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ACP inzake dossier Risdiplam

Baarn, 10 juni 2022
Geachte leden van de ACP, voorzitter,

Dank voor de gelegenheid om in uw vergadering te mogen inspreken.

Ik wil graag kort ingaan op het voorliggende advies van de WAR inzake Risdiplam en zal
daarna het woord geven aan mevrouw Dalgety, die met u wil delen wat dit advies voor haar als
patiént betekent.

Voorzitter, allereerst graag onze waardering voor de gedegen rapporten en het feit dat er
serieus is omgegaan met onze reactie op de eerste concept rapporten.

In het WAR advies treft u het SMA behandelalgoritme aan. Een indrukwekkend schema waarin
is aangegeven welke patiént met welk middel behandeld mag worden. Het resultaat van de
complexe formele beoordelingsprocedures. Dit is aan patiénten niet meer uit te leggen. Zeker
niet als je ziet hoe verschillend de vergoeding en beschikbaarheid van deze medicijnen nu in
de verschillende Europese landen is.

Wij pleiten ervoor nieuwe veelbelovende weesgeneesmiddelen veel sneller toe te laten tot het
verzekerd pakket, minder streng te beoordelen aan de voordeur en meer Europees af te
stemmen. Betere monitoring van de behandeling en evaluatie na een aantal jaren zal
opleveren wat de werkelijke behandeleffecten zijn. We kunnen dan beter onderbouwen wat
deze middelen ons waard zijn en we kunnen onze patiénten op termijn beter ondersteunen bij
hun keuze voor één van de beschikbare middelen: behandeling op maat. Of bij de nieuwe
gentherapieén: een betere risico afweging door de ouders. Onze expertisecentra moeten
hiervoor goed gefaciliteerd worden.

We zijn blij met het voorliggende advies omdat hiermee een derde medicijn beschikbaar komt
voor patiénten met SMA.

Vooral omdat in dit advies Risdiplam ook beschikbaar komt voor presymptomatische kinderen.
En we weten inmiddels dat de beste behandeleffecten bereikt worden als de patiénten zo
vroeg mogelijk behandeld kunnen worden, liefst direct na de geboorte en als er nog geen
ziekte symptomen zijn. In dat kader zijn we ook bijzonder blij dat SMA sinds 1 juni van dit jaar
is opgenomen in de hielprikscreening zodat nieuwe patiénten zo snel mogelijk gevonden en
behandeld kunnen worden. Het eerste en echte begin van Spierziekten de wereld uit!

Dan is er, ondanks het feit dat we nu kunnen gaan beschikken over drie effectieve
geneesmiddelen, nog steeds een kleine groep van zo’n 20 patiénten die nu nog buiten de
behandelboot valt. Zij kunnen niet behandeld worden met Spinraza en vallen buiten de criteria
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van het Compassionate Use Program voor Risdiplam van Roche dat zich beperkt tot SMA type
len?2.

Dit is voor de betreffende patiénten en voor Spierziekten Nederland een onverteerbare situatie.
Deze mensen hebben een progressieve ziekte en er is een effectief medicijn voorhanden,
maar voor hen onbereikbaar! Als zij in Belgié zouden wonen zou hun behandeling met

Risdiplam gewoon vergoed worden!

Wij dringen er bij u met klem op aan om ook voor deze patiéntengroep zo snel mogelijk
behandeling mogelijk te maken en hen niet in de kou te laten staan.

Mevrouw Simone Dalgety behoort tot deze groep en wil graag zelf haar verhaal met u delen.

Marcel Timmen, directeur Spierziekten Nederland
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Inspraaktekst van Simone Dalgety
Wij hebben niet type 3, we zijn het!

Ons hele leven leggen we ons erbij neer: je hebt een spierziekte waarvoor er geen genees- of
verbetermiddel is. Het is wat het is. En toen kwam Spinraza. Dat gaf hoop totdat bleek dat mijn
broer, ook type 3, wel behandeld kon worden, maar ik niet omdat een ruggenprik bij mij niet
mogelijk is. Toen kwamen Zolgensma en Risdiplam. Wow, toch wel wat voor ons, denk je dan,
maar nee: opeens is er een keuze in de types en type 3, wat ik heb, wordt ervan uitgesloten.
Dus je bent eigenlijk niet gehandicapt genoeg ... alsof leven met een spierziekte al niet erg
genoeg is. De laatste drie jaren gaat mijn armfunctie achteruit. Ik kan buitenshuis niet meer
alles wat ik daarvoor wel kon. Ben aangewezen op hulp met eten en drinken, omdat ik zelf niet
meer mijn arm met iets daarin naar mijn mond krijg. Twee jaar geleden kon ik dat nog wel.
Straks kan ik net als mijn broer ook niet meer zelfstandig eten binnenshuis. Nu lukt dat nog
met een tafeltje.

Ik ben 40 jaar en werk al veertien jaar met plezier fulltime in het mbo-onderwijs. Ondanks mijn
beperking maak ik het verschil in het leven van vele jongeren. Mijn armfunctie is essentieel om
mijn werk te kunnen blijven doen, maar wat als dit straks niet meer gaat? Moet ik dan werken
maar opgeven? Een belangrijk deel van mijn zingeving? Zoals ook de twintig anderen die net
als ik nu buiten de boot vallen? We hebben gestudeerd, hebben gewoon banen en gezinnen,
net als jullie. We staan ondanks onze beperking midden in het leven, maken het verschil voor
anderen. En dat verschil zouden we kunnen blijven maken wanneer ook wij toegang krijgen tot
een van de medicijnen en niet worden buitengesloten omdat we ongelukkigerwijs het
verkeerde type hebben en 25+ zijn.

Alsof je leven ophoudt van belang te zijn na je 25e en het niet nodig is je levensstandaard te
verbeteren. Het voelt net als een terminale ziekte. Wij worden opgegeven terwijl je met type 3
nog een ontzettend lang en fijn leven kan leiden en met wat verbetering of behoud van wat nog
gaat, zelfs nog veel langer. Dus waarom worden wij buitengesloten alsof wij een ter dood
opgeschreven groep zijn? Alleen terminaal zieken krijgen toch geen behandeling? Waarom telt
ons type 3 niet even zwaar als de andere types? Voor ons is er geen verschil, ongeacht wat
voor type je hebt: SMA is SMA. Elk type heeft zijn eigen ontberingen. En als er een medicijn is,
drie zelfs, zou geen enkele SMA-patiént daarvan buitengesloten moeten worden. Dat voelt
gewoon als discriminatie. Als ik namelijk toevallig type 1 of 2 had, kwam ik wel in aanmerking.
Dat is toch een kromme gedachtegang? Alsof ik liever type 1 of 2 zou hebben alleen maar om
de behandeling te mogen?

Het is kwetsend te horen dat andere landen geen onderscheid maken, maar Nederland wel.
SMA is SMA en toevallig zijn er vier types. Medicatie is er, dan zou het ook beschikbaar
moeten zijn voor iedere SMA-patiént. Het zijn er nog maar een twintigtal, onder wie ik, die nu
geen behandeling krijgen, maar wel een toekomst met verdere aftakeling tegemoet zien
zonder behandeling. Ik hoop dat u beseft dat dat is waar jullie over beslissen!
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