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Hoe het begon:
2018 Chenodeoxycholzuur (CDCA)

• Xenbilox® tegen galstenen

• Sinds 1975 “off-label” bij CTX

• Zorgverzekeraars vergoeden CDCA voor CTX: coulanceregeling
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Onverklaarbare prijsstijging

Fabrikant Prijs per jaar(€)

Falk (Jaren 80/90) 300-500

Sigma-Tau (tot 2017) 30.000-40.000

Leadiant GmbH (2017) 160.000-220.000

• Per 1 april 2018 stop vergoeding zorgverzekeraars

• Patiënten zitten zonder essentieel geneesmiddel
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2018 magistrale bereiding CDCA

www.medicijnvoordemaatschappij.nl | Juni 2021



2021 Mexiletine
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Mexiletine
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1975

Registratie van mexiletine door Boehringer

Ingelheim voor de behandeling van 

ventriculaire arritmieën onder de naam Mexitil

1983
Eerste publicatie over het gebruik van 

mexiletine bij myotonische dystrofie (zeldzame 

spierziekte)

2004 Registratie van Mexitil doorgehaald

2014
Orphan drug designation voor myotonische

aandoeningen toegekend

2018 Namuscla goedgekeurd door de EMA

2021

Negatief advies over de opname van Namuscla

in het basispakket door het Zorginstituut 

Nederland (+- € 24.000 p.p.p.j.)
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Doel: Langdurige en betaalbare beschikbaarheid van 
medicijnen voor patiënten met een zeldzame ziekte

Academia-driven pharma

1. Beschikbaarheid verbeteren

2. Regulatory science

3. Kennisplatform

Visie:

• Academie kan meer, maar niet 

alleen

• Goede aansluiting bij veldpartijen 

(UMC’s, apothekers, overheid, 

verzekeraars, farma)

• Er is niet één route: bestuderen en 

proberen 

• Gewoon doen
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1. Beschikbaarheid verbeteren

Ondersteuning

Bereiden 

Met partners naar de markt brengen

1. Middel of optimale behandeling 

nu of in de toekomst niet 

toegankelijk

2. Unmet medical need

3. Geen andere partij werkt aan 

duurzame beschikbaarheid

4. Probleemeigenaar bereid om 

mee te werken
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Beschikbaarheid mexiletine

Geen geregistreerd handelsproduct

Import als niet-geregistreerd geneesmiddel

Capsules zijn wel elders op de markt 
(bijv. in Japan)

Goedkeuring voor import door IGJ beoordeeld

Apotheekbereiding
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Mexiletine

• Bereiding door verschillende 

apotheken

• Verschillende sterktes (met name 

voor cardiologie)
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Apotheekbereiding

Drie situaties waarin apothekers 

kiezen voor een apotheekbereiding:

1 medicijn geschikt maken voor een 

specifieke patiënt: “op maat” 

2 het medicijn is niet verkrijgbaar

3 voor wetenschappelijk onderzoek 
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De uitdagingen

• Goede grondstoffen zijn/worden schaars

• Kwaliteitseisen aan bereiding nemen toe

• Magistrale bereiding is zeer arbeidsintensief

• De kosten wegen vaak niet op tegen de opbrengsten

Gevolg: Steeds minder apotheken zullen bereiden

Apotheekbereiding is niet altijd de oplossing

www.medicijnvoordemaatschappij.nl | Juni 2021

Financieel Dagblad 2019



Onderzoek 

• toepasbaarheid apotheekbereidingen

• kwaliteit (magistrale) bereidingen

• magistrale bereidingen in studieverband
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2. Regulatory Science

• Toegankelijkheid ultra-weesgeneesmiddelen

• “Fair pricing” model

• Adaptive pathways

• Onafhankelijke registers

• Regulatoire aspecten van projecten onderzoeken
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Mexiletine “fair pricing” model



3. Kennisplatform

Voor patiënten, apothekers, artsen, 

industrie, verzekeraars, overheden etc

Informatie delen

Kennis vergaren

Projecten ondersteunen

Publiceren
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Apotheker of arts

ervaart een 

probleem in het 

verstrekken van een 

geneesmiddel

Apotheker of arts

zoekt hulp bij het 

platform Medicijn 

voor de Maatschappij

Medicijn voor de Maatschappij

geeft advies, 

ondersteunt en 

onderneemt actie

Medicijn voor de Maatschappij

onderzoekt en 

verbetert  

achterliggende 

problemen 



Samenwerkingen
• Beroepsgroep+PO

• artsen, UMC’s, United for
Metabolic Diseases

• Apothekers

• KNMP, NVZA, collega apothekers

• Overheid 

• VWS, Zorginstituut, ZN, 
verzekeraars, CBG

juristen, KNAW, farmaceutische 

bedrijven, grootbereiders etc
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Prof. dr. Carla Hollak

Dr. Marleen Kemper

Sibren van den Berg, promovendus

Dr. Bart Jacobs

Vincent van der Wel, MSc

Yasmin Polak, promovenda

Mary Duijnker

Daphne Schoenmakers, promovenda

Dr. Saco de Visser

Natalja Bouwhuis, promovenda

Colinda Post, promovenda

Noa Rosenberg, promovenda

Nina Stolwijk, promovenda

Jochem Wolfert, student

Martijn Braakhuis, promovendus

Hoang Lan Le

Teamwork 
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Kennis-

platform
Projecten Onderzoek

Langdurige en

betaalbare

beschikbaarheid

van medicijnen

voor patiënten

met zeldzame

ziekten
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