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Uitgaven weesgeneesmiddelen
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Vergoeding weesgeneesmiddelen



Discrete choice experiment

Middel X, Ziekte 1

• Budget impact: 10M

• Aantal patienten: 100

• Kosten/patient: 100.000

• Geen behandelalternatieven

• Levensbedreigende ziekte

• Gem. leeftijd populatie <6 jaar

• Zeer effectief geneesmiddel

• ICER: 200K/QALY
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Middel Y, Ziekte 2

• Budget impact: 10M

• Aantal patienten: 1,000

• Kosten/patient: 10.000

• Geen behandelalternatieven

• Levensbedreigende ziekte

• Gem. leeftijd populatie <6 jaar

• Zeer effectief geneesmiddel

• ICER: 20K/QALY

Ga naar www.menti.com en gebruik code 90 37 69 om te stemmen

http://www.menti.com/


Noodzaak voor afwegingen
• Gebrek aan behandelalternatieven

• Ernstige/levensbedreigende ziektes

• Ziektes in kinderen

• (Zeer) effectieve middelen

• Zeldzaamheid?
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• Hoge kosteneffectiviteitsratios



Toekomst beoordeling WGM



Toekomst beoordeling WGM

Noodzaak voor aanpassingen in wet/regelgeving

• Toename kosten weesgeneesmiddelen

• Afname bereidheid te betalen

Aanpassingen in beoordeling

• Transparantie beoordeling weesgeneesmiddelen

• Internationale samenwerking

• Reduceren prijzen na marktexclusiviteit in KEA
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Aanpassingen beoordeling WGM

Transparantie beoordeling

• Mate van bewijs

– Methoden in principe gelijk

– Accepteren kleinere klinische trials

– Grotere onzekerheid

• Bereidheid hogere accepteren hogere ICERs

– Zeldzaamheid

• Beperkt bewijs

– Andere factoren
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Aanpassingen beoordeling WGM

Internationale samenwerking

• Klinisch onderzoek

• Kosteneffectiviteitsonderzoek

• Beoordeling
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Aanpassingen beoordeling WGM

Prijsreductie na marktexclusiviteit in KEA

• In KEA modellen competitie meenemen (voorstel Hoyle 2008, 2011)

• Praktisch moeilijk uitvoerbaar

• Voor WGM wellicht extra relevant

– Voorbeelden: Orkambi & Myozyme
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Aanpassingen beoordeling WGM

Prijsreductie na marktexclusiviteit in KEA

• Voorbeeld Orkambi (CF)

• Base case Type 1: 360.000/QALY

– Patent loopt af na 12 jaar

– Scenario analyses

» 70% reductie na patentafloop: 262.000/QALY

» 80% reductie na patentafloop : 248.000/QALY

» 90% reductie na patentafloop : 233.000/QALY
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Aanpassingen beoordeling WGM

Prijsreductie na marktexclusiviteit in KEA

• Voorbeeld Myozyme (Ziekte van Pompe – klassiek infantiele vorm)

– Marktexclusiviteit tot maart 2016

– ZIN beoordeling zomer 2011

• Marktexclusiviteit eindigt na ~5 jaar

– Base case schatting: 1.044.000/QALY

– Additionele analyses

» 70% reductie na exclusiviteit: 456.000/QALY

» 80% reductie na exclusiviteit : 373.000/QALY

» 90% reductie na exclusiviteit : 290.000/QALY
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Aanpassingen beoordeling WGM

Prijsreductie na marktexclusiviteit in KEA

• Voorbeeld Myozyme (Ziekte van Pompe – late-onset vorm)

– Marktexclusiviteit tot maart 2016

– ZIN beoordeling zomer 2011

• Marktexclusiviteit eindigt na ~5 jaar

– Base case schatting: 3.195.000/QALY

– Additionele analyses

» 70% reductie na exclusiviteit: 1.701.000/QALY

» 80% reductie na exclusiviteit : 1.508.000/QALY

» 90% reductie na exclusiviteit : 1.316.000/QALY
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Aanpassingen beoordeling WGM

Prijsreductie na marktexclusiviteit in KEA: Conclusie

• Meenemen patentafloop verlaagt ICERs voor weesgeneesmiddelen

• Middelen nog steeds niet kosteneffectief bij reguliere drempelwaardes

– Mogelijk toch maatschappelijk aanvaardbaar

• Toetreding generieke middelen gebeurt niet/beperkt bij WGM

• Voorwaarde: vastleggen korting na patentafloop

– R&D is terugverdiend

– ICER betere afspiegeling werkelijkheid

– Beperking impact zorgkosten
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