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Strikte criteria en lagere prijzen nodig

WEESGENEESMEDICIINEN: EU-BELEID NOODZAKELIJIK

Steeds meer ‘weesgeneesmiddelen’ worden tot de Europese markt toegelaten voor één van de 6.500
verschillende ziekten die minder dan één procent van de bevolking treffen. Vanwege het geringe
aantal patiénten, het langdurige onderzoek en de specialistische kennis, is de prijsstelling van deze
medicijnen extreem hoog. De toelating tot het vergoedingspakket van verzekeraars is mede
daardoor problematisch. Elk land afzonderlijk stelt daar eigen regels voor op, waardoor een ‘verdeel-
en-heers’ tactiek van de zijde van de fabrikanten ontstaat. Door het aanscherpen van de
internationale regelgeving, toelatingseisen en boetes kunnen de prijzen van ‘weesgeneesmiddelen’,
‘biologicals’ en ‘biosimulars’ beter op Europees niveau en tevens stringenter worden aangepakt.

Weesgeneesmiddelen

De omzet van wereldwijde markt voor weesgeneesmiddelen omvat 40 miljard euro in 2012,
ongeveer 6 % van de gehele mondiale medicijnverkopen. Hun aantal en de daarbij behorende kosten
blijven echter voortdurend te stijgen. Inmiddels behoort al 25% van de 39 nieuwe tot de V.S.
toegelaten medicijnen in 2012 tot deze soort geneesmiddelen.

Zo verkreeg Roche recentelijk toestemming om het nieuwe borstkankermedicijn Perjeta in de EU te
lanceren®. In Nederland wordt ieder jaar borstkanker ontdekt bij ongeveer 13.000 vrouwen en 100
mannen. Perjeta dient in combinatie met Herceptin te worden voorgeschreven. In de VS kost een
kuur van 18 maanden ongeveer 145.000 euro >. De kosten voor Nederland worden geschat op bijna
600 miljoen euro. Deze uitgave alleen vergt al een 10% van het totale geneesmiddelenbudget.

In de zomer van 2013 wordt de markttoelating van Glybera in Duitsland verwacht, dat door de
Nederlandse firma UniQure is ontwikkeld. Het gaat om ‘alipogeen tivoparvec’, de eerste gentherapie
tegen ‘lipoproteine lipase deficiéntie (LPLD)’, dat een ernstige stofwisselingsziekte is. Het aantal te
behandelen patiénten wordt op één tot twee personen per miljoen inwoners geschat en gaat per
kuur meer dan 750.000 euro per patiént kosten®. Een extra uitgave voor VWS vantenminste 13
miljoen euro voor ongeveer 25 patiénten.

Recentelijk ontstond er in Nederland commotie over medicijnen voor de ziekte van Pompe
(Myozyme/Alglucosidase alpha) en de ziekte van Fabry (Fabrazyme /algalsidase béta; Replagal
/agalsidase alfa). Aan deze ziektes lijden in Nederland respectievelijk 140 en 400 patiénten®. Op de
toelatingslijst van de EUCERD (European Union Committee of Experts on Rare Diseases) staan de
Fabrymedicijnen sinds 3 augustus 2001 en de Pompemedicatie sinds 2006. Pas op 25 juni 2007 laat
het College van Zorgverzekeringen (CvZ) deze middelen toe tot het verzekeringspakket® in de
verwachting dat patiénten met de ziekte van Pompe drie maanden langer leven, na een 15-jarige
behandeling. De kosten per gewonnen levensjaar zouden 15 miljoen euro bedragen.® Onduidelijk is
waarom bij de toelating tot het verzekeringspakket in 2007 het CvZ onvoldoende op
epidemiologische en levenskwaliteit verbeterende aspecten heeft gelet’. Nog merkwaardiger is dat
deze medicatie nog eens 5 jaar later in 2012, ineens te duur zou zijn.

Toename patiénten en kosten

De huidige discussie over alle tot Nederland toegelaten ‘weesgeneesmiddelen’®,’biologicals’ en
‘biosimulars’ dient te worden gerelativeerd. Immers, in 2007 waren er 3.418 patiénten die op deze
soort medicatie waren aangewezen. In 2011 is het aantal gebruikers verdubbeld naar 7.438
gebruikers. De ermee gemoeide kosten stegen weliswaar van 68 miljoen euro in 2007 naar 160
miljoen euro in 2011. Het aandeel ervan op het totale jaarlijkse medicijnenbudget, vergt slechts een
schamele 3% en is dus een uiterst gering deel van de totale extramurale uitgaven®. Als deze uitgaven
worden afgezet tegen de afnemende kosten per verzekerde in dezelfde periode, lijkt deze discussie
over de weesgeneesmiddelen erg gekunsteld te zijn.



Voorlopig wil Nederland op deze kosten gaan besparen door de extramurale vergoedingen te
schrappen en alleen voor de intramurale receptuur betalen, zoals de TNF-alfaremmers (30.000
patiénten), oncologisch middelen, groei- en fertiliteitshormonen (10.000 gebruikers),
bloedarmoedemedicatie, Hiv-remmers en immunoglobulinen®®. Het is echter nog onbekend of
ziekenhuizen deze extra stroom van polikliniekbezoekers wel kunnen verwerken.

Heldere besluitvorming nodig

De verwachting is dat de uitgaven voor dit soort medicatie de komende jaren extreem zal
toenemen®. Want op deze EUCERD-lijst staan inmiddels al 71 ‘weesgeneesmiddelen’*?, waarvan CvZ
er slechts 41 tot het verzekeringspakket heeft toegelaten. De druk vanuit patiéntenorganisaties over
de toelatingen zal immers toenemen. Zo bestaat EURODIS (Europese organisatie voor zeldzame
ziekten) uit maar liefst 31 verschillende patiénten groeperingen®.

Zo zouden toekomstige toelatingen steeds vergezeld moeten worden door economische evaluaties,
die nu slechts bij 30% van de geneesmiddelenstudies is uitgevoerd'. Van de weesgeneesmiddelen
zijn momenteel de daadwerkelijke prijzen niet bekend. Officieel vormen de Taxe-prijzen de
vergoedingsgrondslag. Maar doordat afzonderlijke landen scherpe onderhandse afspraken maken,
ontstaan er lagere interne prijzen. Met als gevolg dat er binnen de Europese Unie een wirwar aan
geheime voorwaarden, prestatie, prijs- en kortingsafspraken bestaan.

Tot nu toe wil Nederland veelbelovende specialistische medicijnen voor vier jaar toelaten. Een
andere mogelijkheid is om ‘no cure no pay’-afspraken met producenten te maken, zoals bij het
astmamiddel Omalizumab. Ook zouden doelmatigheidscriteria de kosten kunnen reduceren. Zo lijkt
de door het CVZ gestarte discussie over de vergoeding van de Pompe en Fabry medicatie, gebaseerd
te zijn op de aanpak van het Engelse National Institute for Health and Clinical Excellence (NICE). Dat
berekent sinds 1999 de kosten en effectiviteit van nieuwe geneesmiddelen. Deze instelling adviseert
om sommige medicijnen niet langer te vergoeden, waardoor farmaceutische bedrijven dan uit
zichzelf kortingen verlenen®.

Naast deze ongebreidelde nationale regelingen, proberen ook grote instellingen zelf de kosten te
beperken. Zo weigerde onlangs het ‘Memorial Sloan-Kettering Cancer Center’ in New York het
nieuwe anti-kanker-medicijn Zaltrap (8.500 euro per maand) in haar assortiment op te nemen. Dit
medicament verlengt de levensverwachting met 1% maand evenals Avastin. Directeur dr. P. Bach,
meent dat “Nieuw geintroduceerde medicijnen niet tweemaal zo duur mogen zijn, terwijl zij feitelijk
niet beter zijn dan bestaande producten”. Over het algemeen, vindt hij dat “Er weinig relatie bestaat
tussen de prijzen voor geneesmiddelen en de waarden die zij vertegenwoordigen”*®.

Om dergelijke manipulaties door de farmaceutische bedrijfstak te voorkomen, is het daarom voor de
EU-landen van belang om centrale afsprakenop Europees niveau te maken over testen tegen reeds
bestaande medicatie in plaats van placebo’s , economische evaluaties, prijzen, post-marketing-
surveillance en -evaluaties. Die zouden onderdeel moeten vormen van de toelatingscriteria door de
EMA (European Medicines Agency), dan wel het EU Directoraat Generaal voor ‘Public Health’.
Daarnaast dient er in Nederland een discussie over vergoedingsgrondslagen te worden gevoerd.
Heldere besluiten zijn nog niet genomen over beoordelingscriteria voor de toelating van kostbare
geneesmiddelen tot het vergoedingspakket, zoals Qualy’s, epidemiologische data,
doelmatigheidscriteria, economische analyses en post-marketing gegevens. Het is echter kort dag
voordat de discussie over de toelatingen in nog grotere heftigheid zal gaan losbarsten.
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