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Voorwoord

In dit verslag zijn de resultaten vastgelegd van het European Symposium Myeloma Waldenstrém ‘No
Policy without Patients’.

Op basis van dit verslag en de omschreven concept-actieplannen, zal het European Myeloma Platform
nauwkeuriger overwegen welke prioriteiten er gesteld dienen te worden en op welke manieren en onder
welke voorwaarden op bepaalde punten actie kan worden ondernomen.

Er zal een strategisch plan worden gemaakt voor het EMP en de organisaties die er deel van uitmaken.

De beide organisaties die het symposium hebben georganiseerd, de Contactgroep Kahler en Waldenstrém
Patiénten (CKP) en het European Myeloma Platform (EMP) willen alle organisaties en personen die
hebben bijgedragen aan het symposium, de rondetafelconferentie en aan dit verslag, ongeacht of dit voor
of achter de schermen was, hartelijk bedanken voor hun inbreng.

De stuurgroep van het symposium wil bij dezen bijzondere dank uitspreken aan Francois Houyez,
beleidsfunctionaris gezondheidszorg van Eurordis, de Europese organisatie voor zeldzame ziekten, voor
diens belangrijke rol tijdens de rondetafelconferentiec en aan Peter Gielen, Trefpunt Zelthulp vzw
Universiteit Leuven, Belgi€, voor het schrijven van dit verslag.

Arno Baumann
Pierre Wijermans
André Poort

Lia van Ginneken

Secretariaat CKDP,
Bloemstede 164, 3608 TC Maarssen, Nederland
Tel: +31-(0)346-564032, E-mail: secretariaat@kahler.nl

Office EMP ivwz,
Laarbeeklaan 101, 1090 Brussels, Belgi¢
Tel : +32-(0)2 4763106, E-mail: EMP-office(@uzbrussel.be
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Samenvatting

Het symposium ‘no policy without patients’ had tot doel te schetsen welke rol patiéntenorganisaties voor
patiénten met MM en WM spelen bij de belangenbehartiging. Daarnaast is aangegeven welke rol deze
organisaties in de toekomst zouden kunnen spelen bij het leveren van optimale zorg en bij het aanpassen

van beleid en agenda’s binnen de gezondheidszorg aan de behoeften en eisen van patiénten.

Huidige rol van Patiéntenorganisaties

Uit de thalidomide casus blijkt dat de inbreng van patiénten een wezenlijke factor heeft gespeeld bij de
toelating en invoering van dit middel, dat voor patiénten met MM en WM van cruciaal belang is, maar
zeer omstreden is door de verwoestende effecten ervan bij 10.000 pasgeborenen in Afrika en Europa
gedurende de jaren zestig. Deze zaak toont aan dat patiéntenorganisaties zeker in staat zijn om bjj te
dragen aan de ontwikkeling van een risicobeheersingsprogramma dat enerzijds de gewenste veiligheid van
geneesmiddelen waarborgt en anderzijds tegemoet komt aan de dringende behoefte van patiénten om
levensreddende behandelingen op korte termijn tot de markt toe te laten en te zorgen voor goede
beschikbaarheid.

Met deze zaak wordt ook aangetoond dat goede samenwerking met specialisten op het gebied van
gezondheidszorg voor beide partijen voordelen heeft en dat beleidsorganisaties, de industrie en andere
belanghebbenden hun poorten geleidelijk openen voor patiénten en hun vertegenwoordigers. Zowel
zorgvetleners als zorgproducenten worden zich steeds meer bewust van het feit dat de kwaliteit en
doeltreffendheid van de door hen verleende zorg en van hun beleid op het gebied van gezondheidszorg
alleen maar beter kunnen worden wanneer zij de inzichten van patiénten hierin meenemen en zo

ervaringsdeskundigheid combineren met professionele kennis en kunde.
Voorwaarden voor succes

Er dient aan bepaalde voorwaarden te worden voldaan om patiénten effectief te kunnen betrekken. Het is
bijvoorbeeld absoluut noodzakelijk dat patiéntenorganisaties een goede organisatiestructuur hebben, snel
kunnen communiceren en duidelijk omschreven taken en verantwoordelijkheden hebben. Ook moet bij
patiéntenorganisaties zelf, of op zijn minst bij de vertegenwoordigers, sprake zijn van zeer grote
belezenheid. Hoewel patiéntenorganisaties die zich bezighouden met MM en WM meestal klein zijn en
zich richten op de ondersteuning en informatie van individuele patiénten, blijkt uit de thalidomide casus
dat patiénten prima in staat zijn zichzelf te organiseren en met één stem te spreken als zij de gelegenheid

krijgen om hun mening te geven.
Uitdagingen

Om te zorgen dat patiénten ook op de lange termijn voldoende inbreng kunnen hebben, waren enkele
sprekers van mening dat patiéntenorganisaties moeten professionaliseren om de vermoedelijike

tekortkomingen te boven te komen op het gebied van belezenheid, professionaliteit en middelen, waar
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kleine one-issuepatiéntenorganisaties mee te kampen kunnen hebben. Aangezien professionalisering
aanzienlijke financiéle middelen en mankracht vergt, zou een compromis kunnen zijn dat er sterke banden
worden aangeknoopt met medisch specialisten, aangezien zij voor de patiént optimale bondgenoten zijn,
bijvoorbeeld waar het gaat om gestandaardiseerde behandelingen en zorgverlening, informatiematerialen

of gunstige regelingen ten aanzien van de ziektekostenverzekerings beleid.

Samenwerking met andere organisaties is net zo goed heel belangrijk. Maar samenwerking is niet altijd
gemakkelijk. Vaak kunnen patienten organisaties alleen via afgevaardigden of vertegenwoordigers
deelnemen aan overleg. Het is absoluut noodzakelijk that deze afgevaardigden of vertegenwoordigers goed

in contact blijven met hun patiénten achterban.
De rol van Europa

Ook kwam naar voren dat de onduidelijke rol van Europa op het gebied van gezondheidszorg en
gezondheidsbeleid vaak conflicteert met de verwachtingen en eisen van patiénten. Patiénten willen dat de
EU de ongelijkheden tussen Europese landen ten aanzien van behandelingen uit de weg ruimt; zij willen
dat er ‘regels’ worden vastgesteld voor de samenwerking tussen en met farmaceutische bedrijven, zij willen
nationale overheden verplichten om nationale programma’s ter bestrijding van kanker op te zetten, ...
Hoewel de invloed van de EU op het gezondheidsbeleid vooral indirect is, blijven samenwerking en de
vorming van samenwerkingsverbanden op nationaal en internationaal niveau van cruciaal belang. Alleen
zo kan worden gewaarborgd dat binnen Europa alle kankerpatiénten, en in het bijzonder alle patiénten
met de ziekte van Kahler en de ziekte van Waldenstrom, een gelijke behandeling en toegang tot
gezondheidszorg krijgen. Het bundelen van krachten is niet alleen nodig om binnen Europa de
regelgeving en praktijk van de gezondheidszorg op het niveau van nationaal beleid te verbeteren en te

harmoniseren, maar ook voor de ontwikkeling van nieuwe geneesmiddelen en behandelmethoden.
Hoe op de uitdagingen in te gaan

De CKP en het EMP hebben de vertegenwoordigers van alle belanghebbende partijen uitgenodigd om de
dag na het symposium te praten over terreinen waar de inbreng van pati€éntenorganisaties nodig is om te

komen tot een zorgstelsel dat is ingericht op de belangen van patiénten.

Daarbij werd het volgende aangekaart. Op het gebied van de ontwikkeling van geneesmiddelen
kunnen patiéntenorganisaties bijdragen aan de beoordeling van medische literatuur, aangezien er bij
dergelijke literatuur nauwelijks rekening wordt gehouden met psychosociale aspecten of vragen rondom
het thema kwaliteit van leven. De betrokkenheid van patiénten is nodig om ook die gebieden aan te wijzen
waar volgens patiénten vooruitgang moet worden geboekt. Patiéntenorganisaties zouden zich ook kunnen
inzetten voor de financiering van specifick onderzoek, vooral op het gebied van zeldzame ziekten.

Patiéntenorganisaties zouden ook een bijdrage kunnen leveren aan reguleringsprocessen en het beleid
dat daaraan ten grondslag ligt. Voor patiéntenorganisaties is er een rol weggelegd bij het bepalen van de

status van geneesmiddelen en bij de opzet van klinische onderzoeken. Daarnaast kunnen zij een rol spelen
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bij de aanvraag voor toelating tot de markt en de eisen die aan middelen worden gesteld nadat ze op de
markt zijn gebracht en bij het afwegen van de risico’s en de voordelen van nieuwe behandelingen. Ook op
andere gebieden van geneesmiddelenregulering en het reguleringsbeleid kan de inbreng van patiénten een
verrijking zijn. Bijvoorbeeld voor de ontwikkeling van effectiviteitsstandaarden en voor het meten van
het effect van behandelingen of geneesmiddelen op de kwaliteit van leven. Bij patiéntenorganisaties is veel
ervaring met het zorgverleningsstelsel gebundeld die opgedaan werd door persoonlijke contacten, tijdens
groepsbijeenkomsten of via internet. Ze hebben daarom een uitstekende uitgangspositic om na te gaan
hoe sterk er een beroep op zorg wordt gedaan en welke hiaten het zorgverleningsstelsel kent. Mogelijk
zouden deze terreinen systematischer kunnen worden aangepakt.

Wanneer belanghebbenden waardering hebben voor de visies van de patiént en blij zijn met hun bijdrage,
zouden ze ook bereid moeten zijn de de patienten bijdragen te financieren.

Het laatste terrein waar patiéntenorganisaties actief kunnen/moeten worden is dat van de
toegankelijkheid, de beschikbaarheid en het gebruik van nieuwe behandelingen. Ze zouden alert
moeten zijn op aanvragen voor markttoelating vanuit eigen land om snel na Europese goedkeuring door
in eigen land over nieuwe behandelmethoden te kunnen beschikken. In afwachting van markttoelating
zouden zij kunnen lobbyen voor het opzetten van compassionate-useprogramma’s. Daarnaast kunnen  zij
bij beleidsvormers lobbyen voor vergoeding van de behandelingen tegen een redelijke prijs. Na
goedkeuring kunnen patiéntenorganisaties hierover informatie verspreiden en de bijscholing van
werknemers in de gezondheidszorg stimuleren, om zo te zorgen dat artsen en patiénten goed op de

hoogte zijn van de nieuwste mogelijkheden.

Themas en prioriteiten
Deelnemers aan de rondetafelconferentie hebben een lijst opgesteld van de verschillende themas en
prioriteiten die naar voren kwamen. Deze themas en prioriteiten zullen als ruggegraat dienen voor de
aanbevolen, door EMP en CKP te ontwikkelen, acties.
Tot besluit worden in het rapport enkele concept-actieplannen besproken waar de deelnemers aan de
rondetafelconferentie zich over hebben gebogen.
Deze actie plannen werden geformuleerd m.b.t. de volgende onderwerpen:

- werkrelaties opzetten met sponsors van klinisch onderzoek

- gesprekken aangaan met regelgevende instanties

- ongelijkheid aanpakken bij toegang tot behandelingen, met de nadruk op kosten en vergoedingen.
Het Sympsoium rapport en de concept actie plannen zoals beschreven, zullen een eerste stimulans zijn
voor de tockomstige activiteiten van het EMP en haar lid organisaties en zullen de basis zijn voor de opzet

van een strategisch plan.
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Introductie

Ter gelegenheid van haar 25-jarige bestaan organiseerde de Contactgroep Kahler en Waldenstrém
Patiénten (CKP) in samenwerking met het European Myeloma Platform (EMP) op 30 oktober 2008 het
Europees symposium ‘No Policy without Patients’ (‘Geen beleid zonder patiénten’) in het provinciehuis
van de provincie Limburg in Maastricht.

Op 31 oktober, de dag na het symposium, werd er een rondetafelconferentie gehouden waar
vertegenwoordigers van alle belanghebbenden discussieerden over de resultaten van het symposium en
over de thema’s die ter tafel waren gekomen. Daarbij werden ook aanbevelingen gedaan voor mogelijke
activiteiten waar het EMP en de nationale organisaties zich in de toekomst op zouden kunnen richten, ter
vergroting van hun invloed op nationaal en Europees beleid op het gebied van gezondheidszorg en ten

aanzien van de beschikbaarheid van relevante geneesmiddelen en behandelingen.

Dit verslag heeft een tweeledige opbouw. Ten eerste wordt een overzicht gegeven van het symposium,
waarbij de bijdragen worden samengevat, ten tweede wordt beschreven welke aanbevelingen en wijzen
van aanpak uit de rondetafelconferentie naar voren zijn gekomen. Dit verslag vormt de basis waarop het
EMP, de CKP en hun zusterorganisaties hun doelen op de korte en lange termijn zullen afstemmen en

van waaruit zij zullen werken aan een actieplan om deze doelen te verwezenlijken.

1. Het symposium

Het algehele doel van het symposium was te schetsen welke rol patiéntenorganisaties tot nu toe hebben
gespeeld in de belangenbehartiging ten aanzien van de ontwikkeling en beschikbaarheid van nieuwe
behandelingen, in het verstrekken van adequate en actuele informatie en in het opzetten van beleid op het
gebied van gezondheidszorg waarbij de patiént werkelijk centraal staat. Op basis van de lessen die men
heeft geleerd, probeerde het symposium vervolgens een beeld te geven van de tockomstige rol van
patiéntenorganisaties om tot optimale zorg te komen en hoe zij beleid en agenda’s in de gezondheidszorg
meer kunnen bijsturen in de richting van de behoeften en eisen van patiénten. Sprekers van verschillende
organisaties en met diverse achtergronden (zie bijlage 1), gingen in op de rol die patiéntenorganisaties in

heden en verleden op de hieronder beschreven terreinen spelen en speelden.

1.1. De rol van patiéntenorganisaties op nationaal en Europees niveau

De zogeheten ‘thalidomide casus’ vormde de rode draad van de bijdragen. Aan de hand daarvan werd
beschreven en geévalueerd welke rol patiéntenorganisaties al op nationaal en Europees niveau hadden
gespeeld. Deze zaak kan worden beschouwd als het beginpunt van de ontwikkeling van structureel beleid

op het gebied van belangenbehartiging voor patiénten met multipel myeloom. Deze kwestie is een
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voorbeeld van de eigen sterkten en zwakten waarmee patiéntenorganisaties te maken kunnen krijgen als zij

zich gaan bezighouden met beleid.

De thalidomide casus.

De registratie van thalidomidemgeE®n nationaal niveau illustreert de rol die patienten organisaties kunner
samenwerking met regelgevers en andere betrokken partijen. Voor een volledig verslag van de geschied
proces zie ANNEX 2.

Observaties naar aanleiding van de thalidomide casus

Hoewel de weg naar officiéle toelating van thalidomide in Europa lang en problematisch bleek te zijn, is
het altijd nog een zaak die veel betekend heeft op het gebied van belangenbehartiging voor patiénten en
betrokkenheid bij beleid op het gebied van gezondheidszorg. Belangenorganisaties van patiénten met MM
beschouwen deze zaak nog altijd als een keerpunt in hun bestaan.

Patiéntenorganisaties voor patiénten met Multipel Myeloom (= ziekte van Kahler) richten zich traditioneel
op de ondersteuning van en voortlichting aan individuele patiénten. Zij doen dit grotendeels nog steeds, op
verschillende manieren en voor patiénten in verschillende levensstadia. Om voor de hand liggende
redenen zijn patiéntenorganisaties vaak kleine organisaties, die sterk leunen op de inzet van een gering
aantal gemotiveerde vrijwilligers, die vaak zelf ook patiént zijn. Ook de financiéle en personele middelen
waarover zij kunnen beschikken zijn om die reden vaak beperkt. Om deze en andere redenen zijn
georganiscerd lobbyen, het deel hebben aan beleidsvormingsprocessen en het optreden als een

pressiegroep geen gemakkelijke taken, dat geldt zeker op Europees niveau.

Toch gaan pati‘ntenorganisaties op het gebied van MM hun verantwamtlelijkhadbaontdadep en

medepati‘nten niet uit de weg. Zij zijn graag bereid om hun steentje bij te dragen waar het gaat om de
pati‘ntenparticipatie als factor van betekenis. Doel is om de gezondheidszorg en haet hetl ¢k ep t@at gebied
laten staan van de behoeften van zorgverleners en zorgproducenten, maar in het teken van de behor
Daarnaast worden zowel zorgverleners als zorgproducenten (artsen en andere zorgdeskundigen, inst
regergen, ziektekostenverzekeraars) zich steeds meer bewust van het feit dat de kwaliteit en doeltreffendh
verleende zorg en van hun beleid op het gebied van gezondheidszorg alleen maar beter kunnen wor

inzichten van pairhierin meenemen en zo ervaringsdeskundigheid combineren met professionele kennis ¢

Zo heeft de EMEA bijvoorbeeld de deuren geopend voor leden wvan patiénten- en
consumentenorganisaties door hen sinds 2006 deel te laten uitmaken van de Raad van Bestuur en hen te
benoemen als leden van verschillende wetenschappelijke commissies (Patiéntenvertegenwoordigers
hebben bijvoorbeeld al sinds 2000 zitting in de COMP, de wetenschappelijke commissie die advies

uitbrengt over de ‘orphan’-status, de weesgeneesmiddelenstatus), door de EMEA-werkgroep voor
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patiénten- en consumentenorganisaties in te stellen. Deze werkgroep heeft aanbevelingen gedaan en
activiteiten ondernomen op het gebied van informatie over geneesmiddelen en de transparantic en
verspreiding van dergelijke informatie, op het gebied van geneesmiddelentoezicht en op het gebied van
interacties tussen patiénten- en consumentenorganisaties en de wetenschappelijke commissies van EMEA
etc. De EMEA heeft ook regelelgeving ingesteld voor de participatie van patiéntenorganisaties (alleen
Europese samenwerkingsverbanden die voldoen aan de criteria van de EMEA: transparantie en
duidelijkheid ten aanzien van de missie, de doelen, de structuur en de aansprakelijkheid). Uit de
thalidomide casus blijkt dat in sommige wetenschappelijke of technische kwesties een beroep kan worden
gedaan op patiénten- en consumentenorganisaties. Ze kunnen net zo goed als deskundigen optreden als
‘professionele’ deskundigen, wat onder andere inhoudt dat zij zich houden aan de regels van

vertrouwelijkheid, hun belangen aangeven en de gedragscode respecteren.

De EMEA heeft de betrokkenheid van patiénten bij de eerste beoordeling van de toelatingsaanvraag en bij
het opstellen van geneesmiddeleninformatie die is afgestemd op patiénten, uitgebreid. Verder zal een pilot
worden opgestart voor de deelname van patiénten- en consumentenorganisaties aan de werkgroep
geneesmiddelentoezicht (PhVWP). Daartoe zullen enkele vertegenwoordigers van deze organisaties als
waarnemers bij vergaderingen van deze werkgroep worden uitgenodigd. In 2009 zullen er vermoedelijk
ook patiénten aanschuiven bij de commissie ‘Advanced Therapy’.

De EMEA denkt ook vooruit: er zijn plannen voor een discussienota waarin wordt besproken hoe
patiénten op een meer structurele manier bij de verschillende activiteiten kunnen worden betrokken. Een
fundamentele vraag die daarin beantwoord moet worden is in hoeverre patiénten moeten worden
betrokken bij afwegingen tussen voordelen en risico’s en besluiten over vergunningen voor
geneesmiddelen. Redenen die zouden pleiten voor grotere betrokkenheid van patiénten zijn de vergroting
van de mondigheid van de patiént en de extra betrouwbaarheid die besluiten op het gebied van
geneesmiddelregulering zouden krijgen , aangezien de mensen die voordeel van de behandeling hebben en
het risico van de behandeling willen aangaan, bij de beslissing betrokken zouden worden. Een argument
tegen meer patiéntenbetrokkenheid op dit gebied zou kunnen zijn dat hierdoor de soevereiniteit van de
reguleringsinstanties wordt aangetast. Dit zou kunnen leiden tot verwarring onder belanghebbende
partijen bij besluiten op het gebied van de volksgezondheid. Tot nu toe voorziet geen van de wetten op
dit gebied in betrokkenheid van patiénten bij afwegingen van voordelen en risico’s. Wanneer ook
patiénten hierbij betrokken zouden worden, zou er een extra laag worden toegevoegd aan de al zo
complexe procedures voor geneesmiddelenregulering. Een andere belangrijke kwestie die bij

patiéntenbetrokkenheid speelt, is het vinden van de juiste patiéntenvertegenwoordigers.

De betrokkenheid van mensen met aids bij klinische onderzoeken was een ander voorbeeld dat naar voren
werd gehaald om te illustreren hoe open belangrijke belanghebbende partijen kunnen staan tegenover de

betrokkenheid van patiénten. Tibotec, een bedrijf dat onderzoek doet naar geneesmiddelen en deze ook
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zelf ontwikkelt, werkt al vanaf de oprichting van het bedrijf bij klinische onderzoeken samen met
vertegenwoordigers van de European AIDS Treatment Group. De patiéntenvertegenwoordigers zijn
betrokken bij het beoordelen van de onderzoeksopzet en de formulieren voor geinformeerde
toestemming van alle fase-IIb- en fase-III-onderzocken van Tibotec en bij alle fase-IIlb- en fase-1V-
onderzoeken die worden gesponsord door dit bedrijf. De patiéntenvertegenwoordigers wordt ook om hun
mening gevraagd over de eventuele noodzaak, andere experimentele geneesmiddelen bij onderzocken te
betrekken, over eatly-access- en compassionate-useprogramma’s en over de prijsvorming van producten.
De betrokkenheid van patiénten bij onderzocken/studies en op andere gebieden is bij Tibotec geen
incidentele aangelegenheid. Het concept maakt deel uit van de bedrijfsfilosofie, die gebaseerd is op
samenwerking, dialoog en transparantie. De invloed van patiénten is gebonden aan bepaalde regels en
werkwijzen: zo worden er bijvoorbeeld jaarcontracten opgesteld, er is een duidelijk tijdsbestek vastgelegd
waarin beoordelingen en commentaren dienen te zijn afgerond, van een reactie voorzien en gemotiveerd,
de uurtarieven van de compensatievergoeding voor beoordelingen zijn vastgelegd en ook de manier
waarop deze worden betaald, het aantal beoordelaars is vastgelegd, etc.

Een ander voorbeeld van de betrokkenheid van patiénten bij de activiteiten van Tibotec is het feit dat er
patiéntenvertegenwoordigers zitting hebben in adviescommissies, gegevensbeveiligingscommissies en dat

zij aanwezig zijn bij vergaderingen van onderzockers en bij webcasts.

De vertegenwoordiger van de EMEA en de woordvoerder van Tibotec gaven aan dat zij positief waren
over de betrokkenheid van patiénten bij hun werkterreinen. Hun evaluatie onthulde echter ook de
belemmeringen waar patiéntenorganisaties die zich bezighouden met multipel myeloom en ziekte van

Waldenstrom mee te maken kunnen hebben.

Om de betrokkenheid van pati‘nten als positief te kunnen beoordelen, moet er aan bepaalde voorwaarden
het voor Tibotec een absolute voorwaarde dat pati‘ntenorganisaties kunnen vertrouwentopsstre sterke, he
structuur, soepele communicatie en duidelijk afgebakende taken en verantwoordelijikheden. Om te zorger
betrokken kunnen worden, dienen pati‘ntenorganisaties, of ten minste hun vertegenwoordigers, zich zeer g
Omals pati‘nten ook internationaal te kunnen meepraten, bijvoorbeeld bij de EMEA of bij andere Europes
zullen pati‘ntenorganisaties op Europees niveau of wereldniveau georganiseerd moeten zijn. Ook moet
bepaalde vereisteat gebied van het vertegnwoordigen van hun achterban. Dat houdt dus ook in dat zij e
zorgen dat zij hun nationale organisaties op orde hebben.

Al met al moeten pati‘ntenorganisaties dus sterk georganiseerd zijn om bij hetkijvationaétionale en
overheidsinstantiBsstallingen en andere partijen hun invioed te kunnen doen gelden. Bovendien zullen zi

opstellen volgens de standaarden, tijdsbestekken, taal, budgetten en werkwijzen van hun gesprekspartner:

Het verhaal rond de toelating van thalidomide werd hier opnieuw aangehaald als voorbeeld dat patiénten

prima in staat zijn om zichzelf te organiseren en met één stem te spreken, als zij de gelegenheid krijgen om



final report European Symposium ‘no policy without patients’

hun mening te geven. Zo was de oprichting van het European Myeloma Platform, een bundeling van de
krachten van nationale patiéntenorganisaties op het gebied van MM, het directe gevolg van het verzoek
van EMEA om ondersteuning en feedback. Momenteel is te zien dat er op nationaal of internationaal
niveau voor verschillende ziekten of probleemgebieden samenwerkingsverbanden zijn ontstaan (de
European Cancer Patient Coalition, Eurordis, KWF Kankerbestrijding, Deutsche Krebs Hilfe, ...).
Samenwerking met andere belanghebbenden en patiéntenorganisaties die zich bezighouden met
vergelijkbare activiteiten of bredere terreinen (bijv. kanker in het algemeen), is zeer effectief gebleken,
aangezien zowel samenwerking als het uitwisselen van kennis en informatie absoluut noodzakelijk zijn om
de complexe, diverse en soms weinig transparante wet- en regelgeving op Europees niveau goed te

kunnen doorgronden.

Samenwerking betekent echter ook dat nationale organisaties worden geholpen in hun ontwikkeling en bjj
het vergroten van hun invloed op politici en andere belanghebbenden binnen de gezondheidszorg in eigen
land. De invloed van de EU op nationaal gezondheidszorgbeleid blijft immers beperkt, omdat Europa
heeft besloten dat ‘gezondheid’” een nationaal beleidsterrein is. De EU kan weliswaar beleidsdocumenten
opstellen en aanbevelingen doen, maar de activiteiten en financiering op dit terrein zijn grotendeels
nationaal bepaald. Dat is de reden dat er tussen Europese landen zulke verschillen bestaan in de
verkrijgbaarheid van geneesmiddelen en andere behandelingen, de vergoeding daarvan en de maatregelen

op het gebied van sociale zekerheid.

Tijdens het symposium kwam naar voren dat de onduidelijke rol van Europa op het gebied van
gezondheidszorg en gezondheidsbeleid vaak conflicteert met de verwachtingen en eisen van de
organisaties voor patiénten met MM. Zo bevelen de MM-patiéntenorganisaties bijvoorbeeld aan dat de
Europese registratie van een bepaald geneesmiddel bindend moet zijn voor alle lidstaten van de EU (%). De
organisaties willen ook dat de EU de ongelijkheden tussen Europese landen ten aanzien van
behandelingen uit de weg ruimt; zij willen dat er op Europees niveau ‘regels’ worden vastgesteld voor de
samenwerking tussen en met farmaceutische bedrijven, zij willen nationale overheden verplichten om
nationale programma’s ter bestrijding van kanker op te zetten, ... Aangezien gezondheidszorg grotendeels
een nationale zaak zal blijven, zal Europa duidelijk niet kunnen voldoen aan de verwachtingen die
sommige patiéntenorganisaties van haar hebben, zoals blijkt uit het bovenstaande.

Hoewel de invloed van de EU op het gezondheidsbeleid vooral indirect is, blijven samenwerking en de
vorming van samenwerkingsverbanden op nationaal en internationaal niveau van cruciaal belang. Alleen
zo kan worden gewaarborgd dat binnen Europa alle kankerpatiénten, en in het bijzonder alle patiénten
met Multipel Myeloom en de ziekte van Waldenstrom, een gelijke behandeling en gelijkelijke toegang tot

gezondheidszorg krijgen. Het bundelen van krachten is niet alleen nodig om binnen Europa de

“Hoewel dit op grond van de Transparantierichtlijn van 1983 al het geval is, zou de aanbeveling moeten worden
gedaan om producten zonder wettelijke vertragingen op de markt te brengen (binnen 180 dagen na toelating).

10
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regelgeving en praktijk van de gezondheidszorg op het niveau van nationaal beleid te verbeteren en te

harmoniseren, maar ook voor de ontwikkeling van nieuwe geneesmiddelen en behandelmethoden.

Tijdens het symposium werd sterk gepleit voor het betrerkkepgenegstiiddelenonderzoek, bijvoorbeeld da
middel van vertegenwoordigers in ethische commissies, door middel van adviezen over het kiezen en ontv
onderzoeken, door te luisteren naar adviezen van pati‘nten @regrisitobésealsiogserspreiding van goed
leesbare informatie over onderzoeken, om zo meer feedback te krijgen, etc. Andere voorstellen
pati‘ntenorganisaties bij klinische onderzoeken waren: het genereren van idee’'n exvdyijwietkivegdehandelin
voor artsen en onderzoekers, het aantrekken van middelen voor onderzoek naar weesziekten, zoals MM
macroglobulinemia, en de ontwikkeling van geneesmiddelen voor deze ziekten, het cre‘ren van een O
vespreiding van informatie en gegevens over nieuwe klinische onderzoeken binnen de pati‘ntengemeensc
brede toegankelijkheid van nieuwe onderzoeken en voor versnelde beschikbaarheid van nieuwe midde
earhaccessprograOs en compassiepaigramma0s.

Zoals boven reeds werd genoemd, zijn patiéntenorganisaties die zich richten op Multipel Myeloom en de
ziekte van Waldenstrém om voor de hand liggende redenen vrij klein en hebben slechts beperkte
middelen. Daarom is samenwerking tussen nationale organisaties voor MM- en Waldenstrémpatiénten
cruciaal en valt er vrijwel niet te ontkomen aan samenwerking met grotere organisaties, wil men voor de
genoemde groep patiénten werkelijk structureel en maatschappelijk veranderingen teweeg brengen. Dit
geldt ook als deze organisaties zich niet alleen richten op afzonderlijke ziekten of problemen. De
inspanningen die nodig zijn om dergelijke doelen te bereiken, zijn voor kleinere organisaties en hun vaak
op vrijwillige basis werkende pioniers en ‘werkezels’, die vaak zelf ook patiént zijn, niet meer op te
brengen.

In hun contacten en ondersteuning van individuele patiénten met MM en WM moeten
patiéntenorganisaties hun leden er vaak van overtuigen dat zij ‘de ziekte geen deel moeten laten worden
van hun identiteit’ en dat zij ‘van hun ziekte geen hobby moeten maken’. Desondanks zijn deze
organisaties, geheel tegen hun eigen principes in, voortdurend op zoek naar patiénten die willen optreden
als patiéntenvertegenwoordiger en bereid en in staat zijn om veel tijd en moeite te steken in het behartigen

van de belangen van hun lotgenoten.

Pati‘ntenbetrokkenheid is inderdaad ook een kwestie van mankracht. Kleinere organisaties, die vaak |
beperktere financi‘le middesserenstructuren, hebben duidelijk problemen met het genereren van voldoende
Pati‘ntenbetrokkenheid is ook een kwestie van kennis, ofwel, in de bewoordingen die tijdens het symposiu

ObelezenheidO en Oprofessionaliteitd.

Die belezenheid is nodig om complexe thema’s te kunnen bevatten en hierover te kunnen discussiéren en

om op zeer uiteenlopende terreinen over de juiste kennis te beschikken, zoals over beschikbare

11
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geneesmiddelen voor MM en WM, klinisch onderzoek, beleid, politicke kwesties etc. De nodige
professionaliteit is gevraagd om systematisch, effectief en methodisch te werk te kunnen gaan en om
binnen een gegeven tijdsbestek, procedure of budget te kunnen opereren. Opnieuw kan worden
vastgesteld dat dit voorwaarden zijn waaraan kleinere organisaties die draaien op vrijwilligers moeilijker
zullen kunnen voldoen dan gevestigde, grootschalige en financieel sterke overkoepelende organisaties, die
meestal beschikken over betaald personeel. Daarom is het noodzakelijk dat patiéntenorganisaties voor
MM en WM contacten leggen, samenwerking zoeken en samen optrekken met elkaar en bijvoorbeeld met
nationale en internationale organisaties die zich richten op kanker in algemene zin.

Dergelijke organisaties hebben echter vaak een globaler doel met hun aanpak van kanker en hebben soms
de neiging om door deze bredere aanpak en een andere agenda de behoeften en belangen uit het oog te
verliezen van die patiénten die lijden aan veel zeldzamer vormen van kanker dan bijvoorbeeld longkanker
of borstkanker. Grotere belangenorganisaties hebben vaak ook een groot budget en kunnen zich daardoor
betaald personeel veroorloven. Tegen die achtergrond komt de vraag bovendrijven of misschien moet
worden gekozen voor indirecte betrokkenheid van de patiént, door middel van professionele
patiéntenvertegenwoordigers die zelf geen kankerpatiénten zijn. Daarmee zouden de vermeende
tekortkomingen in belezenheid, professionaliteit en middelen van kleine one-issue-patiéntenorganisaties

kunnen worden overwonnen.

Een van de manieren om belemmeringen op het gebied van Obelezenheid® en OprofessionaliteitO te
aangaan van nauwe banden met medisch specialisten. Dit werd ook tijdens het symposium voorgeste
immers hetzelfde dgealtiaisenorganisaties: de beste behandeling en beste gezondheidszorg voor kankerp:
algemeen en pati‘'nten met MM in het bijzonder. Pati‘nten en artsen zijn elkaars optimale bondgenoten w
gestandaardiseerde behandelingenleamg,oigformatiematerialen of gunstige maatregelen waar het ge
Ziektekostenverzekeringspolissen. Dit geldt echter alleen zolang zij elkaar beschouwen als gelijkwaa
duidelijk zijn over hun eigen agenda.

“De thalidomide casus heeft aangetoond dat patiénten een heel sterke stem kunnen hebben. Inspraak is
grotendeels een zaak van bereidheid en bekwaamheid.” Deze uitspraak van een van de sessievoorzitters is
een pregnante samenvatting van dit hoofdstuk over de rol van patiéntenorganisaties: bereidheid van de
kant van de belangrijkste belanghebbenden om ruimte te scheppen voor echte betrokkenheid van
patiénten, zodat ook de noden, inzichten en opvattingen van patiénten worden gehoord; bekwaamheid
van patiéntenorganisaties waar het gaat om belezenheid en professionaliteit en bekwaamheid van
belanghebbenden om hun aanpak af te stemmen op de inspraak en betrokkenheid van patiénten, zonder

daarbij al te hoge eisen te willen stellen op het gebied van belezenheid en professionaliteit.

Pat' ntenparticipatie vraagt weliswaar om de nodige vaardigheden, maar bij het toestaan van pati‘ntenparti
anders.

12
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1.2. De rol van patiéntenorganisaties bij het informeren van patiénten

De tijd waarin we nu leven wordt soms wel aangeduid als het informatietijdperk. De mens wordt
geconfronteerd met een berg aan informatie over zeer diverse onderwerpen, die via een veelheid aan
kanalen en vanuit vele verschillende bronnen tot hem komt. Daaruit de passende en juiste informatie te

filteren is dan ook geen eenvoudige taak.

Het ondersteunen van patiénten en hun familieleden bij hun zoektocht naar de juiste, heldere en
begrijpelijke informatie over de vele aspecten rond de diagnose en behandeling van MM en WM is dan
ook een cruciale, en belangrijke taak van patiéntenorganisaties. Ze informeren patiénten over medische
kwesties, zoals over mogelijke behandelingen en bijwerkingen of over onderzoeken. Ze geven informatie
over psychologische zaken, zoals over copingstrategieén, depressiviteit, angst en de relatie met de partner.
Tenslotte adviseren ze over sociale kwesties, zoals werk, sociale zekerheid en verzekeringen.

Als informatiedragers gebruiken patiéntenorganisaties klassieke folders, maar ook nieuwsbrieven, websites,
conferenties, hulpnummers en meer van dergelijke middelen. Typisch voor dit soort organisaties zijn
informatiebijeenkomsten, kleine groepsbijeenkomsten en zelfs persoonlijke contacten tussen patiénten
onderling. Een wezenlijk kenmerk van de informatieverstrekking door MM-patiéntenorganisaties, en een
bewijs van hun zorgvuldige aanpak, is dat zij de informatie die professionele experts verstrekken,
aanvullen met kennis afkomstig van eigen ervaringen die zij hebben opgedaan bij hun vele contacten met

patiénten en familieleden.

Uit verschillende bijdragen aan het symposium blijkt dat pati‘ntenorganisaties naast medische experts en d
centrale plaats innemen bij de informatieverstrekking. Pati‘ntenorganisaties hebben vaak een actieve rol in
leka, waardoor de betreffende informatie sneller gemeengoed wordt. Ze zorgen vaak voor aanvullingen
artsen verstrekken, aangezien die vaak weinig tijd hebben om de ziekte toe te lichten, en wijzen op
psychologischeiale smplicaties op de lange termijn, zowel van de aandoening als de behandeling.

Wanneer pati‘nten goed op de hoogte zijn, heeft dit vaak positieve effecten, met betrekking tot pat
werkzaamheid van geneesmiddelen, mininjelesatiggeanén andere veiligheidsrisicoOs), betere therapietrc
mondigheid van de pati‘nt. Dit-eduocatiedigheidsaspect heeft een geleidelijk, cumulatief effect, dat zowel ¢
als de lange termijn voordelen heeft bij chromgehedaamniagen om langdurige zorg en dito gebruik vi

geneesmiddelen.

De informatie die JgMi‘'ntenorganisaties verstrekken moet echter niet alleen pati‘'nten bereiken. Ander
doelgroepen zijn medisch specialisten, deskundigen gezbetlygtiesh veelzijn, de farmaceutische industris
politici op nationaal en internationaal niveau, overheidsinstanties etc

De eerste stap op weg naar betrokkenheid en participatie van de pati‘'nt is het informeren van deze partij

om tenoeten leven met MMO.
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1.3. De democratie van belangenbehartiging voor patiénten

Er is gebleken dat samenwerking van onschatbare waarde is voor patiéntenbetrokkenheid.. Dat geldt ook
voor samenwerking met andere organisaties, overheidsinstellingen of partners op het gebied van

informatieverstrekking, zeker voor kleinere patiéntenorganisaties.

Samenwerking, bijvoorbeeld in groter verband, is echter niet altijd gemakkelijk. Grotere, florerende organi
personeel hebben soms deereigindeze agenda op na te houden dan die van de pati‘nt. Ze werken vaak o
ander tempo en niveau en vanuit een ander oogpunt. Binnen samenwerkingsverbanden, koepelorgar
instellingen zoals de EMEA kunnen pati‘nten egaratatienalleen participeren door middel van afgevaardig
Bij onéssuegroepen van kleine omvang is er vaak weinig discussie over wie er gedelegeerd wordt: de led
midden de beste persoon die bereid is om de taak op jidroteragmweslomBattende of allesomvattende
samenwerkingsverbanden leidt het kiezen van een afvaardiging er vaak toe dat er mensen uit de grootste
gekozen, waardoor de daadwerkelijke participatie of beleidsbepaleedgrioegead diarzklkibgvoorbeeld op
zeldzame aandoeningen richten, sneller in het gedrang komt.

Tijdens de afsluitende voordracht stond ter discussie of het principe van democratie als middel om
mensen de kans te geven hun stem te laten horen in dit soort aangelegenheden in feite onwerkbaar is.
Aangezien het onmogelijk is om naar ieders mening en visie over ieder onderwerp te luisteren, worden
door de maatschappij, door organisaties, door groepen en door andere gemeenschappen
vertegenwoordigers aangewezen die dan voor hen spreken, onderhandelen en besluiten nemen, zowel
binnen het private als het publieck domein. Democratie is daardoor eigenlijk veel meer een kwestie van
‘aristocratie”: het zijn de besten die onderhandelen en beslissen voor hun achterban, hun medestanders.
Bij belangenbehartiging voor patiénten is het absoluut noodzakelijk dat vertegenwoordigers contact
blijven houden met hun achterban en deze groep op welke manier dan ook continu blijven voorzien van

visies, opinies en besluiten.

De laatste spreker van het Sympsoium sprak ook over de ontwikkeling van klinische richtlijnen. Er werd
betoogd dat binnen de relatie arts-patiént, die zich afspeelt binnen het privé-domein, dergelijke richtlijnen
alleen kunnen dienen om de kloof te overbruggen tussen wetenschap en ervaring en geindividualiseerde
geneeskunde. Dergelijke richtliinen zouden nooit mogen worden gebruikt om de relatie tussen arts en
patiént te bepalen, omdat de geneeskunde zich nog altijd voltrekt als iets tussen arts en patiént en niet als
exacte wetenschap.

Wanneer artsen en patiénten samen in discussie gaan over de voortgang en resultaten van een behandeling
speelt zich dat ook af in het privé-domein. Daar moet niemand in binnen willen dringen. Een cruciaal

gegeven bij dergelijke discussies is ‘informatie’. Artsen en patiénten moeten alle relevante informatie
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waarover zij kunnen beschikken zien te verzamelen en ontcijferen, om zo te komen tot een zo goed

mogelijke behandeling en kwaliteit van zorgverlening.

Wanneer gekeken vaadbeleid op het gebied van gezondheidszorg, het publieke domein, moeten richtlijne
het middel van evidence based medicine nooit worden gebiasikeéimrte HesepvivEden om redenen van
kostenbesparing. ledere pati‘nt is iohitlersd vensdus zal geen behandeling rechtlijnig of via een generali
aanpak verlopen.

De gezondheidspolitiek maakt in het publieke domein echter steeds vaker gebruik van richtlijnen, die uitei
tot regels op het gebied vass mestia@ncile beperkingen. De gezondheidspolitiek benadert gezondheids
uitsluitend vanuit het oogpunt van kosten en als een onderdeel van het bruto nationaal product, terwi
beschouwing wordt gelaten dat het een erosodnésebel dsmen oplevert voor weinig geld en bovendien pri

OproductenO oplevert zoals een langere levensduur en meer kwaliteit van leven.

2. Rondetafelconferentie

Voor de dag na het symposium hadden de CKP en het EMP vertegenwoordigers van alle belanghebbende
partijen uitgenodigd om te praten over de Symposoium presentaties, de resultaten en over de thema’s die
daar ter sprake waren gekomen. Daarbij werden ook aanbevelingen gedaan voor mogelijke activiteiten
waar het EMP en de nationale organisaties zich in de toekomst op zouden kunnen richten om hun invloed
ten aanzien van nationaal en Europees beleid op het gebied van gezondheidszorg en ten aanzien van de

beschikbaarheid van relevante geneesmiddelen en behandelingen te kunnen vergroten.

2.1. Gebieden waar inbreng van patiénten nodig is

In het onderstaande diagram is schematisch aangegeven op welke vier hoofdterreinen de inbreng van
patiéntenorganisaties nodig is, om te komen tot een vorm van gezondheidszorg die is afgestemd op de

patiént.

Binnen de ontwikkeling van geneesmiddelen kunnen, of beter, moeten patiéntenorganisaties bijdragen aan
de beoordeling van medische literatuur. Dergelijke literatuur wordt vaak alleen beoordeeld vanuit een
smalle, biomedische focus en er wordt nauwelijks rekening gehouden met psychosociale aspecten of
vragen rondom het thema kwaliteit van leven. De betrokkenheid van patiénten is nodig om ook die
gebieden aan te wijzen waar volgens patiénten vooruitgang moet worden geboekt. Welke prioriteiten er
gesteld worden, mag niet alleen worden gestuurd door de vrijemarkteconomie. Aangezien deze krachten

echter wel van belang zijn en de ontwikkeling van weesgeneesmiddelen of behandelmethoden voor
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zeldzame aandoeningen voor de farmaceutische industrie alleen rendeert als hun onderzoek voldoende
wordt gefinancierd en beschermd, moeten pati€ntenorganisaties zich inzetten voor financiering van
specifick onderzoek. In tegenstelling tot grotere patiéntenorganisaties, die zich richten op algemenere
ziekten, zijn patiéntenorganisaties voor zeldzame aandoeningen meestal niet in staat om zelf geld op te
brengen voor onderzoek. Het genereren van financi€le middelen voor onderzoek zal dan ook
waarschijnlijk eerder de vorm hebben van lobbyactiviteiten, waarbij een beroep wordt gedaan op publieke

of private financieringsbronnen.

Patiéntenorganisaties kunnen/moeten ook een bijdrage leveren aan reguletingsprocessen en het beleid dat
daaraan ten grondslag ligt. De thalidomide casus is een voorbeeld van de rol die voor patiéntenorganisaties
is weggelegd bij het bepalen van de status van geneesmiddelen en in de opzet van klinische onderzoeken;
in de aanvraag voor toelating tot de markt en de eisen die aan middelen worden gesteld nadat ze op de
markt zijn gebracht en in het afwegen van de risico’s en de voordelen van nieuwe behandelingen. Ook op
andere gebieden van geneesmiddelenregulering en het reguleringsbeleid kan de inbreng van patiénten een
verrijking zijn. Bijvoorbeeld voor de ontwikkeling van effectiviteitsstandaarden en voor het meten van het
effect van behandelingen of geneesmiddelen op de kwaliteit van leven. Aangezien patiéntenorganisaties
beschikken over korte communicatielijnen en weten hoe ze hun leden het beste kunnen aanspreken, moet
hun mogelijke rol in de directe informatievoorziening aan klanten of de ontwikkeling van dergelijke
informatie niet worden onderschat. Tenslotte kunnen/moeten patiéntenorganisaties, waar het gaat om
invloed op het beleid, streven naar financiering uit publicke middelen. Wanneer belanghebbenden
waardering hebben voor de visies van de patiént en bljj zijn met hun bijdrage, zullen ze ook bereid zijn

deze visies te financieren.

Bij patiéntenorganisaties is veel ervaring met het zorgverleningsstelsel gebundeld, opgedaan door
persoonlijke contacten, tijdens groepsbijeenkomsten of via internet. Ze hebben daarom een uitstekende
uitgangspositie om na te gaan hoe sterk er een beroep op zorg wordt gedaan en welke hiaten het
zorgverleningsstelsel kent. Mogelijk moeten deze terreinen systematischer worden aangepakt. Ook zijn
patiéntenorganisaties prima uitgerust voor het organiseren van bijeenkomsten waar meerdere
belanghebbenden overeenstemming proberen te bereiken over zorgverleningsstandaarden.

Het laatste terrein waar patiéntenorganisaties actief kunnen/moeten worden is dat van de
toegankelijkheid, de beschikbaarheid en het gebruik van nieuwe behandelingen. Ze moeten alert zijn op
aanvragen voor markttoelating vanuit eigen land om snel na de Europese goedkeuring in eigen land over
nieuwe behandelmethoden te kunnen beschikken. In afwachting van markttoelating moeten zij lobbyen
voor het opzetten van compassionate-useprogramma’s. Daarnaast moeten zij bij beleidsvormers lobbyen
voor vergoeding van de behandelingen tegen een redelijke prijs. Wanneer een nieuwe behandelmethode

eenmaal is goedgekeurd, kunnen patiéntenorganisaties hierover informatie verspreiden en bijscholing van

16



final report European Symposium ‘no policy without patients’

werknemers in de gezondheidszorg stimuleren, om te zorgen dat artsen en pati€nten goed op de hoogte

zijn van de nieuwste mogelijkheden.
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e Clinical trial designs

* MAA

* Post-MA requirements

e Standards of proof

* Risk/benefit assessment
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e Direct lobbying with to develop agreed
\ decision-makers upon standards of care/

(Francois Houjez, Eurordis)

2.2. Thema’s en prioriteiten

De deelnemers aan de rondetafelconferentie somden de verschillende thema’s en prioriteiten op die
tijdens het symposium aan bod waren gekomen. Deze thema’s en prioriteiten vormen de ruggengraat van

de aanbevelingen voor activiteiten van het EMP en de CKP.

De thema’s die aan bod kwamen waren:

¥ Het dilemma van gelijke toegankelijkheid tot gezondheidszorg in heel Europa, waarbij enerzijds
rekening wordt gehouden met vrij verkeer van personen, goederen en diensten en waarbij de
lidstaten anderzijds hun soevereiniteit behouden voor wat betreft budgetten voor volksgezondheid
en de opzet van het gezondheidsstelsel.

¥ De beschikbaarheid van gegevens over de verschillen tussen de nationale systemen voor
gezondheidszorg en de ongelijkheden tussen Europese staten die daaruit blijken voort te vloeien. In
dit kader werd gewezen op het project ‘European Community Health Indicators’ (ECHI) dat verder
zou kunnen worden uitgebouwd. Bij dit project worden immers reeds verschillende indicatoren

geregistreerd op basis van een conceptuele visie op gezondheid en factoren die gezondheid bepalen.
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¥ Vergelijkbaar met het bovenstaande thema: het ontbreken van instrumenten om voor geheel
Europa gezondheidstechnologieén en prijsvormings- en vergoedingsmechanismen te meten,
vergelijken en beoordelen.

¥ Vergroting van de invloed van patiéntenorganisaties op de ontwikkeling van geneesmiddelen,
reguleringsprocessen en beleid, zorgverleningsstandaarden en toegankelijkheid en beschikbaarheid.
Dit thema waaruit de wens om ‘serieus te worden genomen’ naar voren komt, is zonder twijfel ook
gekoppeld aan de kwaliteit en relevantie van de activiteiten van patiéntenorganisaties. Bovendien
kan hier worden gevraagd naar de ‘stijl’ van patiéntenbetrokkenheid en inbreng: ‘op de barricade’,
consensusgericht, inschikkelijk...?

¥ De rol van patiéntenorganisaties bij besluitvorming. Hoe ver kunnen en willen organisaties gaan?
Willen ze enkel invloed op besluitvorming, willen ze worden geraadpleegd of willen ze zelf aan
besluitvorming doen? Elk van deze posities heeft zijn voor- en nadelen.

¥ Het ontbreken van maatschappelijke discussies over het vastleggen van een eventuele limiet, als die
er al zou kunnen zijn, op de uitgaven voor gezondheidszorg, gerekend als percentage van het bruto
nationaal product.

¥ De toegang tot relevante informatie over verschillende aspecten en thema’s, waaronder
epidemiologische, medische, juridische, procedurele gegevens, etc.

¥ Het dilemma tussen de beperkte capaciteit van kleine patiéntenorganisaties en hun gretigheid om te

worden gehoord.

Een aantal prioriteiten die door deelnemers aan het symposium naar voren werden gebracht waren:

ten aanzien van politick en beleid

¥ Hoe kunnen patiéntenorganisaties de tegenstellingen te lijf gaan die er zijn tussen een
markttoelatingsprocedure op Europees niveau enerzijds en de werkelijke invoering van een
geneesmiddel op de nationale markt anderzijds?

¥ Algemener gezegd: hoe kunnen patiéntenorganisaties de verschillen tussen algemeen EU-
beleid en afwijkend of conflicterend beleid van de Europese lidstaten met elkaar in
overeenstemming brengen?

¥ Hoe kunnen de behandelings- en zorgkosten worden verlaagd ten behoeve van de patiént?

ten aanzien van farmaceutische bedrijven en klinische onderzoeken:
¥ Hoe kunnen patiéntenorganisaties invloed uitoefenen op de industrie, zonder hun
onafhankelijkheid te verliezen of bevooroordeeld te raken en zonder die indruk te wekken?

¥ Hoe kunnen zij of moeten zij omgaan met sponsors van klinische onderzoeken?
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ten aanzien van het besturen van patiéntenorganisaties:

¥ Moeten patiéntenorganisaties professioneler worden om hun rol ten aanzien van regulerende
instanties te verstevigen? Zo ja, in welke mate en met welk geld?

¥ Is professionalisering van patiéntenorganisaties in tegenspraak met het vrijwilligerskarakter
dat zij van nature hebben?

¥ Moeten patiéntenorganisaties democratisch worden bestuurd en zo ja hoe en in welke mate?

¥ Hoe kunnen verhoudingsgewijs kleine patiéntenorganisaties, gericht op specifieke ziekten, op
een bevredigende manier samenwerken met grote overkoepelende organisaties die staan voor
vaker voorkomende aandoeningen en een generalistischere aanpak?

¥ Welke rol kunnen patiéntenorganisaties het best spelen ten aanzien van reguleringsinstanties
(‘op de barricade’, consensusgericht, inschikkelijk...?) en hoe kunnen zij zich organiseren om
deze rol ook internationaal te spelen?

¥ Hoe kunnen statistische informatie en individuele ervaringen of resultaten met elkaar worden

verenigd in adviezen en informatie aan reguleringsinstanties en individuele patiénten?

ten aanzien van de organisatie van gezondheidszorg:

¥ Oprichting van expertisecentra waar patiénten met Multipel Myeloom of de ziekte van
Waldenstrém in hun land het best kunnen worden behandeld en multidisciplinaire zorg
krijgen.

¥ De ontwikkeling van richtlijnen voor behandelingen en zorgmanagement.

2.3. Concepten voor actieplannen

De deelnemers aan de rondetafelconferentie gingen verder in op de bovengenoemde prioriteiten door
middel van een eerste stimulans in de vorm van drie mogelijke actieplannen met daarin beschreven waar
zich de activiteiten van het EMP op de middellange termijn op zouden kunnen richten. De missie van elk
van deze concept-actieplannen was het bereiken van een zo hoog mogelijke kwaliteit van zorgverlening

voor patiénten met MM.

2.3.1. Concept-actieplan voor een goede samenwerking met sponsors van klinisch onderzocek

Het belangrijkste doel van een actieplan waarbij in het belang van de patiént wordt gestreefd naar een
goede samenwerking met sponsors van klinische onderzoeken, is het verhogen van de kwaliteit van
dergelijke onderzoeken en vergroting van de aantrekkelijkheid ervan onder patiénten door meer
informatie over dit soort onderzoeken beschikbaar te stellen. Beinvloeding van onderzoeksagenda’s werd
in dit stadium als te ambitieus beschouwd en zou in wezen de tweede stap moeten zijn. Eerst dient er

contact te worden gelegd met sponsoren van klinische onderzoeken, om met hen in gesprek te kunnen
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gaan over de opzet van klinische onderzoeken, over praktische zaken, over de informatie over het
onderzoek, over onverwachte gebeurtenissen en over het verdere gebruik van de onderzoeksresultaten.
Uitgangspunt van iedere actie of ieder gesprek zou uiteindelijk moeten zijn een overzicht te krijgen van
alle lopende of geplande relevante klinische onderzoeken. In de Verenigde Staten kunnen dergelijke
overzichten worden opgevraagd via een website, maar de Europese databank is nog niet toegankelijk voor
het grote publick.

Hoe dan ook: in dit actieplan wordt voorgesteld dat patiéntenvertegenwoordigers vanaf het moment dat er
een relevant klinisch onderzoek in voorbereiding is, regelmatig overleggen met de onderzocekers en de
sponsor(en) van het onderzoek. Deze patiéntenvertegenwoordigers, die met hun activiteiten een aantal
proliferatieve bloedziekten bestrijken, dienen te worden gedelegeerd en ondersteund door een ad-hoc
samengesteld of permanent platform dat zich richt op meerdere ziektebeelden (een ‘multi disease
platform’) en waarin dus meerdere pati€ntenorganisaties zitting hebben. De vertegenwoordigers zouden
op hun beurt een klein aantal goed belezen woordvoerders aan kunnen wijzen die in gesprek blijven met
de sponsor van het klinische onderzock, maar die zeker ook contact blijven houden met de
patiéntenvertegenwoordigers en informatie aan hen terugkoppelen. Zo blijft de informatiestroom op gang
en blijft het bredere patiéntenperspectief gehandhaafd. Een cruciaal gegeven bij deze uitwisseling van
informatie is vertrouwelijkheid. leder niveau van patiénten inbreng (nationale organisaties, hun
vertegenwoordigers in het platform, de aangewezen vertegenwoordigers en de woordvoerders) moet zich
daarom conformeren aan een schriftelijke overeenkomst waarin vertrouwelijkheid in alle fasen van het

onderzoek wordt geéist.

In de gesprekken tussen patiéntenorganisaties en sponsoren van klinische onderzoeken dienen de
volgende onderwerpen aan bod te komen: overeenkomsten ten aanzien van geinformeerde toestemming
(informed consent), de haalbaarheid van het meten van levenskwaliteit en de methodiek die daartoe wordt
gebruikt, de frequentie waarin tijdens het onderzoek tests en bezoeken plaatsvinden, de criteria op grond
waarvan bepaalde patiénten worden toegelaten of uitgesloten, in het bijzonder ten aanzien van specifieke

groepen patiénten en hoe de standaard van de zorgverlening voortdurend te controleren valt.

De deelnemers spraken zich ervoor uit dat één groep alle klinische onderzocken in de EU zou moeten
volgen. Deze groep zou regelmatig, overeenkomstig de fasen van het onderzoek, bij elkaar moeten komen
op een vaste plaats en moeten bestaan uit patiéntenvertegenwoordigers, onderzoekers en sponsoren van
klinische —onderzoeken. De voertaal zou Engels zijn. Een andere suggestie was dat
patiéntenvertegenwoordigers een opleiding zouden moeten krijgen om hun belezenheid op specialistische

terreinen te vergroten en zo hun participatievaardigheden verder te verbeteren.

Ook werd voorgesteld om de financiéle middelen voor de activiteiten en het draaiende houden van het

platform uit verschillende bronnen te halen. Voorstellen op dit gebied waren het Directoraat-generaal
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Gezondheid en consumentenbescherming of het Directoraat-generaal Onderzoek van de EU, de
European Organisation for research and treatment of cancer (EORTC, de Europese organisatie voor
onderzoek naar en de behandeling van kanker), organisaties en fondsen die zich richten op de bestrijding
van kanker in het algemeen, organisaties die zich richten op zeldzame vormen van kanker, de

farmaceutische industrie en het aantrekken van andere fondsen en middelen.

Verder wezen de deelnemers op een aantal specifieke risico’s van contacten tussen patiéntenorganisaties
en sponsoren van klinische onderzoeken: de interactie zou nooit de integriteit van een onderzoek in
gevaar mogen brengen, bij tussentijdse beoordelingen moet voorzichtig en oplettend te werk worden
gegaan en het valt nog te bezien hoe patiénten zouden kunnen samenwerken met leden van de commissie

die toezicht houdt op de gegevensbescherming tijdens het onderzock.

2.3.2. Concept-actieplan om in gesprek te komen met reguleringsinstanties

In tegenstelling tot het bovenstaande actieplan, dat vrij ambitieus lijkt te zijn, ging het tweede potentiéle
actieplan van de deelnemers aan de rondetafelconferentie uit van een voorzichtigere benadering, waarbij
rekening werd gehouden met de huidige sterkte en mogelijkheden van Europese organisaties van
patiénten met MM en WM. Het voorgestelde actieplan moet dan ook worden gezien als een eerste

stadium, waar nationale MM-organisaties en het EMP later op kunnen voortbouwen.

Het doel van een dialoog met nationale en Europese reguleringsautoriteiten is om hen te bewegen
geneesmiddelen en behandelmethoden voor alle patiénten met MM in Europa zo toegankelijk mogelijk te
maken. Om op zijn minst de aandacht te trekken van beleidsmakers op nationaal en Europees niveau,
werd voorgesteld een vergelijkingsindex samen te stellen. In een dergelijke index zou kunnen worden
beoordeeld en vergeleken in welke mate geneesmiddelen en behandelingen voor MM beschikbaar zijn
voor patiénten uit verschillende Europese landen. In eerste instantie zou deze index gebaseerd kunnen
zijn op een eenvoudige enquéte waarin gevraagd wordt of bepaalde geneesmiddelen en behandelingen
daadwerkelijk beschikbaar zijn, wat ze kosten en hoe een patiént ze kan krijgen. In een later stadium

kunnen specifiekere gegevens en referentiematerialen worden verzameld.

De aankondiging van het opzetten van deze vergelijkingsindex zou kunnen worden opgezet als een
speciaal evenement om de aandacht te trekken van de media en publicaties te genereren.
Patiéntenorganisaties kunnen de index gebruiken om hun nationale reguleringsinstanties mee te
benaderen, wanneer hun land in vergelijking met andere Europese landen een slechte of onvoldoende
score krijgt. Politici kunnen de index gebruiken om de situatie in eigen land te verbeteren of om zichzelf te

feliciteren wanneer het eigen land hoog scoort. Met de index kunnen enerzijds vooruitgang, achteruitgang
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of stilstand worden gemeten en anderzijds kunnen Europese regio’s of landen worden aangewezen die

niet blijken te kunnen voldoen aan de behoeften of verwachtingen van patiénten.

Een vergelijkingsindex is echter alleen een vorm van gereedschap waarmee de aandacht kan worden
getrokken en die aanleiding geeft tot een dialoog. Wanneer organisaties voor patiénten met MM werkelijk
invloed willen uitoefenen op reguleringsinstanties en de politiek, zijn professionalisering en ruimere
financi€le middelen noodzakelijk, daar waren alle deelnemers het over eens. Er zou een begin kunnen
worden gemaakt met het inzamelen van geld voor het EMP, waarmee iemand kan worden aangesteld die

zorgt voor continuiteit, bereikbaarheid en uitbreiding.

2.3.3.  Concept-actiecplan voor de aanpak van ongelijkheid bij de toegang tot behandelingen, met de

nadruk op kosten en vergoedingen

Aangezien er binnen Europa sprake is van verschillen tussen de landen qua zorgverlening en behandeling
van patiénten met MM, is het belangrijkste doel van dit concept-actieplan gelijke toegang tot kwalitatief
goede zorg voor alle patiénten met MM in Europa. Gelijke toegang houdt onder andere in: gelijke
beschikbaarheid van geneesmiddelen in heel Europa, de aanwezigheid van onomstreden klinische
richtlijnen en de invoering van dergelijke richtlijnen in heel Europa en tenslotte onbeperkte
beschikbaarheid van informatie (voor patiénten in de vorm van informatie over multipel myeloom, voor

reguleringsinstanties en de politick in de vorm van beschikbaarheid van statisticken).

Strategieén om dit doel te bereiken hebben zowel betrekking op de Europese als de nationale situatie. Zo
moet worden beoordeeld of het EMP en de nationale organisaties van MM-patiénten voldoende
levensvatbaar zijn en of er mogelijk een noodzaak is om te professionaliseren; er moet in kaart worden
gebracht welke potenti€le partners en bondgenoten er zijn (zowel in de vorm van organisaties als
individuen); er moet overeenstemming worden bereikt over de kwaliteitsstandaards waarop de
bedrijfsvoering van MM-patiéntenorganisaties is gebaseerd en tenslotte moet er worden gezorgd voor
voldoende financiéle steun zonder dat de organisatie zijn onafhankelijkheid kwijtraakt.

Zoals gezegd werden er verschillende activiteiten gesuggereerd, zowel op nationaal als Europees niveau:
MM en WM onder de aandacht brengen van politici door middel van media-activiteiten, symposia,
publicaties etc., lobbywerkzaamheden en pressiegroepactiviteiten en tenslotte het ontwikkelen van een
sterk Huropees netwerk. Er werd nadrukkelijk op gewezen dat er vanuit een dergelijk netwerk voldoende
moet gedaan worden om contact te blijven houden met nationale patiéntenorganisaties op het gebied van
MM en dat zij betrokken moeten blijven. Met andere woorden: invloed op het beleid door organisaties
van MM-patiénten mag nooit verwateren tot een vorm van participatie die losstaat van het dagelijks leven

en de dagelijkse realiteit van MM-patiénten.
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Tenslotte werd er opnieuw gezegd dat het EMP en nationale organisaties er niet aan zullen ontkomen

enigszins te professionaliseren, alleen al om dit eerste concept-actieplan goed te kunnen implementeren.
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Nawoord

Op basis van het bovenstaande verslag en de omschreven concept-actieplannen, zal het EMP
nauwkeuriger overwegen welke prioriteiten er gesteld dienen te worden en op welke manieren en onder
welke voorwaarden op bepaalde punten actie kan worden ondernomen. Er zal een strategisch plan
worden gemaakt voor het EMP en de organisaties die er deel van uitmaken.

Het EMP en de CKP willen alle organisaties en personen die hebben bijgedragen aan deze conferentie, de
rondetafelgesprekken en aan dit verslag, ongeacht of dit voor of achter de schermen was, hartelijk

bedanken voor hun inbreng.

24



final report European Symposium ‘no policy without patients’

ANNEX 1.

Programma Europees Symposium
‘No Policy without Patients’

Overall Chair:

Prof. dr. E. Borst, (Netherlands), Patron of the
European Cancer Patient Coalition (ECPC),
chairperson of the ‘Nederlandse Federatie voor
Kankerpatientenorganisaties (NFK)’,

former Minister of Health.

and

Prof. B. van Camp (Belgium), Haematologist,
University Hospital (UZ) Brussels, chairman of
the Medical Advisory Board (MAB) of European
Myeloma Platform (EMP)

From 9.00 Registration

10.00- 10.05 Welcome
A.Poort (Netherlands), MM patient, Chairman
MM&WM Patient Association (CKP)

10.05- 10.15 Opening Symposium by Prof. dr. E. Borst

Session 1. Current role of the patient organisation;
an example from practice.

10.15- 10.30 Experiences of a patient organisation at the
national level

Dr. P. Wijermans (Netherlands), Haematologist,
Medida&Advisor CKP; MAB EMP

10.30- 10.45 Experiences of a patient organisation at the
European level

P. Randlov, (Denmark), MM patient, Board of
Directors EMP

Session 2. Participation of patient organisations in the
development of new treatments and
medications

10.45- 11.05 New developments in treatment of MM and
WM: the role of patient organisations

Dr. S. Knofsermany), Haematologist, University
of WYrzburg, MAB EMP

Coffee break

11.35- 11.55 Patient participation in clinical trials
D. De Schrijver (Belgildirector Community Affdacgec bvba

25



final report

Session 3. Participation of patient organisations in
making medications and treatments available
11.55-12.15 Relevant policies in making medications and
treatment available:

the role of patient organisations

Dr. N. Wathion (Belgium/UK), Head of
PosAuthorisation Unit Evaluation of Medicines for
Human Use, European Medicines Agency (EMEA).
12.15-12.35 The role of patient organizations in health
politics.

Prof. Georg Andrejevs, (Latvia), Member of the
European fament ,

12.35-13.00 Panel discussion.

Panel chair: Prof. B. van Camp

Panel: speakers, session chaihsiand co

Lunch break

Session 4. Participation of patient organisations in
informing the patient

14.15-14.30 Information needed
Dr. R. Pelzing éBnany), MM patient,
EMP member

14.30-14.50 Different ways to produce information
for the patiént

Mrs. C. Honing (Netherlands), Chair European
Cancer Leagues, Board Dwettiib€ancer Society

Session 5. The need for European Patient networks
14.50-15.10 Who, What, Where, When, How?
Dr. Gerlinde Bode (Gerl@@§,PO

Tea break

15.40- 16.00 Democracy of patient advocacy
Prof. P. Huijgens (Netherlands), Hematologist, Free
University Amsterdam, chairman HOVON

16.00-17.00 Overall discussion and conclusion of the day
Chaired by Prof. dr. E. Borst and Prof. B. van Camp,
chairpersons of the day

Panel: speakers, session chainsiasd co

Drinks, in honour of the 25th anniversary of the
CKP, will be served to conclude the Symposium
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ANNEX 2

De thalidomide casus

In 1964 probeerde de Israélische arts Jacob Sheskin een ernstig zieke Franse patiént te helpen die leed aan
erythema nodosum leprosum (ENL), een complicatie van lepra die veel pijn veroorzaakt. Hij zocht overal
in zijn kleine ziekenhuis naar iets dat zou kunnen helpen om deze patiént lang genoeg van de pijn te
verlossen om hem te kunnen laten slapen. Uiteindelijk vond hij een flesje thalidomidetabletten en
herinnerde zich dat die ooit hadden geholpen om psychiatrische patiénten te laten slapen, maar ook dat
het geneesmiddel inmiddels was verboden. Tussen 1956 en 1962 waren er in Afrika en Europa immers
ongeveer 10.000 kinderen geboren met ernstige misvormingen, doordat hun moeders tijdens de
zwangerschap thalidomide hadden ingenomen, een middel dat in Nederland beter bekend is onder de
merknaam Softenon.

Desondanks gaf Sheskin zijn patiént twee tabletten thalidomide. De patiént sliep urenlang en kon na het
wakker worden zonder hulp opstaan uit bed. Na dit onverwacht succesvolle resultaat volgden er meer
positieve ervaringen met het middel en werd er een klinisch onderzoek uitgevoerd. Het geneesmiddel dat
voor dr. Sheskin een laatste redmiddel was, bleek een revolutie teweeg te brengen op het gebied van de
behandeling van lepra en zorgde ervoor dat de meeste lepraziekenhuizen konden worden gesloten.

Op grond van verder onderzoek door dr. Gilla Kaplan in 1991 kon worden aangetoond dat het effect van
thalidomide op lepra samenhing met het remmen van de tumornecrosefactor-alfa. Kaplan ging een
samenwerkingsverband aan met de Celgene Corporation om het potentieel van thalidomide verder te

ontwikkelen. Uit vervolgonderzoek bleek toen dat het middel ook effect heeft bij multipel myeloom.

Op 26 mei 2006 maakte de Food and Drug Administr@ion) in de Verenigde Staten de weg vtij voor
versnelde toelating van thalidomide in combinatie met dexamethason voor de behandeling van patiénten
waarbij kort geleden multipel myeloom (MM) was vastgesteld. De goedkeuring van de FDA kwam zeven
jaar nadat in de medische literatuur de eerste meldingen kwamen over de werkzaamheid van het middel.
Dit valt toe te schrijven aan de strikte procedures die artsen en patiénten moeten dootlopen om
thalidomide voor te schrijven, respectievelijk voorgeschreven te krijgen. Men probeert zo te voorkomen

dat er opnieuw kinderen worden geboren met geboortedefecten als gevolg van dit geneesmiddel.

In de Europese Unie (EU) werd thalidomide pas op 21 april 2008 toegelaten door het Europees
Geneesmiddelenbureau (EMEA), twee jaar later dan in de Verenigde Staten. Tussen het tijdstip van de
aanvraag voor Buropese toelating van thalidomide, die in 2003 door Pharmion Corporation werd
ingediend, tot de toelating van het geneesmiddel in 2008 (Pharmion kreeg van Celgene een licentic om het
middel op de markt te brengen in Europa, Australié¢ en verschillende andere gebieden) zijn in totaal vijf

jaar verstreken.
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De EMEA had bij de Europese toclating van thalidomide voor de behandeling van patiénten met MM te
maken met een aantal struikelblokken. Het eerste struikelblok was het zeer strikte, en daarmee
onacceptabele, risicobeheersingsprogramma dat Pharmion hanteerde, het tweede waren de verwoestende
gevolgen van het voorschrijven van thalidomide aan zwangere vrouwen eind jaren vijftig, begin jaren
zestig.

In tegenstelling tot de Verenigde Staten, waar het gebruik van thalidomide door zwangere vrouwen slechts
minimale gevolgen had, aangezien de FDA begin jaren zestig weigerde het middel toe te laten, waren
belangengroeperingen van slachtoffers van thalidomide uit heel Europa zeer bezorgd over de
herintroductie van een geneesmiddel dat zij vanwege de vernietigende gevolgen voor altijd verbannen
hadden willen zien. Tot de dag van vandaag zijn zij in de slag om voor de slachtoffers van thalidomide een
schadevergoeding te krijgen van hun regeringen.

Het risicobeheersingsprogramma dat de toelating van thalidomide door de FDA vergezelde, werd voor
Europa inadequaat en inefficiént geacht en zelfs in tegenspraak met bijv. de privacywetgeving binnen de
EU en zijn lidstaten. Aangezien het programma volledig op Amerikaanse leest geschoeid was, stond het
niet alleen de relatie tussen arts en patiént danig in de weg, maar omvatte het bijvoorbeeld ook regelingen
die maakten dat het middel alleen mocht worden voorgeschreven door artsen en verkocht door apotheken
die hiervoor toestemming hadden van het farmaceutische bedrijf en daarnaast uitgebreide voorlichting aan
patiénten over de risico’s van thalidomide, maandelijkse telefoongesprekken met patiénten en een
patiéntenregister. Men was bovendien bang dat het programma een precedentwerking zou kunnen
hebben, waardoor ook andere farmaceutische bedrijven bijzondere voorwaarden zouden kunnen stellen

voor de verkoop van hun geneesmiddelen op de Europese markt.

Voor de belangengroeperingen van thalidomideslachtoffers was hernieuwde toelating van het middel
simpelweg onaanvaardbaar. Patiénten met MM en hun belangenorganisaties keken er echter reikhalzend
naar uit dat het middel, net als in de Verenigde Staten, wel zou worden toegelaten, omdat het een enorme
medische vooruitgang zou betekenen in de behandeling van hun ziekte. Voor de EMEA was het
voorgestelde risicobeheersingsprogramma niet toepasbaar voor Europa en daarmee onaanvaardbaar. Voor
Pharmion, het bedrijf dat in maart 2002 de aanvraag bij de EMEA had ingediend voor toelating van het
geneesmiddel tot de markt, zou het gebruik van verschillende risicobeheersingsprogramma’s voor

verschillende Europese landen niet werkbaar zijn.

Om deze impasse te doorbreken en de zaken in een stroomversnelling te krijgen, organiseerde de EMEA
in samenwerking met Eurordis, de FEuropese organisatie voor zeldzame ziekten, een gezamenlijke
bijeenkomst voor de belangengroeperingen van zowel de patiénten als van de slachtoffers. Zo wilde de
EMEA tot afspraken komen waarmee de verschillende bezwaren tegen goedkeuring van thalidomide uit
de weg konden worden geruimd. Na afloop van de bijeenkomst bleken zich 8 patiéntenorganisaties en 5

organisaties van slachtoffers te kunnen vinden in een schriftelijke stellingname die vervolgens aan de
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EMEA werd overhandigd. In de stellingname werd een risicobeheersingsprogramma geéist dat door
gezondheidsdeskundigen zou worden begeleid, dat in overeenstemming was met de huidige wetgeving en
praktijk van de lidstaten en waarop, onafhankleijk van de sponsor, toezicht gehouden/gemonitord zou
worden. Er werd bovendien gevraagd om een financiéle vergoeding van de kant van degene die de
toestemming had het geneesmiddel op de markt te brengen, in geval van ongelukken. Spijtig genoeg, en
om onverklaarbare redenen, trok Pharmion de aanvraag op 19 mei 2004 in, vlak voor de deskundigen van

het Comité voor geneesmiddelen voor menselijk gebruik (CHMP) hun eindadvies zouden uitbrengen.

Patiénten met MM in heel Europa keken nog altijd met smart uit naar het moment dat thalidomide
eindelijk in Europa zou worden toegelaten. Voor hen was het onbegrijpelijk dat een geneesmiddel dat
langdurige remissie zou betekenen, met een totale overleving van 60% gedurende het eerste jaar, alleen
beschikbaar was voor Amerikaanse patiénten en dat het geneesmiddel in de EU pas 3 jaar later zou

worden toegelaten dan in de Verenigde Staten.

De EMEA kan hiervan echter nauwelijks de schuld worden gegeven. Het Europees
Geneesmiddelenbureau is immers in 2002 direct begonnen met de behandeling van de aanvraag, bracht
patiénten en slachtoffers tijdens verschillende bijeenkomsten bij elkaar en deed bij Pharmion navraag naar
de opzet en organisatie van het risicobeheersingsprogramma. Het bedrijf liet met de antwoorden eindeloos
op zich wachten en trok toen op 19 mei 2004 onverwacht de aanvraag voor toelating in. Pas op 22 januari
2007 diende het bedrijf bij de EMEA een nieuwe aanvraag voor toelating in. De toelatingsprocedure voor
deze nieuwe aanvraag nam 450 dagen in beslag, wat overeenkomt met de Europese wetgeving en valt

binnen de gemiddelde duur van een aanvraagprocedure.

Doordat thalidomide niet officieel was toegelaten in Europa, verkeerden patiénten met MM vijf jaar lang
in onzekerheid en was er sprake van een verschil in behandeling. In sommige landen, bijvoorbeeld in
Nederland, was het geneesmiddel wel beschikbaar en werd met sterke restricties vergoed via speciale
regelingen, in andere landen was het middel ook in beperkte mate verkrijgbaar, maar tegen een zeer hoge

prijs en in weer andere landen konden patiénten helemaal niet over het middel beschikken.

In Nederland en enkele andere lidstaten kon thalidomide door bepaalde apotheken worden uitgereikt aan
patiénten, tegen een redelijke prijs. Dit ondanks de problemen van het bedrijf met de aanpassingen van
het risicobeheersingsprogramma aan de Europese context. Patiénten wilden echter dat het geneesmiddel
ook officieel zou worden goedgekeurd en dan tegen een redelijke prijs beschikbaar zou komen, zonder
eerst complexe en tijdrovende procedures te hoeven doorlopen. Daarom ontwikkelde de CKP, op basis
van de EMEA-stellingname en in samenwerking met artsen en farmaceuten, een
risicobeheersingsprogramma voor thalidomide voor Nederland, dat zowel voor patiénten als artsen

aanvaardbaar bleek.

29



final report European Symposium ‘no policy without patients’

ANNEX 3

Lijst van Deelnemers aan de Rondetafelconferentie, October 31, 2008 en web-link naar de
deelnemerslijst van het Symposium, October 30, 2008.

Rondetafelconferentie

Moderated by:
Francois Houyez, Health Policy Officer, European Organisation for Rare Diseases (EURORDIS)

List of Participants Round Table Conference
Arno Baumann, CKP, Netherlands
Kees van Bezooijen, SCL, Netherlands
Annemone Bégels, NFK, Netherlands
Gerard Bos, Univ. Maastricht, Netherlands
Greg Brozeit, IMF, US
Ben van Camp, Univ. Brussels, MAB-EMP, Belgium
Alexandra Craciun, Univ. Romenia
Johan Creemers CMP, EMP, Belgium
Viorica Cursaru, Me, Romenia
Peter Gielen, Univ. Leuven, Belgium
Lia van Ginneken, CKP, EMP, the Netherlands
Ulrike Holtkamp, DLH, Germany
Ria Kosten, CKP, EMP, the Netherlands
Jan Koedam, Celgene, the Netherlands
Sergejs Kuznecovs, Cancer Patient Advocacy Bureau, Latvia
Dortis Mayerbéck, MMSO, EMP, Austria
Marlies Oom, CKP, the Netherlands
Roy Parker, IWMF, US
Rolf Pelzing, PMM NRW, EMP, Germany
André Poort, CKP, the Netherlands
Peter Randlov, DMF, EMP, Denmark
Roman Sadzuga, PMPHA, Me, Poland
Joao Salazar Leite, APLL, EMP, Portugal
Hans Scheurer, CKP, the Netherlands
Trui Simmelink, KWF, the Netherlands
Helgi van de Velde, Ortho Biotech, Belgium
Pierre Wijermans, CKP, MAB-EMP, the Netherlands

Weblink naar de Deelnemerslijst van het Symposium:

www.kahler.nl/actueel/symposium
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