraadpleegd. De achterban krijgt de beschikking over
een digitaal exemplaar (met printoptie) en overhandigt een brief over het behandeladvies persoonlijk tijdens een
consult aan de eerstelijns zorgverlener.
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242 Actualisering behandeladvies

Projectpartner: NPPV (2018)

Inleiding: In deze activiteit worden reeds gepubliceerde behandeladviezen voor eerstelijnszorgverleners
geactualiseerd op inhoud en passend gemaakt in de nieuwe digitale stijl van de informatiereeks. Met de huidige
toegenomen behoefte aan digitalisering zullen de huisartsenbrochures die i.s.m. de VSOP zijn opgeleverd tussen 2007
en eind 2015 niet alleen actueel gemaakt worden aangaande de inhoud maar ook een gedaantewisseling ondergaan
ten aanzien van de digitale beschikbaarheid. De patiént overhandigt voortaan een uitgebreidere brief aan de huisarts,
die hoort bij de brochure en samenvatting die beide via de NHG-website beschikbaar zijn. In deze brief (via de
patiéntorganisatie beschikbaar voor de achterban) staat de kernboodschap over de aandoening. Naast deze beknopte
aandachtspunten leest de huisarts over de beschikbare brochure en samenvatting en de vindplaats ervan op de NHG-
website. Op deze website heeft elk onderwerp een eigen subpagina die gebruiksvriendelijker is door de betere
vindbaarheid en een samenvatting. De subpagina beschikt, naast de direct toegankelijke samenvatting, over een
menu dat toegang geeft tot de uitgebreide brochuretekst en de begeleidende brief. Deze zijn als PDF beschikbaar;
hierdoor is het mogelijk deze documenten te printen en door de patiént te overhandigen tijdens het consult. Ook via
andere relevante websites (0.a. de website van de patiéntenorganisatie, www.vsop.nl, www.zichtopzeldzaam.nl,
www.erfelijkheid.nl, www.thuisarts.nl) kan men deze documenten downloaden.

Ontwikkeling van de brief, de samenvatting en de actualisering van de uitgebreide brochuretekst vindt plaats in
samenspraak met de patiéntorganisatie, hun medisch adviseurs en die van het NHG volgens het stappenplan bij het
ontwikkelen van een behandeladvies, gericht op aanpassing van de tekst op de actualiteit van de informatie.
Aanvullend kan ook worden gekeken in hoeverre het behandeladvies kan worden gebruikt richting andere
behandelaars dan de huisarts.

Duur: 1 jaar. Resultaat: up-to-date en gemoderniseerd (lees: gedigitaliseerd) behandeladvies.
Plan van aanpak: Het stappenplan ziet er ongeveer als volgt uit:

VSOP doet, indien nodig, aanvullende literatuursearch en consulteert medisch adviseurs en projectpartners

VSOP-auteur herschrijft oorspronkelijke tekst van behandeladvies op basis van te updaten informatie

Accordering door projectpartners en geconsulteerde medisch adviseurs

Accordering door NHG (VSOP verwerkt evt. commentaar van NHG)

In samenspraak met alle betrokken partijen (PO, VSOP, NHG) wordt een tekst voor de samenvatting op de NHG-

website en de brief met kernboodschap voor de huisarts gemaakt

VSOP levert de tekst van het getipdatet behandeladvies aan voor vormgeving t.b.v. de PDF

VSOP levert de teksten van de samenvatting en de brief en het behandeladvies (PDF’s) aan bij het NHG voor het

online zetten op de NHG-website

8. VSOP verspreidt PDF van het behandeladvies en de brief (t.b.v. op websites van o.a. projectpartners, VSOP,
NHG, www.zichtopzeldzaam.nl, Erfocentrum, Orphanet en opname in het HIS (Huisartsen Informatie Systeem)
en ConsultWijzer)

9. Overdracht copyright up-to-date product aan het NHG en de patiéntenorganisatie.

A

N

2.5 PSYCHOSOCIALE ZORG VOOR KINDEREN

Projectpartner: VOI (2016), Fsign (2016)

Inleiding: Als kinderen opgroeien met een chronische of levensbedreigende (zeldzame) ziekte, staat hun sociale en
emotionele ontwikkeling onder druk en hebben zij een grotere kans op problemen in het psychosociaal functioneren
en een verlaagde kwaliteit van leven. Daarnaast kan het hebben van een chronisch ziek kind van invloed zijn op het
psychosociaal functioneren van ouders. Deze problemen zijn niet altijd bekend bij het behandelteam en kunnen vaak
niet worden besproken. Het is van belang om systematisch aandacht aan te besteden aan het functioneren van ouders
en kinderen, zodat problemen snel gesignaleerd worden en juiste hulp en begeleiding geboden wordt. Een manier
om dit te doen is door middel van Patient Reported Outcomes (PROs)1,2 en Parent Reported Outcomes (PaROs),
(Development and implementation of a patient reported outcome intervention (QLIC-ON PRO¥file) in clinical
paediatric oncology practice., 2010) (Monitoring health-related quality of life in paediatric practice: development of an
innovative web-based application., 2011).
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Zowel de Europese Commissie (http://ec.europa.eu/health/rare
diseases/policy/index_en.html) als de Nederlandse overheid (Nationaal Plan Zeldzame
Ziekten) benadrukken het belang van eHealth voor mensen met een zeldzame
aandoening. KLIK (Kwaliteit van Leven In Kaart: www.hetklikt.nu) is een webbased
methode, ontwikkeld door de Psychosociale Afdeling van het Emma
Kinderziekenhuis/AMC (PSA-EKZ), om KvL en psychosociale gegevens van kind en
ouders terug te koppelen aan het behandelteam. De antwoorden van de patiénten en
ouders op online vragenlijsten worden schematisch weergegeven in een KLIK profiel). De lijsten worden thuis
ingevuld en tijdens het consult, worden de antwoorden door het behandelteam met kind en ouders besproken. Het
kind krijgt hierdoor een grotere rol in het consult. Voor de ouders wordt de drempel verlaagd om belemmeringen in
het functioneren van het kind of zichzelf te bespreken.

KLIK is bewezen effectief in het bespreken en signaleren van de problemen (Effectiveness of a web-based application
to monitor health-related quality of life., 2013), (Reporting health-related quality of life scores to physicians during
routine follow-up visits of pediatric oncology patients: Is it effective?, 2013). Vroegere interventie leidt op de lange
termijn tot een afname van problemen in de psychosociale ontwikkeling. Het kind kan tijdig worden verwezen naar
gespecialiseerde zorg. Wanneer het KLIK-PROfiel wordt gebruikt, zijn kinderartsen meer tevreden over de door hen
geboden zorg (3). KLIK wordt toegepast voor verschillende patiéntengroepen in Nederland (Implementation of
electronic Patient Reported Outcomes in pediatric daily clinical practice: The KLIK experience., 2014). Iedere
patiéntengroep heeft behoefte aan verschillende vragenlijsten en ook de poliklinieken zijn anders ingericht, waardoor
KLIK op maat aangeboden wordt aan behandelteams, kinderen en ouders. De basis van de KLIK website is het meten
van KvL bij kinderen met een generieke vragenlijst. Per ziektegroep zijn verschillende ziektespecifieke vragen(lijsten)
beschikbaar op de KLIK website, om zo goed mogelijk aan te sluiten bij de wensen van het behandelteam. Wanneer
er bepaalde vragenlijsten nog niet beschikbaar zijn, kunnen deze worden toegevoegd. Naast de KvL-vragenlijsten zijn
er ook psychologische vragenlijsten die gedrag, angst en somberheid meten en lijsten voor ouderlijke stress. Er zijn
ruim 2.000 kinderen aangemeld op de KLIK website en ruim 200 professionals getraind in het gebruik ervan. KLIK
kan tevens worden gebruikt voor wetenschappelijk onderzoek.

Deze activiteit heeft als kerndoel het bieden van een eHealth toepassing om het psychosociale functioneren van
kinderen met een bijzondere aandoening en hun ouders in beeld te brengen.

Plan van aanpak: in nauwe samenwerking met de psychosociale afdeling van het Emma Kinderziekenhuis/ AMC
wordt per jaar en per voucher tenminste voor één patiéntengroep KLIK ontwikkeld. De VSOP inventariseert en
beschrijft de psychosociale problematiek en verkent de diverse interventies.

Voorwaarde voor samenwerking op het gebied van KLIK is een officieel akkoord van het expertisecentrum m.b.t. het
gebruik van de vragenlijsten in KLIK in de dagelijkse praktijk.

2.6 AWARENESS

Projectpartner: NVHP (2016-2018)

Inleiding: Deze activiteit zorgt voor meer bekendheid, bewustzijn en alertheid (awareness) onder nader te
specificeren veldpartijen: beleidsmakers, onderzoekers, medici, patiénten met de aandoening en/of hun naasten of
maatschappelijke organisaties, om te bevorderen dat de zorg voor de desbetreffende aandoening verbetert.

Plan van aanpak: De projectpartner verkent met de VSOP de vraag hoe meer bekendheid van de aandoening, of
daaraan gerelateerde problematiek, onder zorgverleners en overige relevante veldpartijen (incl. rijksoverheid), kan
bijdragen aan het verbeteren van de kwaliteit van zorg, en daarmee kwaliteit van leven van de desbetreffende
patiéntenpopulatie.

De te adresseren doelgroep(en) worden gezamenlijk geidentificeerd (onderzoekers, of medici, of beleidsmakers,
patiénten of brede publiek etc.) en er wordt een advies opgesteld om bij hen het bewustzijn t.a.v. de aandoeningen bij
de doelgroep te vergroten en het wenselijke beleid t.b.v. de desbetreffende patiéntengroepen te realiseren. Indien van
toepassing worden daarvoor eerst communicatie- en/of projectplannen en -adviezen opgesteld om verbeteringen te
realiseren. Vervolgens realiseert de VSOP, binnen de beschikbare tijd en middelen, de follow-up en implementatie,
waarbij zal worden gestreefd naar een gezamenlijke (implementatie)strategie voor de deelnemende
patiéntenorganisaties aan dit project, waarbij interactie met de eerdergenoemde doelgroepen centraal zal staan.
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2.7 ZORGVISIE

Projectpartner: ADCA (2016-2018), HCHWA-D (2016-2017)

Niet iedere patiéntenorganisaties is op dit moment wellicht in staat om een keuze te maken voor een concreet product
zoals dat in dit projectvoorstel wordt aangeboden. De patiéntenorganisatie kan dan door de VSOP ondersteund
worden bij het identificeren en/of het vinden van oplossingen voor de zorginhoudelijk vraagstukken. De VSOP biedt
ondersteuning bij het bepalen van de zorginhoudelijke speerpunten/organisatiedoelen waarop de patiénten-
organisatie zich zou moeten richten, bijvoorbeeld middels een achterbanraadpleging of focusgroepen. Op grond van
de uitkomsten wordt in onderling overleg bepaald in hoeverre de VSOP en/of andere organisatie daaraan een vervolg
kunnen geven. De VSOP begeleidt de patiéntenorganisatie bij het beschrijven van de organisaties en inhoud van de
zorg voor de desbetreffende aandoening. Deze informatie komt vervolgens op de website van de patiéntenorganisatie
beschikbaar voor de achterban. Op die manier worden de informatie en kennis alvast toegankelijk voor de achterban,
terwijl er achter de scherm gewerkt wordt aan het formeren van een kader waarin het ontwikkelen van een
kwaliteitsmodule mogelijk wordt.

2.8 ONDERZOEKSAGENDA

Projectpartner: VAP (2016-2017)

Inleiding: deze activiteit koppelt de (te beschrijven) onderzoeksagenda van de patiéntenorganisatie aan de
onderzoeksagenda van academische en/of biofarmaceutische onderzoekers en initieert de daaruit volgende
verkenning naar de mogelijkheden de gewenste therapieontwikkeling op te starten en/of medisch product te
ontwikkelen. Dit versterkt de patiéntenparticipatie in (de agendering van) zorgonderzoek en de medische
productontwikkeling door het in kaart brengen van de stand van zaken betreffende onderzoek en
therapieontwikkeling (bijvoorbeeld met hulp van ZonMw, NWO, etc.). Met deze inventarisatie wordt een
patiéntenorganisatie in staat gesteld gerichte interactie aan te gaan met dit onderzoeksveld en daarin agenderend en
prioriterend actief te worden en tevens patiéntgerichtheid te stimuleren.

Plan van aanpak:

Fase 1. De onderzoeksagenda en prioritering van de patiéntenorganisatie worden opgesteld middels
achterbanraadplegingen, focusgroepen, etc.

Fase 2: Er wordt een quick-scan opgesteld van lopend biomedisch onderzoek en therapieontwikkeling voor de
(groep van) aandoeningen in Nederland.

Fase 2: Tijdens de implementatiefase faciliteert de VSOP het contact tussen patiéntenorganisatie en het verkende
onderzoeksveld om beide onderzoeksagenda’s te vergelijken en de patiéntenagenda (op onderdelen) te
realiseren.

Update 2016/2017. De inzet t.b.v. VAP is opgeschoven naar wat in het oorspronkelijke projectplan als optionele
activiteit 6.3 als volgt was beschreven:

Diverse subsidieverstrekkers (bijv. ZonMw) vereisen aantoonbare betrokkenheid van de patiéntenorganisatie bij de
uitvoering van het onderzoek. Ook het Zorginstituut wil bij de beoordeling van (wees)geneesmiddelen ten behoeve
van toelating tot het basispakket in een zo vroeg mogelijk stadium met relevante partijen aan tafel te zitten om
inhoudelijke en procedurele discussiepunten met elkaar te bespreken en de taken te verdelen. Als goed moment is
genoemd het moment van positieve opinion door de EMA (European Medicines Agency). De VSOP ondersteunt en
adviseert de projectpartner bij dergelijk geneesmiddelen of uitkomstenonderzoek. Het Europese project Patient
Partner heeft de diverse rollen die patiénten spelen binnen klinisch onderzoek benoemd volgens de participatieladder
(proefpersoon, informatieverschaffer, adviseur, referent, mede-onderzoeker, initiator). De manieren waarop de
betreffende patiéntenorganisatie haar ervaringskennis kan inzetten worden benoemd, taakomschrijvingen gemaakt,
en de organisatie wordt ondersteund bij het inrichten van de betrokkenheid bij diverse onderzoeksprojecten in
overleg met onderzoekers. De afspraken worden gemaakt mede op basis van aanbevelingen van
(https://mijn.bsl.nl/voorwaarden-voor-succesvolle-betrokkenheid-van-patienten-cliente/9995738 ). Er wordt ook

gebruik gemaakt van de methoden en tools aanwezig op de site www.participatiekompas.nl, het lopende Europese
project EUPATI (European Patients’ Academy on Therapeutic Innovation) en Health Technology Assessment
International (HTAA1).
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2.9 PATIENTENVERSIE ZORGVISIE/ ZORGPAD

Projectpartner: HCHWA-D (2018)

Inleiding:

Een zorgvisie/zorgpad bevat naast het zorgverlenersperspectief ook het patiéntenperspectief op goede zorg, maar
richt zich qua taalgebruik primair op de zorgverlener, o.a. door gebruik van medische terminologie. Door een
vereenvoudigde en hanteerbare versie te ontwikkelen kan de patiént en/of zijn naaste(n) nagaan welke zorgopties er
beschikbaar zijn, waardoor men zelf actief bijdraagt aan het verkrijgen van optimale zorg voor de betreffende patiént
en/of zijn naaste(n).

Duur: Een patiéntenversie van de zorgvisie/zorgpad kan in een a anderhalf jaar inhoudelijk ontwikkeld worden.

Resultaat: patiéntenversie zorgvisie/ zorgpad.

2.10 ACTUALISERING ZORGSTANDAARD

Projectpartner: Stichting Noonan Syndroom (2017-2018)

Inleiding;:

Na vaststelling van een zorgstandaard door alle betrokken veldpartijen, kan zowel vanuit de patiéntenorganisatie, als
vanuit wetenschappelijke verenigingen, worden aangegeven dat bepaalde informatie haar houdbaarheidsdatum
heeft verloren en/of nieuwe informatie moet worden toegevoegd. Gewijzigde teksten worden ter beoordeling aan de
onderhoudsgroep voorgelegd te worden.

Duur: 2 jaar
Resultaat: geactualiseerde zorgstandaard
Plan van aanpak:

Het omvat de volgende activiteiten:

Afstemming wetenschappelijke verenigingen en beroepsverenigingen;
afstemming met expertisecentrum/-centra

onderhoudsgroep samenstellen;

focusgroepen om inhoud te wijzigen/bepalen;

doorvoeren inhoudelijke mutaties;

voorleggen aan redactiecommissie;

autorisatie

definitieve versie;

© PN

. opmaak, vormgeving en publicatie;
10. registratie ZiN.
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3 VERBINDING

Projectpartners: alle projectpartners via hun A-Voucher, en daarnaast de V-Vouchers: Stichting Noonan Syndroom
(2016), CMTC-OVM (2016-2017), NPPV (2016-2017), NPV (2016-2017-2018), Dit Koningskind (2016-2017) en Helpende
Handen (2016-2017).

3.1 PLATFORMS

Binnen platforms kunnen projectpartners, overige patiéntvertegenwoordigers en deskundigen op het desbetreffende
onderwerp zowel projectactiviteiten als andere aan activiteiten afstemmen en elkaar inspireren op het terrein van
uitvoering en beleid (klankbordfunctie). Het platform bespreekt maatschappelijke ontwikkelingen en/of
vraagstukken die leven binnen patiéntenorganisaties. De platforms zorgen zowel voor afstemming tussen de
projectpartners en verbinding tussen hun activiteiten, als voor disseminatie naar, en interactie met, externe partijen.
De platforms ondersteunen lopende discussies, leveren een bijdrage aan visievorming vanuit patiéntenperspectief en
bevorderen de interactie tussen patiéntenorganisaties en andere veldpartijen. Waar mogelijk behandelen de platforms
ook relevante Europese en internationale thema’s en projecten.

Een platform komt twee maal per jaar fysiek bij elkaar. Indien een thema om nadere toelichting of verdieping vraagt,
kan er een externe spreker als inleider worden uitgenodigd. De deelnemers worden vooraf geconsulteerd t.a.v. de
agenda voor een bijeenkomst. Verdere interactie is afhankelijk van de behoeften en mogelijkheden van de deelnemers
en van de beschikbare middelen bij de VSOP als facilitator. De VSOP verzorgt de secretari€le ondersteuning.

3.1.1 Beleid Zeldzame Aandoeningen

Dit Platform BZA is specifiek bedoeld voor patiéntenorganisaties en bepreekt de implementatie van het Nationaal
Plan Zeldzame Ziekten (NPZZ), mede in relatie tot en ter voorbereiding op het Afstemmingsoverleg NPZZ. In het
NPZZ wordt bij iedere aanbeveling vermeld welke veldpartijen daarin een rol zouden moeten spelen en wie
daarvoor het eerste aanspreekpunt is.

Het platform is betrokken bij het onderhoud van de websites www.zeldzameaandoening.nl (in ontwikkeling) en
www.zichtopzeldzaam.nl.

De thema’s in het NPZZ waarin de VSOP als eerstverantwoordelijke (vet gedrukt in onderstaande tabel) of als
betrokken partij wordt aangesproken, betreffen vooral de samenwerking met de patiéntenkoepels, expertisecentra en

zorgverzekeraars.
>  Aanbevelingen Onbekendheid met zeldzame ziekten le aanspreekpunt/overige partij(en)
Stimuleer het vergroten van de algemene bekendheid van ‘het fenomeen’ zeldzame ziekte bij zorg- en hulpverleners, VSOP i.s.m. leder(In) en
zorgverzekeraars, (koepels van) patiéntenorganisaties, beleidsmakers bij overheid en gemeenten en het algemeen Patiéntenfederatie NL Zeldzame
publiek. Ziekten Fonds

> Aanbevelingen Versterken stem van de patiént

Het vergroten en uitbreiden van samenwerking van patiéntenorganisaties ten aanzien van generieke aspecten van VSOP i.s.m. leder(In) en
zeldzame ziekten, met name ten behoeve van belangenbehartiging, is noodzakelijk. Patiéntenfederatie NL

> Aanbevelingen Informatievoorziening en communicatie

Loket of meldpunt voor mensen voor mensen die problemen hebben met zorg of vergoeding van behandeling VSOP i.s.m. leder(In) en
(signaleringsfunctie voor belangenbehartiging). Patiéntenfederatie NL
Verbetering van differentiéle diagnostiek van zeldzame ziekten door: NFU/STZ

a)  Inzet ICT: e-learning en andere ICT applicaties; Patiéntenorganisaties,

b)  Inzet e-mail en video consult vanuit expertisecentrum; Zorgverzekeraars

c)  Verbetering zichtbaarheid van zeldzame ziekten (algemeen) en informatie over expertisecentra.
Portaal website en loket- en verwijsfunctie voor: Erfocentrum i.s.m. Orphanet en
- Mensen die op zoek zijn naar diagnose; VSOP

- Patiénten en/of ouders/familie die op zoek zijn naar informatie over de ziekte, (genetisch) onderzoek,
lotgenoten, een patiéntenorganisatie of expertisecentrum.

- Hulpverleners, studenten of leerkrachten op zoek naar algemene informatie over (de begeleiding van mensen
met) zeldzame ziekten.

- Systematisch verzamelen van informatie uit de groep patiénten met zeldzame ziekten (en hun ouders).
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Verbeteren van de algehele toegang tot informatie over zeldzame ziekten in begrijpelijke taal voor patiénten, familie Erfocentrum en Orphanet i.s.m. NFU.

en verwijzers.

Maak een overzicht van alle organisaties in Nederland van patiénten en ouders die betrokken zijn bij zeldzame PGO support i.s.m. VSOP, Ieder(In)

ziekten. en Patiéntenfederatie NL.

Wetenschappelijke verenigingen, beroepsgroepen, patiéntenorganisaties organiseren met regelmaat symposia of KNMG, KNMP, NHG, VenVN,

nascholing over diverse aspecten van zeldzame ziekten. patiéntenorganisaties, FBG. Europees:
EURORDIS of EPPOSI

> Aanbevelingen Diagnostiek

Verbeter alertheid op zeldzame ziekten. Diversen

> Aanbevelingen Organisatie van de Zorg

Expertisecentra leveren een bijdrage aan de totstandkoming van zorgstandaarden en richtlijnen NFU i.s.m. STZ en VSOP
en werken volgens de vastgestelde procedures uit deze standaard.

> Aanbevelingen Onderzoek

Betrek patiénten bij het stellen van prioriteiten in nieuwe onderzoeksprogramma’s, het bepalen van eindpunten, in ZonMw i.s.m. Patiéntenfederatie NL,
kaart brengen natuurlijk beloop, kwaliteit van leven onderzoek en bij onderzoek naar palliatieve zorg bij snel SGF, VSOP
progressieve ziekten.

3.1.2  Onderzoek, therapieontwikkeling en medicijnbeleid

Het Platform OTM focust op patiéntenparticipatie in medisch-wetenschappelijk, klinisch onderzoek en bij het
opzetten en beheren (governance) van patiéntenregistraties en biobanken. De kwaliteit van biomedisch onderzoek
wordt verbeterd door het patiéntenperspectief in te brengen en de uitkomsten voldoen meer aan de daadwerkelijke
behoeften van patiénten. De bijeenkomsten van dit platform worden naar verwachting gecombineerd met die van het
platform ‘Zorg voor een goede start’.

Het platform is betrokken bij het onderhoud van de websites www.biobanken.org en www.onderzoekwijzer.nl.

3.1.3 Zorg voor een goede start

Dit Platform ZGS richt zich op:

a) het begin van het leven: zwangerschap, geboorte en de kinderleeftijd. Aan de orde
komen interventies rondom de zwangerschap, zoals preconceptiezorg/screening,
preimplantatie genetische diagnostiek, de 20-weken echo en prenatale screening,
neonatale screening (hielprik), levensbeéindiging bij pasgeborenen met ernstige

afwijkingen, etc.;
b) biomedisch, klinisch en zorgonderzoek en therapie ontwikkeling voor (chronisch) zieke kinderen in Nederland;
c) effecten van leefstijl van moeder en kind en medische behandelingen op de latere leeftijd.

De bijeenkomsten van dit platform worden naar verwachting gecombineerd met die van het platform ‘Onderzoek,
therapieontwikkeling en medicijnbeleid’. Het platform is betrokken bij het onderhoud van de website
www.kindenonderzoek.nl.

3.14 Kwaliteitstandaarden

Vanaf 2010 organiseert de VSOP bijeenkomsten ter bevordering van de synergie in de werkwijze m.b.t. de
ontwikkeling en implementatie van zorgstandaarden voor zeldzame aandoeningen (zgn. Netwerk Zorgstandaarden
Zeldzame Aandoeningen). Voor dit platform worden alle patiéntenorganisaties uitgenodigd die zich bezig houden
met de ontwikkeling van kwaliteitsstandaarden, i.c. medische richtlijnen en zorgstandaarden voor zeldzame
aandoeningen. Dit platform wisselt informatie uit omtrent de methoden voor ontwikkeling en implementatie van
kwaliteitsstandaarden, en beleidsmatige ontwikkelingen op dit terrein.

Het platform is betrokken bij het onderhoud van de website www.kwaliteitsstandaarden.net.

22


http://www.biobanken.org/
http://www.onderzoekwijzer.nl/
http://www.kindenonderzoek.nl/
http://www.kwaliteitsstandaarden.net/

Bijzondere zorg

3.1.5 Kwaliteitsverbetering eerstelijnszorg

Inleiding. Dit platform bestaat uit vertegenwoordigers van verschillende partijen: VSOP, Spierziekten Nederland, de
beroepsverenigingen van: huisartsen (NHG), kinderartsen (NVK), jeugdartsen (AJN), klinisch genetici (VKGN) en
kinderfysiotherapeuten (NVKF), CZ, CBO en Vereniging Gehandicaptenzorg Nederland (VGN). Tevens werken
huisartsen met affiniteit voor de problematiek van zeldzaam mee op persoonlijke titel. Het platform heeft als doel:
kwaliteitsbevordering van de eerstelijnszorg voor zeldzame en genetische aandoeningen vanuit een gezamenlijk
medisch- en patiéntenperspectief door het bevorderen van:

1. voor de beroepsuitoefening noodzakelijke basiskennis zeldzame aandoeningen;
2. kennis over specifieke aandoeningen bij gediagnosticeerde patiénten;
3. vroegdiagnostiek.

Door verbetering van de vroegdiagnostiek wordt mogelijke (verdere) gezondheidsschade zoveel mogelijk beperkt.
Diagnosestelling en behandeling vinden meestal plaats in tweede lijn. Verbetering van de kwaliteit van de eerstelijns
zorg voor mensen met een zeldzame aandoening is van groot belang en een betere kennis/begrip bij eerstelijns
zorgverleners leidt o.a. tot betere psychosociale begeleiding van patiént en zijn naasten. Juist aan psychosociale
begeleiding vanuit de eerste lijn blijft vaak behoefte bestaan.

Doelstellingen:

1. De beschikbaarstelling van kwaliteitsinformatie voor de eerstelijnszorg (doelgroepen: zorgverleners en
patiéntenorganisaties), vanuit een geintegreerd medisch- en patiéntenperspectief, o.a. op
www.zichtopzeldzaam.nl.

2. De kwaliteitsborging, qua inhoud en vormgeving, van behandeladviezen voor eerstelijnszorgverleners, zowel bij
de actualisering van bestaande adviezen door de verantwoordelijke patiéntenorganisaties, als bij de ontwikkeling
van nieuwe adviezen.

Bevordering van vindbaarheid en gebruik van de behandeladviezen (o0.a. door opname in kwaliteitsstandaarden).
4. De monitoring en advisering van nieuwe initiatieven voor de eerstelijnszorg bij zeldzame aandoeningen.

5. Het bevorderen van de medische deskundigheid van zorgverleners over zeldzame aandoeningen door bij te
dragen aan nascholing, gastcolleges, congressen, publicaties etc. Het patiéntenperspectief en de rol van de
patiéntenorganisaties zijn daarin belangrijke thema’s.

3.2 BELEID

De VSOP participeert in diverse nationale en Europese beleidsorganen die van belang zijn voor het project en de
Nederlandse gezondheidszorg. Het welslagen van het onderhavige project is namelijk niet alleen afhankelijk van een
succesvolle uitwerking door VSOP-medewerkers en de interactie met de betrokkenen, maar ook van beleidsmatige
(maatschappelijke, ethische en juridische) kaders die kunnen bijdragen aan duurzame implementatie.

Het doel van deze activiteiten is in de nationale beleids- en adviesorganen het perspectief van de patiént met een
bijzondere aandoening in te brengen. Soms betreft dit ook het bredere patiéntenbelang. In dat geval wordt
opgetreden namens, en/of afgestemd met koepelorganisaties zoals de Patiéntenfederatie NL. Zo worden de visies en
behoeften van de patiént onderdeel van het beleid en kan worden voorkomen dat daarin andere belangen prevaleren
boven het patiéntenbelang.

Ook wordt vanuit het patiéntenperspectief bijgedragen aan de (permanente) kwaliteitstoetsing en
kwaliteitsbevordering van Nederlandse expertisecentra en de realisatie van, en samenwerking binnen, Europese
Referentie Netwerken (ERNs). Dit in aansluiting op de toetsing en overheidserkenning van Nederlandse
expertisecentra in 2014 t/m 2016 en de mogelijkheid om zich aan te melden als ERN in 2016.

Uitgegaan wordt van gemiddeld vier vergaderingen per jaar per beleidsorgaan, en een totale tijdsinvestering van acht
uur per vergadering, inclusief voorbereiding reistijd, follow-up en tussentijds overleg.
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De VSOP is heeft zitting in de volgende organen, en behartigd daar de algemene belangen van bijzondere

aandoeningen, en/ of het algemene patiéntenperspectief (www.vsop.nl/nl/wat-doen-wij/onze-invloed/commissies):

» Bestuurslid Apollo
Netwerk

» Forum
Biotechnologie en
Genetica

» Adviescommissie
Ministerie van VWS

» Directieberaad
Patiéntenfederatie N1

Het Apollo netwerk (www.apollonetwerk.nl) bestaat uit zorgverzekeraars, pharma, apothekers
zorgaanbieders en zorg verleners. Het richt zich op innovaties in de (farmaceutische) zorg.

In het Forum Biotechnologie en Genetica (FBG: www.forumbg.nl) stellen overheid en landelijke
partijen op het terrein van biomedisch onderzoek en genetica hun beleid af. Het Forum
produceert signalementen en adviezen richting overheid en parlement. In de algemene
vergaderingen van het FBG vertegenwoordigt de VSOP tevens de Patiéntenfederatie NL.

De VWS-Adviescommissie begeleidt de toepassing van de Richtlijn klinische proeven 2001/20/EC
en de aanpassing ervan: www.ntvg.nl/publicatie/afbakening-van-geneesmiddelenonderzoek-

volgens-de-gewijzigde-wet-medisch-wetenschappelijk/volledig.

3.2.2 Onderzoek, therapieontwikkeling en medicijnbeleid

De VSOP is vertegenwoordigd in de volgende organen, en behartigt daar de belangen van bijzondere aandoeningen
op het terrein van onderzoek en therapieontwikkeling, en/of het algemene patiéntenperspectief:

>

Commissie ATMP
College Beoordeling
Geneesmiddelen

WG Patiéntenfederatie NI

Adviescommissie Pakket
(ACP) van het ZiN
Commissie Goed Gebruik
Geneesmiddelen ZonMw
Medische Producten
Nieuw en Nodig ZonMw
EMA- CAT

Deze CBG Expertgroep stemt af t.a.v. het Nederlandse beleid betreffende advanced therapies,
zoals gentherapie, en adviseert de Nederlandse vertegenwoordiging in de EMA Committee
for Advanced Therapies: http://www.cbg-meb.nl/over-cbg/inhoud/regulier-
overleg/commissie-atmp.

Betreft WG Vergoedingsbeleid en WG Medicijndossier. De VSOP brengt hier de belangen in
van de bijzondere aandoeningen.

De ACP adviseert de RvB van het t.a.v. de samenstelling van het verzekerede basispakket.

www.zonmw.nl/nl/programmas/programma-detail/medische-producten-nieuw-en-nodig/de-
jury.
www.zonmw.nl/nl/programmas/programma-detail/goed-gebruik-geneesmiddelen/ggg-raad-
en-commissies.

De Committee on Advanced Therapies van de EMA adviseert over de toelating van Advanced
Therapies tot de Europese markt.

3.2.3 Zeldzame en genetische aandoeningen

De VSOP is vertegenwoordigd in de volgende organen, en behartigt daar de belangen van zeldzame aandoeningen,
en/of het algemene patiéntenperspectief:

>

>

>

WAR Orphanet-NL

Afstemmingsoverleg
NPZZ

ESHG Dissemination
Committee

Beraadsgroep
Volksgezondheid
Gezondheidsraad

De Wetensschappelijke Adviesraad van Orphanet Nederland beoordeelt aanvragen om erkend
te worden als expertisecentrum binnen Orphanet: www.orphanet.nl/national/NL-
NL/index/wetenschappelijke-advies-raad.

Het Afstemmingsoverleg doet voorstellen i.r.t. de implementatie van het Nationaal Plan
Zeldzame Ziekten

De ESHG is de Europese vereniging van klinisch genetici (www.eshg.org).

De Beraadsgroep Volksgezondheid richt zich op de gezondheidstoestand van de bevolking als
geheel of van groepen daarbinnen. Daarbij gaat het om met nam eom ziektepreventie :
maatregelen die gericht zijn op het voorkomen van specifieke ziekten en beperkingen of op de
vroege signalering daarvan. Screening en vaccinaties zijn belangrijke voorbeelden.
www.gezondheidsraad.nl/nl/over-ons/de-raad/beraadsgroepen/beraadsgroep-
volksgezondheid.
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3.24 Zorg voor een goede start

De VSOP is vertegenwoordigd in de volgende organen, en behartigt daar de belangen van bijzondere aandoeningen
op het terrein van reproductie, zwangerschap en geboorte, en/of het algemene patiéntenperspectief:

»  Expertgroepen College Het CPZ is opgericht om de kwaliteit van de gezondheidszorg in Nederland te bevorderen:

Perinatale Zorg

Commissie Registratie
Aangeboren Aandoeningen

Werkgroep Nederlands
Centrum voor
Beroepsziekten

Bestuurslid
PreparingforLife

WG Onderzoek Neonatale
Screening Centrum Voor
Bevolkingsonderzoek

Centraal Orgaan v.h. RIVM
Centrum Voor
Bevolkingsonderzoek

PNHS v.h. RIVM Centrum
Voor Bevolkingsonderzoek

TRIDENT consortium

Werkgroep
Patiéntenfederatie N1

www.collegepz.nl. De werkgroep PIL ontwikkelt de multidisciplinaire preconceptie
indicatielijst. Hierin worden de verwijsindicaties en rolverdeling beschreven voor een
goede samenwerking in de keten van het individuele preconceptie-consult.

De CRAA adviseert de minister van VWS over Eurocat, alsmede over de landelijke
Rapportage Aangeboren Afwijkingen van TNO Kwaliteit van Leven op basis van gegevens
van de Stichting Perinatale Registraties Nederland, en over het landelijk beleid ten aanzien
van de registratie van aangeboren aandoeningen:
www.rug.nl/research/genetics/eurocat/pdf/nieuwsbrief55.pdf.

Betreft de Werkgroep Reproductie en Arbeid van het NCvB:
www.beroepsziekten.nl/node/12.

PfL bevordert de implementatie van preconceptiezorg in gezondheidszorg en public health
in Nederland, Europa en wereldwijd. Dit i.s.m.de WHO: www.preparingforlife.org.

De WONS adviseert de PNHS t.a.v. onderzoekaspecten en aanvragen:
www.rivm.nl/Onderwerpen/Onderwerpen/H/Hielprik/Voor professionals/Organisatie va
n_de hielprikscreening/Programmacommissie neonatale hielprikscreening.

Betreft op het terrein van prenatale screening Downsyndroom en Structureel Echoscopisch
Onderzoek (SEO), het ‘Centraal Orgaan’ en de werkgroepen kwaliteit, onderzoek en
voorlichting, de ad hoc werkgroepen deskundigheidsbevordering en voorlichting
implementatie NIPT:

www.rivm.nl/Onderwerpen/Onderwerpen/T/Twintig_wekenecho/Voor_professionals/Ach
tergronden/Organisatie.

De Programmacommissie Neonatale Hielprik Screening (PNHS) adviseert VWS t.a.v. alle
aspecten van de hielprik:

www.rivm.nl/Onderwerpen/Onderwerpen/H/Hielprik/Voor professionals/Organisatie va
n_de hielprikscreening/Programmacommissie neonatale hielprikscreening.

Het NIPT Consortium, waarin de Nederlandse UMC's o0.a. samenwerken met de
beroepsorganisaties NVOG, KNOV, VKGN en VKGL en de VSOP, gaan de TRIDENT-2
studie uitvoeren. De studie moet duidelijk maken hoe in Nederland het aanbod van NIPT
als eerste screeningstest het beste georganiseerd en uitgevoerd kan worden.
http://niptconsortium.nl/over-nipt/nipt-consortium/

Geboortezorg door cliént bekeken

Werkgroep Folder www.rivm.nl/Documenten_en_publicaties/Algemeen_Actueel/Brochures/Preventie_Zorg_
Zwanger Ziekte/Downscreening/Brochure_Zwanger
3.2.5 Europa

De VSOP is vertegenwoordigd in de volgende organen, en behartigt daar de Europese en internationale belangen van
bijzondere aandoeningen:

» Bestuurslid EGAN Patients Network for Medical Research and Health EGAN (www.egan.eu) vertegenwoordigt
Europese patiéntenorganisaties op het terrein van, met name, het Europese onderzoeksbeleid bij

COMP (mw. P. Evers) en CAT (mw. M..Driessens) van EMA.

» Lid EURORDIS EURORDIS (www.eurordis.org) is de Europese koepel voor zeldzame aandoeningen. De VSOP

vertegenwoordigt Eurordis in Nederland.

» Lid Klankbordgroep
H2020

Op uitnodiging van de overheid (Ondernemend Nederland, www.agentschapnl.nl) participeert
de VSOP, mede namens Patiéntenfederatie NL, in de Klankbordgroep Europees
Kaderprogramma Horizon 2020, dat de Nederlandse overheid adviseert t.a.v. het Nederlandse
standpunt op de werkprogramma’s binnen Horizon 2020.
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3.3 EVENTS

Een drietal jaarlijkse events richten zich op awareness (free publicity), matchmaking (date2Innovate) en
beleidsbeinvloeding (Nationaal Congres Zeldzame Aandoeningen).

3.3.1 Nationaal Congres Zeldzame Aandoeningen

Via het Nationaal Congres Zeldzame Aandoeningen (NCZA) wordt het beleid betreffende zeldzame aandoeningen
vanuit het patiéntenperspectief beinvloed, resulterend in verbetering van de kwaliteit van zorg en kwaliteit van leven
van patiénten met een zeldzame aandoening. Het NCZA vond reeds diverse malen plaats (www.ncza,nl) Het richt

zich op patiéntenorganisaties, beleidsmakers bij overheid, medische beroepsgroepen, zorgverzekeraars, fondsen etc.
Centraal staat de implementatie van het Nationaal Plan Zeldzame Ziekten (www.npzz.nl). Uitgegaan wordt van 100-
150 deelnemers. De VSOP zet zich namens projectpartners en lidorganisaties vervolgens actief in voor implementatie
van de uitkomsten en aanbevelingen.

3.3.2 Date2Innovate

Inleiding. leder projectjaar wordt een Date2Innovate georganiseerd: een ontmoetingsbijeenkomst voor
patiéntenorganisaties, onderzoekers en ontwikkelaars van medische producten (inclusief industrie), voor het eerst
georganiseerd in 2011 i.s.m. FIGON. Patiéntenorganisaties worden zo in staat gesteld om hun belangen op het terrein
van therapie- en productontwikkeling onder de aandacht te brengen van (academische) onderzoekers en
ontwikkelaars van medische producten (medicijnen, hulpmiddelen). Op basis van deze eerste kennismaking kan
verkend worden of er samenwerkingsmogelijkheden binnen een traject zijn dat leidt tot onderzoek en/of
therapie/medicijn ontwikkeling voor de desbetreffende aandoening. Zo kan deze activiteit bijdragen aan meer
therapeutische mogelijkheden voor de achterbannen van de participerende patiéntenorganisaties.

Plan van aanpak. Voorafgaande aan de bijeenkomst wordt geinventariseerd welke patiéntenorganisatie gekoppeld
kan worden aan welke ontwikkelaar zodat de kans op een match verhoogd wordt tijdens de bijeenkomst. Tijdens de
bijeenkomst vinden er in ieder geval twee dates plaats op basis van voorselectie. Hierna is er nog de mogelijkheid tot
vrij netwerken. Voor promotie wordt gebruik gemaakt van www.date2innovate.nl en www.onderzoekwijzer.nl. Van
de bijeenkomt wordt een verslag gemaakt en gepubliceerd op www.onderzoekwijzer.org.

Om aanbevelingen te formuleren voor de randvoorwaarden van succesvolle samenwerking te definiéren wordt een
denktank uit de deelnemers van date2innovate geformeerd binnen het platform. Deze denktank trekt lering uit best
practices en failures en zal een advies opstellen ten einde ten einde samenwerking te faciliteren.

In het kader van het programma Medische Producten Nieuw en Nodig is er een samenwerking aangegaan met
ZonMw. Per 2015 kent ZonMw een prijs toe voor een projectidee van een onderzoeker i.s.m. een patiéntenorganisatie.
Publiciteit voor deze prijs wordt gecombineerd met de publiciteit voor Date2Innovate. Voortzetting van deze prijs
gedurende de projectperiode zal worden verkend.

De domeinnaam www.date2innovate.nl verwijst naar de Date2innovate op www.onderzoekwijzer.nl.

Resultaat. Realisatie van samenwerking tussen patiéntenorganisaties, onderzoekers en productontwikkelaars.

3.3.3 Zeldzameziektendag

Jaarlijks organiseert de VSOP als projectuitvoerder de Zeldzameziektendag (ZZDag: www.zeldzameziektendag.nl),
als nationale equivalent van de jaarlijkse internationale Rare Disease Day (www.rarediseaseday.org). Het
internationale thema voor de dag wordt overgenomen, om zo het internationale karakter van de problematiek en het
belang van internationale samenwerking te benadrukken. Onderdeel is de toekenning van de Zeldzame Engel
Awards voor uitzonderlijke prestaties van patiénten, zorgverleners en onderzoekers. Vanaf 2014 wordt een award
toegekend aan een mediacoryfee die zich heeft ingezet voor mensen met een zeldzame aandoening en in 2016 is t.b.v.
2017 een categorie ‘overig ingesteld. Besluitvorming over de voorgedragen kandidaten geschiedt door een jury. De
awards beogen de persoonlijke inzet van patiénten, medisch professionals en mensen actief in de media, te stimuleren
en te belonen. Er wordt gerekend op 150 - 300 deelnemers en veel media-aandacht.
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De ZZDag zorgt voor regionale, landelijke en internationale publiciteit voor de zeldzame aandoeningen en zorgt
bovendien voor erkenning van patiénten en hun naasten. De Zeldzame Engel Awards stimuleren en belonen de
persoonlijke inzet van patiénten en/of hun naasten en medisch professionals. Het verslag wordt nationaal en
Europees gepubliceerd.

De organisatie vindt waar mogelijk plaats met relevante stakeholders in het. De dag omvat een inhoudelijk deel
gericht op het promoten van (inter)nationale successen, alsmede de toekenning van de Zeldzame Engel Awards voor
uitzonderlijke prestaties van patiénten, zorgverleners en onderzoekers en eventueel van een mediacoryfee. Aanpak:

— instellen organisatiecomité;

— vaststelling thema, programma en locatie;

— actualisatie website;

— opstellen begroting en starten fondsenwerving;

— organisatie rond nominatie van de Zeldzame Engel Award, waaronder juryberaad;
— communicatie richting genoemde doelgroepen;

—  praktische uitvoering/begeleiding op de dag zelf;

— evaluatie en financiéle afrekening.

3.4 COMMUNICATIE

De communicatieactiviteiten staan vooral in het teken van inhoudelijke ondersteuning van de doelgroep: mensen met
bijzondere aandoeningen en hun pg-organisaties. Dit omvat tevens actualisatie en doorontwikkeling van diverse
websites die ondersteunend voor het desbetreffende onderwerp en doelgroep van belang zijn.

3.4.1 Free publicity

Mogelijkheden voor free publicity om de belangen van bijzondere aandoeningen onder de aandacht te brengen zullen
in kaart worden gebracht en resulteren in tenminste zes artikelen en/of publicitaire uitingen per projectjaar. Dit
betreft publicaties, redactionele aandacht en optredens in landelijke media en (vak)bladen. De VSOP en diverse
projectpartners zijn bekend bij de landelijke, soms ook Europese, media en deze staan open voor relevante, proactieve
inbreng op dit terrein.

Plan van aanpak. Mogelijkheden voor free publicity om de belangen van bijzondere aandoeningen onder de
aandacht te brengen, worden zowel benut bij langlopende als actuele zorgthema’s. Ook persberichten en sociale
media zullen worden ingezet.

3.4.2 Subsidienieuws

Patiéntenorganisaties worden vanaf begin 2013 geattendeerd op deze dienstverlening, waarbij men middels e-mail
gewezen werd op de mogelijkheid van deelname in nationale (ZonMw, gezondheidsfondsen) en Europese
onderzoeksprogramma’s (DG Research Horizon 20120, DG Sanco, IMI). De frequentie daarvan is afhankelijk van het
aanbod, dat tenminste tweemaandelijks wordt gescreend. De focus ligt daarbij op het aanbod voor zeldzame en
genetische aandoeningen en het aanbod met een innovatief karakter, gericht op biomedisch- en zorgonderzoek dat
aansluit op de agenda van de doelgroep. Bij kansrijke mogelijkheden worden partijen tevens met elkaar in contact
gebracht. Projectpartners worden geadviseerd t.a.v. de in te zetten strategie en worden daarbij, binnen de beschikbare
mogelijkheden, ondersteund. Ook goede voorbeelden op het terrein van fondsenwerving voor onderzoek en de
betrokkenheid van de patiéntenorganisatie daarbij worden gepromoot middels best practices en concrete adviezen.
Er is een relatie met de website www.onderzoekwijzer.org.

Deze activiteit versterkt patiéntenparticipatie in (de agendering van) zorgonderzoek en de medische
productontwikkeling volgens de “participatieladder’. Dit draagt uiteindelijk bij aan patiéntgerichte preventie,
therapie en zorg. Het informatieaanbod richt zicht tenminste op de projectpartners en de leden van de VSOP, maar
ook op andere geinteresseerde organisaties. Ondersteuningsmogelijkheden zijn er in de eerste plaats voor de
projectpartners.

Resultaat: Subsidienieuws zal minimaal driemaal per jaar verschijnen en vaker indien noodzakelijk. Deze frequentie
sluit aan bij de subsidiemogelijkheden die de verschillende fondsen beschikbaar stellen gedurende het jaar.
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3.4.3 Websites

34.3.1 Zeldzame aandoening.nl

Deze portal wijst personen en veldpartijen de weg in het veld van de zeldzame aandoeningen en draagt bij aan de
bevordering zich actief in te zetten t.b.v. goede zorg voor, en onderzoek naar, de desbetreffende aandoening en
stimuleert zo patiéntenparticipatie en eigen regie. In principe wordt voor de website alleen content ontwikkeld indien
niet kan worden doorverwezen naar informatieve dienstverlening en websites elders.

3.43.2 Zichtopzeldzaam.nl

De VSOP heeft in 2011/2012 via een online enquéte (70 respondenten) een overzicht opgesteld van dwarsverbanden
tussen patiéntenorganisaties voor zeldzame aandoeningen. Dit is i.s.m. Orphanet en het Erfocentrum
doorontwikkeld, uitgebreid met meer aandoeningen en dwarsverbanden. De website ontsluit informatie over en
dwarsverbanden tussen ruim 200 patiéntenorganisaties m.b.t. kwaliteitsstandaarden (waaronder zorgstandaarden),
groepen van zeldzame aandoeningen, specifieke zeldzame aandoeningen en de patiéntenorganisaties zelf. Het brengt
de dwarsverbanden tussen zeldzame aandoeningen in beeld om samenwerking tussen patiéntenorganisaties
onderling, en met overige zorgpartijen, te stimuleren. Het biedt een overzicht van zoveel mogelijk
gemeenschappelijke kenmerken van organisaties en aandoeningen, zowel medisch als andersoortig. Dit voorkomt
geisoleerd, en daarmee ineffectief, optreden. De site presenteert het merendeel van de organisaties voor zeldzame en
zeldzame aandoeningen in Nederland, de aandoeningen die vertegenwoordigd worden door de organisaties (op
basis van Orphanet-classificatie). In 2015 worden de formeel door VWS aangewezen expertisecentra hieraan
toegevoegd. In 2017 wordt de ICD-11 door de WHO opgeleverd. De wijzigingen die dit oplevert zullen worden
doorgevoerd in de website. Het Kwaliteitsinstituut zal in 2015 de kwaliteitsstandaarden vermelden in het
zogenoemde register. De website zal links opnemen naar de kwaliteitsstandaarden voor ZA die opgenomen zijn het
register, zodat de zichtbaarheid vergroot wordt.

Resultaat: Patiénten(organisaties) worden middels de website in staat gesteld relevante contacten aan te gaan met
(patiénten)organisaties met een gemeenschappelijke oorzaak, symptoom, belang etc. De zichtbaarheid en
vindbaarheid van de patiéntenorganisaties en kwaliteitsdocumenten worden enorm vergroot.

3.43.3 Onderzoekwijzer.nl

Deze website is bedoeld voor iedereen die meer wil weten over patiéntenparticipatie in wetenschappelijk onderzoek.
Deelnemen aan wetenschappelijk onderzoek is meer dan als patiént geincludeerd worden in een klinische studie. Met
behulp van deze website wil de VSOP:

- Informeren hoe patiénten(organisaties) actief kunnen participeren in wetenschappelijk onderzoek.

- Informeren hoe patiénten(organisaties) kunnen participeren op het door hen gewenste moment en niveau.

- Goede voorbeelden geven van participatie in wetenschappelijk onderzoek

- Een platform zijn waar patiénten(organisaties), wetenschappers, ontwikkelaars van medische producten en clinici
elkaar kunnen vinden.

3.43.4  Biobanken.org
Op deze website kunt u informatie vinden over biobanken en registraties. In een registratie worden gegevens over

personen (vaak patiénten) opgeslagen. Als er daarnaast lichaamsmateriaal wordt opgeslagen is er sprake van een
biobank. Biobanken en registraties maken wetenschappelijke onderzoek naar gezondheid en ziekte mogelijk.
Patiénten(organisaties) kunnen een belangrijke bijdrage leveren aan het opzetten en benutten van biobanken en
registraties voor onderzoek. Deze website is daarom bedoeld voor: Patiénten(organisaties) die meer willen weten
over biobanken en registraties en willen bijdragen dit soort initiatieven, alsmede onderzoekers en beleidsmakers die
patiénten(organisaties) willen laten participeren in het opzetten en beheren van biobanken en registraties.

3.4.3.5 Kwaliteitsstandaarden.net

De in 2012 gelanceerde website ondersteunt patiéntenorganisaties in htin rol bij de ontwikkeling en implementatie
van kwaliteitsstandaarden zorgstandaarden en bevordert krachtenbundeling met andere patiéntenorganisaties. Dit
door patiéntenorganisaties voor zeldzame aandoeningen toe te rusten en te motiveren tot ontwikkeling van
zorgstandaarden om daarmee actief bij te dragen aan de kwaliteit van zorg. De website bevordert krachtenbundeling
met andere patiéntenorganisaties voor o.a. gemeenschappelijke strategieén t.b.v. zorgstandaarden voor clusters van
aandoeningen. Het Platform Kwaliteitsstandaarden Zeldzame Aandoeningen fungeert als klankbord voor de
doorontwikkeling van de website.
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3.4.3.6 Kindenonderzoek.nl

Deze website betreft informatie over het belang van onderzoek bij kinderen, wat
de regelgeving is op dit punt en wat de ethische en politieke aspecten zijn van
diverse partijen. Daarnaast zijn er tips voor ouders betreffende deelname van hun

kind aan onderzoek.

p

Er wordt veel medisch-wetenschappelijk onderzoek gedaan in Nederland en

Europa. Hieronder wordt al het onderzoek verstaan dat bijdraagt aan de kennis -

over ziekte en behandeling. Een groep patiénten kan bijvoorbeeld worden gevolgd over de tijd om het beloop van
een ziekte in kaart te brengen. Of de veiligheid en werkzaamheid van een nieuw geneesmiddel wordt bij een
bepaalde groep patiénten onderzocht. Volwassenen worden vaak in medisch-wetenschappelijk onderzoek betrokken.
Onderzoek bij kinderen blijft echter achter, waardoor er voor hen minder bewijs is voor de werkzaamheid en
veiligheid van diagnostiek en behandelingen.

Veel zeldzame aandoeningen komen voor op kinderleeftijd en veroorzaken onherstelbare gezondheidsschade.
Dat maakt medisch-wetenschappelijk onderzoek bij kinderen bij deze aandoeningen van cruciaal belang.

3.5 ALGEMEEN PROJECTMANAGEMENT

Volgens het subsidiekader is de VSOP als subsidieaanvrager verantwoordelijk voor de uitvoering van het project en
de penvoering met het FondsPGO. Dientengevolge valt het project binnen de kaders van de VSOP als vereniging,
zoals verwoord in de statuten en reglementen. De relatie tussen vouchergevers, en ook derde partijen, met de VSOP
wordt vastgelegd in samenwerkingsovereenkomsten.

Het projectmanagement omvat:

- Opstellen samenwerkingsovereenkomsten tussen projectpartners en VSOP
- Intern en extern overleg (0.a. penvoerdersoverleg) betreffend het project

- Personele zaken gerelateerd aan het project

- Financieel projectbeheer

- Verwerven cofinanciering

- Rapportages t.b.v. FondsPGO en cofinanciers

Samenwerkingsovereenkomsten

Op grond van een algemene samenwerkingsovereenkomst, zo nodig aangevuld met afzonderlijke afspraken met de
projectpartner (als Annex bij de samenwerkingsovereenkomst), worden de verantwoordelijkheden binnen het project
vastgelegd. Er worden o.a. afspraken gemaakt over de aard en frequentie van werkoverleg, (voortgangs)rapportages
t.b.v. de projectpartners en onderlinge taakverdeling.
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