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Betere toegang tot veelbelovende weesgeneesmiddelen

Partijen spreken de intentie uit om de toegang tot veelbelovende weesgeneesmiddelen voor patiënten met zeldzame ziekten
zoals spierziekten te verbeteren.

Doel - Concrete voorstellen formuleren die ertoe bijdragen dat:

. veelbelovende (dure) weesgeneesmiddelen snel bij patiënten terechtkomen
en/oÍ

r dat voorkomen wordt dat patiënten vanwege tekort aan bewijs bij een speciÍieke subgroep worden uitgesloten van (of
jaren moet wachten op) een geneesmiddel, dat wat betreft werkingsmechanisme bij die subgroep niet afwijkt van de groep
als geheel

en/of
. dat medisch ethische criteria en expert opinion meer gewicht krijgen in de vergoedingsbeslissing voor

weesgeneesmiddelen dan nu zodat een goed afgewogen beslissing genomen kan worden die recht doet aan de grote
unmet medical need van patiënten met zeldzame ziekten

en/oÍ
r dat langetermijnefÍecten van weesgeneesmiddelen structureel beter gemonitord worden zodat er een goed beeld ontstaat

van de werkelijke (kosten)efÍectiviteit op het niveau van de groep, subgroep en de individuele patiënt
en/of

o dat er trajecten worden verkend die leiden tot maatschappelijk verantwoorde en rechtvaardige prijzen voor
weesgeneesmiddelen.

Partijen zorgen ervoor dat de kans op implementatie van hun voorstellen zo groot mogelijk is en toetsen deze waar mogelijk in

de praktijk.
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