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H VOORWOORD

NEED: evaluatie van onvervulde gezondheidsbehoeften van patiénten en samenleving

“A Europe that cares, prepares and protects”. Met deze slogan luidde Belgié het voorzitterschap in van de Raad
van de Europese Unie in januari 2024. Ons land zet cruciale thema’s op de agenda, waaronder de nood aan
voldoende gezondheidswerkers, preventie, noodprogramma’s, strategieén om antimicrobiéle resistentie en
geneesmiddelentekorten aan te pakken, enz. Het is slechts een greep uit de ambities van Belgié om het
gezondheidsbeleid op Europees niveau te verbeteren.

“A Europe that cares” is ook een Europa dat prioriteit geeft aan de belangrijkste onvervulde
gezondheidsgerelateerde behoeften, dat zich engageert om deze behoeften te identificeren, meten en evalueren,
en dat op basis van deze kennis ageert. Gezondheidsinnovatie en -beleid gedreven door prioritaire patiénten-
en maatschappelijke behoeften staan daarom hoog op de agenda van het Belgisch voorzitterschap.

KCE en Sciensano hebben de handen in elkaar geslagen om een kader (het “NEED-evaluatiekader” genaamd)
te ontwikkelen. Het bevat 23 criteria voor het evalueren van onvervulde patiénten- en maatschappelijke
behoeften en is bedoeld om op Europees niveau te worden gebruikt. De ambities zijn hoog: we willen een
onafhankelijke Europese onderzoeksinfrastructuur opzetten om onderzoek naar onvervulde behoeften te
codrdineren. In dit kader willen we een databank creéren met wetenschappelijke gegevens over de onvervulde
behoeften van zeer veel verschillende aandoeningen. Deze data willen we publiek beschikbaar stellen, zodat
iedereen kan inspelen op de belangrijkste noden van patiénten en de maatschappij.

Maar liefst 16 verschillende lidstaten hebben hun expliciete steun aan het initiatief gegeven, dat nu ook tijdelijk
financiéle ondersteuning krijgt van het Belgische Federaal Wetenschapsbeleid (BELSPO). Het enthousiasme is
groot en de verwachtingen liggen hoog. Maar koken kost geld, en dus zal de toekomst van het initiatief erg
afhangen van de beschikbaarheid van middelen om voor zoveel mogelijk aandoeningen diepgaand
wetenschappelijk onderzoek te doen. Aan dynamiek binnen het onderzoeksteam zal het alleszins niet liggen. Zij
strijden dagelijks met een ongekende motivatie voor de realisatie van de wetenschappelijke database die
bruikbaar en nuttig zal zijn voor diverse belanghebbenden in de gezondheidszorg, en dan in de eerste plaats
voor de patiént. Wij bedanken ook Marijke Eyssen, Algemeen directeur a.i. van het KCE van 01/2020 tot 02/2024,
voor haar steun aan het project.

In 2023 vierden we het 20-jarig bestaan van het KCE, in 2024 is het de beurt aan de geboorte van NEED. We
wensen dit initiatief een mooie toekomst toe.

Christophe JANSSENS Irina CLEEMPUT Ann VAN DEN BRUEL

Adjunct algemeen directeur Programmadirecteur a.i. Algemeen directeur
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1. INLEIDING?

1.1. Context

1.1.1. Een systeem dat sterk wordt gestuurd door het aanbod

De gezondheidszorg evolueert voortdurend: elke week of zelfs elke dag
dient er zich een nieuwe invalshoek, een meer gerichte behandeling of een
meer gepaste aanpak aan. De mogelijkheden die vandaag bestaan om
mensen met gezondheidsproblemen te begeleiden, verzorgen en
ondersteunen, waren enkele decennia geleden nog ondenkbaar. Steeds
meer aandoeningen kunnen steeds beter behandeld worden. Anderzijds
moeten we ook erkennen dat er, ondanks dit steeds groter wordende
zorgaanbod, nog altijd veel onvervulde behoeften bestaan, zowel voor
patiénten als voor de samenleving (zie Tekstkader 1). Een van de
voornaamste redenen is dat dit steeds toenemende aanbod van
gezondheidsinterventies  ongelijk verdeeld is: investeringen en
ontwikkelingen gebeuren vooral in domeinen die financieel interessant zijn.

a2 Algemene opmerking: alle bronnen voor deze synthese vindt u in de
wetenschappelijke rapporten: "Needs examination, evaluation and dissemination
(NEED): assessment framework" (Rapport KCE 377C1) en "Needs examination,
evaluation and dissemination (NEED): applicability to rare diseases" (Rapport
KCE 377C4).
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Tekstkader 1 — Onvervulde behoeften

Een typisch voorbeeld van een onvervulde gezondheidsgerelateerde
behoefte is een aandoening waarvoor er geen behandeling bestaat. Het
begrip heeft echter ook betrekking op vele andere situaties. Zo kan een
behandeling wel voorhanden zijn, maar veel nadelen hebben (bijwerkingen,
ongemak of pijn bij de toediening, kosten, enz.), na verloop van tijd minder
effectief worden (resistentie tegen antibiotica) of onvoldoende invaliditeit of
verlies van autonomie voorkomen.

Gezondheidsgerelateerde behoeften hebben bovendien niet enkel
betrekking op het al dan niet beschikbaar zijn van een doeltreffende
behandeling. Naast de patiént kunnen deze ook de gehele samenleving
treffen. Gezondheidsgerelateerde behoeften hebben ook betrekking op
aspecten zoals preventie, diagnose, zorgcodrdinatie of -organisatie,
informatie voor patiénten, praktische of financiéle ondersteuning, om er
maar een paar te noemen.

In hoofdstuk 2 gaan we dieper in op het concept onvervulde behoeften.

Het is een utopie om te hopen dat ooit alle behoeften in de gezondheidszorg
vervuld zullen zijn. Toch kunnen sommige lacunes vermeden worden, en
zijn ze meestal het gevolg van specifieke kenmerken van het systeem, en
dan vooral van het feit dat het zorgaanbod vaak onvoldoende wordt
afgestemd op de werkelijke behoeften.

Het huidige innovatiesysteem is nog steeds sterk gericht op de belangen
van commerciéle spelers. Hun aanbod richt zich echter op de meest
winstgevende gezondheidsproblemen: studies hebben bijvoorbeeld
aangetoond dat innovaties in het domein van de geneesmiddelen vaak meer
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worden gestuurd door het potentieel aantal gebruikers dan door de
ziektelast van patiénten. Innovatie is dus veel meer gericht op de
ontwikkeling van producten met een hoge winstgevendheid (vooral
geneesmiddelen), terwijl er veel minder aandacht gaat naar andere
benaderingen  (bv. primaire  preventie, verbetering van de
kwaliteit/organisatie van de zorg, niet-medicamenteuze behandelingen,
goedkeuring van bestaande geneesmiddelen voor nieuwe indicaties, enz.)

De overheid tracht innovatie aan te moedigen (bijv. via steun voor
onderzoek en versnelde terugbetaling) voor domeinen waar deze beperkt
is, maar dit zijn vaak slechts eenmalige maatregelen die niet volstaan om
de situatie fundamenteel te veranderen. Bovendien is het voor ontwikkelaars
niet zo moeilijk om te beweren dat hun nieuwe product aan een onvervulde
behoefte beantwoordt, zelfs al is het individuele en maatschappelijke belang
van die behoefte beperkt (bv. een effectievere behandeling voor virale
rhinitis). Momenteel bestaat er immers geen methode om het relatieve
belang van de verschillende behoeften te beoordelen. De grote uitdaging is
daarom om zich te concentreren op de belangrijkste onvervulde behoeften.

Het huidige systeem en de procedures zijn bovendien vooral reactief en dus
aanbod-gestuurd: het zijn de producenten die vandaag kiezen welke
producten zij voorleggen aan de overheid om te worden beoordeeld,
vergund en uiteindelijk terugbetaald. Deze producten zijn echter niet altijd
degenen die patiénten en de samenleving daadwerkelijk het meest nodig
hebben.

Ter illustratie: een nieuwe kankerbehandeling verbetert de overleving licht,
maar heeft een grote negatieve impact op de levenskwaliteit van de patiént.
Zelfs als deze behandeling het leven aantoonbaar verlengt in vergelijking
met de bestaande therapieén, kunnen we ons afvragen of ze echt in een
onvervulde behoefte voorziet.

NEED: evaluatie van onvervulde gezondheidsbehoeften van patiénten en samenleving

1.1.2. Naar een zorgsysteem dat is afgestemd op de behoeften

Er is dus een echte paradigmaverschuiving nodig, zowel in Belgié als in de
meeste landen wereldwijd: in plaats van passief te wachten op (niet altijd
optimale) oplossingen, moeten we een globale denkoefening houden
over de prioritaire zorgbehoeften van patiénten en de samenleving. Op
deze manier kunnen de onderzoeks- en innovatiestrategieén er proactief op
worden afgestemd. Tijdens de hele ontwikkeling van een zorginterventie is
rekening houden met deze behoeften essentieel, al van in het begin, bij de
voorbereidende reflectie.

Op Belgisch en internationaal niveau werden er al een aantal initiatieven
genomen om de verschuiving naar een meer behoeftegericht systeem te
ondersteunen. Ook het Federaal Kenniscentrum voor de Gezondheidszorg
(KCE) voert al enkele jaren onderzoek uit naar de behoeften van patiénten
en samenleving. Het KCE wijdde al twee onderzoeksprojecten aan dit
thema, die we kort bespreken in hoofdstuk 3. De huidige studie is een
vervolg op deze projecten.

Voor een proactieve, op behoeften gebaseerde aanpak moeten we de
ziekten of gezondheidsproblemen met grote behoeften die het huidige
zorgsysteem (nog steeds) niet vervult, kunnen identificeren. Vervolgens
moeten we een lijst van deze behoeften opstellen om hun belang te
beoordelen. Alleen op deze manier kunnen we op een gestructureerde en
wetenschappelijk onderbouwde manier prioriteiten stellen en komen tot een
systeem dat minder wordt aangestuurd door de markt, maar meer collectief
wordt aangestuurd, in het belang van iedereen.
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1.1.3. NEED: een radicaal andere aanpak

Het NEED-initiatief (Needs Examination, Evaluation, and Dissemination),
waarvan deze studie deel uitmaakt, is een echt keerpunt in de ontwikkeling
naar een meer behoeftengestuurde gezondheids- en innovatiestrategie. Het
uiteindelijke doel is om een onderzoeksinfrastructuur op te zetten die
systematisch gegevens verzamelt over onvervulde
gezondheidsgerelateerde behoeften voor een breed scala aan ziekten en
gezondheidsproblemen. Dit moet gebeuren op microniveau, vanuit het
oogpunt van de patiént, en op macroniveau, vanuit het oogpunt van de
samenleving. Het NEED-concept richt zich daarom op de huidige realiteit
van het gezondheidsprobleem, en houdt rekening met het reeds
bestaande aanbod aan behandelingen en andere voorzieningen.

Figuur 1 — De 4 fasen van het NEED-implementatiemodel

Verzameling van wetenschappelijke
gegevens met betrekking tot de

criteria van het NEED-evaluatiekader:
Literatuuroverzicht, databanken,
enquétes, kwalitatieve methoden

Identificatie van aandoeningen met
potentieel belangrijke onvervulde
behoeften

* Op basis van bestaande
databanken

* Op basis van een oproep
tot voorstellen bij
patiénten, zorgverleners
en het algemene publiek

Bron: KCE

De NEED-aanpak is gebaseerd op een implementatiemodel met vier fasen
(Figuur 1).

In deze synthese richten we ons voornamelijk op fase 3. We ontwikkelden
een NEED-evaluatiekader met criteria en methoden om de onvervulde
behoeften van patiénten en samenleving voor een bepaald
gezondheidsprobleem in kaart te brengen. Voor elke ziekte of
gezondheidsprobleem wordt wetenschappelijk bewijs per behoeftecriterium
verzameld en in een Europese database ingevoerd. Deze database zal
beleidsmakers helpen om meer rekening te houden met onvervulde
behoeften bij het vergunnen en beschikbaar maken van nieuwe
gezondheidsproducten en -diensten. Ze zal ook andere actoren
(patiéntenverenigingen, onderzoekers en financiers van onderzoek,
ziekenfondsen, enz.) helpen bij het bepalen van hun prioriteiten.

Prioritisatie en selectie van
aandoeningen voor het NEED
onderzoeksprogramma

Verspreiding van de
resultaten van NEED
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1.2. Doelstellingen, onderzoeksvragen en methodologie

Het hoofddoel van onze studie was het ontwikkelen van een kader met een
reeks criteria voor het identificeren van onvervulde
gezondheidsgerelateerde behoeften, op het niveau van patiént en
samenleving. Op basis hiervan kan een database van behoeften worden
ontwikkeld voor een hele reeks aan gezondheidsproblemen. Deze
informatie kan dan worden gebruikt om de overgang naar een meer
behoeftegericht gezondheidsbeleid, inclusief innovatie, te ondersteunen.®

Bij wijze van test, werd het evaluatiekader reeds toegepast op twee
aandoeningen, de ziekte van Crohn en kwaadaardig melanoom
(casestudies).

Tenslotte gingen we in een tweede studie na of het NEED-evaluatiekader
ook voor zeldzame ziekten kan worden gebruikt (zie hoofdstuk 4).

Om het NEED-kader te ontwikkelen en te evalueren, baseerden we ons op
de volgende onderzoeksvragen:

1. Welke kaders, methoden en strategieén bestaan er om de behoeften
van patiénten en samenleving te identificeren?

2.  Welke criteria kunnen worden gebruikt om de onvervulde behoeften van
patiénten en samenleving adequaat te beschrijven?

3. Hoe kan bewijsmateriaal over deze criteria worden verzameld
(bestaande bronnen, ad hoc gegevensverzameling, enz.)?

4. Is het evaluatiekader bruikbaar in de praktijk en kan je er daadwerkelijk
onvervulde behoeften mee beoordelen? Welke lessen kunnen uit de
twee casestudies worden getrokken?

b Het beoordelen van het algemene niveau (laag, gemiddeld of hoog) van
onvervulde behoeften voor elke ziekte of gezondheidsprobleem is ook een
cruciale stap in het proces, maar valt buiten het bereik van dit rapport.

¢ Verordening (EG) nr. 726/2004 van het Europees Parlement en de Raad van
31 maart 2004
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2. DEFINITIES

Allereerst staan we kort stil bij het begrip onvervulde behoefte, zoals we het
in deze studie gebruiken. Er bestaat geen echte consensus over de
betekenis van deze term of, nog minder, over de elementen waarmee een
onvervulde behoefte kan worden geidentificeerd.

Tekstkader 2 — Het begrip behoefte

In de ruimste zin kunnen behoeften worden gedefinieerd als de elementen
die nodig zijn voor het overleven, het welzijn en de ontwikkeling van elke
persoon. In essentie zijn het de fundamentele voorwaarden waaraan
moet worden voldaan voor ons fysieke, psychologische en sociale
welzijn, zoals beschikbaarheid van voedsel en drinkwater, veilige leef- en
werkomstandigheden, betekenisvolle interpersoonlijke relaties en toegang
tot gezondheidszorg.

2.1.1. Van onvervulde medische behoeften...

Het begrip ‘onvervulde medische behoeften’ ontstond bij de ontwikkeling
van geneesmiddelen en ‘programma'’s voor gebruik in schrijnende gevallen’,
eerst op het niveau van de Europese Unie¢ en vervolgens op Belgisch
niveaud . Deze programma's maken het mogelijk om een farmaceutisch
product reeds te gebruiken in de praktijk wanneer het nog niet officieel is
vergund, in situaties waar er geen volwaardig alternatief beschikbaar is op
de markt. De reden hiervoor kan zijn dat een dergelijk alternatief niet
bestaat, of dat het nieuwe product een belangrijke therapeutische
meerwaarde biedt in vergelijking met de bestaande producten.

d Wet van 1er mei 2006 tot herziening van de farmaceutische wetgeving en
Koninklijk Besluit van 14 december 2006 betreffende geneesmiddelen voor
menselijk en diergeneeskundig gebruik


https://kce.fgov.be/sites/default/files/2024-03/Fact_sheet_Crohn_NL.pdf
https://kce.fgov.be/sites/default/files/2024-03/Fact_sheet_melanome_NL.pdf
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In deze context kan een onvervulde behoefte worden gedefinieerd als een
ernstige of mogelijk levensbedreigende ziekte waarvoor geen vergunde en
terugbetaalde behandeling bestaat.

2.1.2. ... naar onvervulde gezondheidsgerelateerde behoeften

De onvervulde behoeften die in dit rapport worden besproken en die
onvervulde gezondheidsgerelateerde behoeften worden genoemd,
verschillen op drie manieren van het oorspronkelijke concept besproken in
Sectie 2.1.1.

Allereerst verwijzen de onvervulde behoeften in deze studie naar specifieke
behoeften m.b.t. een bepaald gezondheidsprobleem.

Ten tweede is het doel hier om proactief lacunes in het bestaande
aanbod te identificeren, om hieraan te kunnen verhelpen. Deze informatie
kan vervolgens worden gebruikt om prioriteiten te stellen binnen de
gezondheidszorg en te beslissen hoe de beschikbare middelen het beste
worden ingezet.

Ten slotte is het oorspronkelijke concept verbreed om rekening te houden
met drie soorten behoeften: gezondheidsbehoeften,
gezondheidszorgbehoeften (waaronder medische behoeften) en sociale
behoeften (zie Sectie 3.2.1).

2.1.3. De kloof tussen vraag en aanbod

In de praktijk ontstaat een onvervulde gezondheidsgerelateerde behoefte
wanneer het beschikbare aanbod deze niet of niet volledig vervult.

Dit is echter geen absoluut concept (dat zou inhouden dat er aan een
behoefte wordt voldaan of niet), maar eerder een continuim, met vier
hoofdstadia:

1. De gezondheidstoestand zonder enige behandeling of interventie.

2. De gezondheidstoestand waargenomen binnen de bevolking,
rekening houdend met het bestaande zorgaanbod en met het feit dat
dit om verschillende redenen niet noodzakelijk optimaal gebruikt wordt.
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3. De haalbare = gezondheidstoestand, d.w.z. de beste
gezondheidstoestand die kan worden bereikt, uitgaande van een
optimale toegang tot en gebruik van de gezondheidszorg.

4. De optimale gezondheidstoestand, ervan uitgaande dat het
gezondheidsprobleem geen last meer veroorzaakt.

Onvervulde behoeften vallen tussen de punten 2 en 4. Het zijn behoeften
die niet worden vervuld omdat het bestaande aanbod niet volledig wordt
benut (tussen 2 en 3), en behoeften waarvoor het aanbod nog moet worden
ontwikkeld (tussen 3 en 4).

Tekstkader 3 — Waargenomen behoeften en klinisch gevalideerde
behoeften

Er is een onderscheid tussen de gezondheidsgerelateerde behoeften van
patiénten die (al dan niet) worden waargenomen en de behoeften die (al dan
niet) klinisch worden gevalideerd.

o We spreken van een waargenomen behoefte als de patiént zich ervan
bewust is dat hij of zij een behoefte heeft. Bij een niet-waargenomen
behoefte bestaat deze behoefte zonder dat de patiént zich ervan bewust
is (bv. omdat de ziekte geen symptomen veroorzaakt). Een behoefte die
niet wordt waargenomen door de patiént kan wel worden vastgesteld
(bv. een afwijking wordt ontdekt tijdens een onderzoek of bloedtest).

o Bij een klinisch gevalideerde behoefte is een zorgverlener van
mening dat een interventie nodig is, ongeacht of de patiént zich bewust
is van de behoefte.

Het NEED-project richt zich enkel op identificeerbare behoeften, d.w.z.
de behoeften die waargenomen en/of klinisch gevalideerd zijn. Het
richt zich dus niet op niet-waargenomen of niet klinisch gevalideerde
behoeften.
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3. HET NEED-EVALUATIEKADER

3.1. Een korte terugblik

Zoals reeds gezegd is deze studie een vervolg op eerdere KCE-studies.
Deze legden mee de basis voor het huidige evaluatiekader.

Een eerste studie uit 2010 (KCE-rapport 147) richtte een aantal
aanbevelingen aan beleidsmakers over de factoren waarmee rekening moet
worden gehouden bij de terugbetaling van geneesmiddelen. Om in
aanmerking te komen voor terugbetaling, moest een nieuw product voldoen
aan een medische, therapeutische of maatschappelijke behoefte met
betrekking tot de beoogde indicatie. Het KCE stelde hiervoor een aantal
evaluatiecriteria voor (impact van de ziekte op de levensverwachting, ernst
van de symptomen, bestaan van therapeutische alternatieven, prevalentie,
enz.)

Een tweede studie (KCE-rapport 272, 2016) stelde een aanpak voor waarbij
rekening kan worden gehouden met de voorkeuren van de burgers en de
werkelijke behoeften van patiénten, in het kader van het Unmet Medical
Need programma van het Rijksinstituut voor Ziekte- en
Invaliditeitsverzekering (RIZIV). Zonder in detail te treden, geeft dit
programmaé¢ patiénten sneller toegang tot innovatieve behandelingen die
nog niet beschikbaar zijn op de markt (via een tijdelijke financiéle
tegemoetkoming aan de bedrijven), voor specifieke ernstige of dodelijke
ziekten waarvoor geen therapeutisch alternatief bestaat. Om in aanmerking
te komen voor een tijdelijke terugbetaling moet een geneesmiddel een
gezondheidsprobleem behandelen dat voorkomt op de lijst van onvervulde
behoeften, die jaarlijks wordt opgesteld. In deze context ontwikkelde het
KCE een methodologie voor het rangschikken van onvervulde
therapeutische en maatschappelijke behoeften in volgorde van
belangrijkheid, op basis van objectieve criteria.

e https://www.riziv.fgov.be/nl/thema-s/verzorging-kosten-en-terugbetaling/wat-
het-ziekenfonds-terugbetaalt/geneesmiddelen/geneesmiddel-
terugbetalen/onbeantwoorde-medische-behoeften-unmet-medical-need
(Laatst geraadpleegd: 16 februari 2024)
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Een derde studie (KCE-rapport 348, 2022) ontwikkelde een methode voor
het wetenschappelijk en structureel identificeren van de belangrijkste
onvervulde gezondheidsgerelateerde behoeften van patiénten. Het
betekende een belangrijk keerpunt, omdat het begrip ‘therapeutische
behoeften’ werd vervangen door het bredere begrip ‘patiéntenbehoeften’,
waarbij het dus niet meer enkel gaat over de behoefte aan behandeling. De
auteurs zochten in de literatuur naar instrumenten om onvervulde behoeften
van patiénten te beoordelen. Ze gingen daarbij op zoek naar
gegevensbronnen om onvervulde behoeften of
ziekten/gezondheidsproblemen met belangrijke behoeften te identificeren.
Het KCE ontwikkelde ook een generieke vragenlijst (aan te passen voor elke
ziekte) om de onvervulde behoeften van patiénten op een relatief
gestandaardiseerde manier in kaart te brengenf. De onderzoekers stelden
een 7-stappenmodel voor, waarop het huidige 4-stappenmodel van Figuur
1 is gebaseerd.

3.2. Het NEED-evaluatiekader

Voor ons kader voor de beoordeling van onvervulde behoeften (het ‘NEED-
evaluatiekader’), verfijnden en vulden we de criteria voor de beoordeling van
patiéntenbehoeften aan. Een gelijkaardige oefening deden we voor de
maatschappelijke behoeften, die niet in het KCE-rapport van 2022 aan bod
kwamen. Een van de lessen die we uit onze vorige rapporten konden
trekken, is namelik dat er bij het meten van onvervulde
gezondheidsgerelateerde behoeften een onderscheid moet worden
gemaakt tussen de behoeften van patiénten en die van de samenleving (zie
hieronder in Sectie 3.2.1).

We bestudeerden de recente literatuur en overlegden met de belangrijkste
stakeholders. Uiteindelijk kwamen we tot een kader dat opgebouwd is rond
verschillende dimensies, domeinen, criteria en indicatoren (zie Tekstkader
4 en Bijlage 1).

f Getest op personen met langdurige COVID, als onderdeel van een pilootstudie
(KCE-rapport 344, 2021)
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Tekstkader 4 — De fundamenten van het NEED-evaluatiekader
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Tekstkader 5 — Billijkheid

o De dimensies hebben betrekking op het perspectief van waaruit de
behoeften worden geidentificeerd en beoordeeld (de patiént, de
samenleving en toekomstige behoeften + de transversale dimensie van
billijkheid).

e De domeinen hebben betrekking op het type behoefte
(gezondheidsbehoefte, zorgbehoefte of sociale behoefte).

o De criteria (zie Bijlage 1) beschrijven de verschillende behoeften die
moeten worden ingevuld binnen elke dimensie, ingedeeld per domein.

o Deindicatoren (zie Bijlage 1) beoordelen de mate waarin daadwerkelijk
wordt voldaan aan de gezondheidsgerelateerde behoeften die in de
criteria worden geidentificeerd.

Billijkheid is een transversale dimensie die de drie andere dimensies
doorkruist. Het begrip billikheid verwijst naar de afwezigheid van
onrechtvaardige en vermijdbare verschillen tussen verschillende
bevolkingsgroepen.

Voor sommige (maar niet alle) criteria in het NEED-evaluatiekader zal de
onvervulde behoefte voor een bepaald gezondheidsprobleem waarschijnlijk
verschillen tussen bevolkingsgroepen (bv. verschillende leeftijd, geslacht,
sociaaleconomisch niveau, enz.). Daarnaast zal ook in het algemeen
rekening gehouden moeten worden gehouden met de billijkheid bij de
weging en rangschikking van onvervulde gezondheidsgerelateerde
behoeften.

3.2.1. Dimensies

Patiéntenbehoeften komen voort uit de directe impact van een
gezondheidsprobleem op het leven van de patiént. Voorbeelden zijn de
behoefte aan een goede kwaliteit van leven, ondanks de ziekte, of de
behoefte aan een effectieve behandeling.

Naast de individuele impact op de patiént heeft een gezondheidsprobleem
ook gevolgen voor de gemeenschap, en doet op zijn beurt
maatschappelijke behoeften ontstaan. Als een ziekte bijvoorbeeld veel
voorkomt, kan er behoefte zijn aan (meer) effectieve behandelingen of
preventieve maatregelen, om de impact op de samenleving te beperken in
termen van productiviteitsverlies, kosten voor het gezondheidszorgsysteem,
enz.

Ten slotte kan een gezondheidsprobleem ook geassocieerd worden met
toekomstige behoeften op patiént- of maatschappelijk niveau, bijvoorbeeld
door een toenemende incidentie en/of prevalentie. Het is belangrijk om deze
trends proberen te voorspellen en erop te anticiperen.

3.2.2. Domeinen

De gezondheidsgerelateerde (toekomstige) behoeften van patiénten en
samenleving kan men indelen in drie grote domeinen:

e De gezondheidsbehoeften houden rechtstreeks verband met de
ziektelast voor patiénten en samenleving, in termen van lijden, verlies
van levenskwaliteit, enz.

e De gezondheidszorgbehoeften zijn behoeften aan gezondheidszorg
in de ruimste zin van het woord: behoefte aan behandeling,
verpleegkundige zorg, preventie, enz.

e Tot slot omvatten de sociale behoeften alle andere soorten behoeften,
d.w.z. behoeften die op een eerder indirecte manier verband houden
met een gezondheidsprobleem, zoals de behoefte aan sociale
ondersteuning, aanpassingen aan de werkplek of het verminderen van
de milieu-impact van de zorg.
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Figuur 2 — De drie soorten gezondheidsgerelateerde behoeften Figuur 3 — Wisselwerking tussen het gezondheidsprobleem, de
behoeften (in hun verschillende dimensies en domeinen) en billijkheid
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3.2.3. Criteria

Uiteindelijk omvat het NEED-evaluatiekader in totaal 23 criteria (volledige
ljst in Bijlage 1) wvoor het \vaststellen van onvervulde
gezondheidsgerelateerde behoeften, die samen alle dimensies en
domeinen dekken.

Er werden dertien criteria gedefinieerd om de behoeften van patiénten te
identificeren:

e Vijf criteria voor gezondheidsbehoeften - de impact van het
gezondheidsprobleem op de gezondheidsgerelateerde levenskwaliteit,
fysieke gezondheid, psychologische gezondheid, autonomie en
levensverwachting.
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e Vier criteria voor gezondheidszorgbehoeften - effectiviteit van de
huidige behandeling, belasting van de behandeling, kwaliteit en
toegankelijkheid van zorg.

e Vier criteria voor sociale behoeften - impact op het sociale leven,
impact op opleiding, impact op de beroepsactiviteit en financiéle
gevolgen.

Er werden acht criteria gebruikt om de behoeften van de samenleving te
identificeren:

e Vier criteria voor gezondheidsbehoeften - frequentie en
overdraagbaarheid van het gezondheidsprobleem, eventuele
antimicrobiéle resistentie en de belasting van de mantelzorgers (verlies
van levenskwaliteit).

e Twee criteria voor gezondheidszorgbehoeften -  prijs-
kwaliteitverhouding van de standaardbehandeling en preventie.

e Twee criteria voor sociale behoeften - productiviteitsverlies en de
milieu-impact van de standaardbehandeling.

Tot slot werden twee criteria gebruikt om de toekomstige behoeften te
identificeren, zijnde de toekomstige ziektelast (die betrekking heeft op
toekomstige gezondheidsbehoeften) en de toekomstige economische last
(die een indicatie geeft van toekomstige zorg- en sociale behoeften) in een
scenario waarin de huidige situatie niet verandert.

3.2.4. Indicatoren

Voor elk van de hogervermelde criteria werden één of meer concrete,
meetbare indicatoren geidentificeerd (43 in totaal - zie Bijlage 1). Voor elke
indicator gingen we na hoe de gegevens het best verzameld worden (via
literatuuronderzoek, databaseanalyse, een vragenlijst voor patiénten,
individuele interviews met patiénten of meningen van experten, of een
combinatie). De betrokkenheid van patiénten is daarbij zeer belangrijk. Meer
informatie over de praktische details van deze methoden voor
gegevensverzameling vindt u in hoofdstuk 4 van het wetenschappelijke
rapport.
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Tekstkader 6 — Enkele voorbeelden van indicatoren en van de
methodes om hiervoor gegevens te verzamelen

e Aan de hand van twee indicatoren wordt de impact van het
gezondheidsprobleem op de fysieke gezondheid gemeten (bij de
gezondheidsbehoeften van patiénten): de waargenomen ernst van de
fysieke symptomen en pijn of ongemak voor en na het optreden van het
probleem. Hiervoor worden de gegevens best ingezameld aan de hand
van een vragenlijst verspreid onder patiénten, in combinatie met
individuele interviews.

o \We selecteerden twee indicatoren om de financiéle gevolgen van het
gezondheidsprobleem (bij de sociale behoeften van patiénten) te
meten: (1) uitgaven voor gezondheidszorg door de patiént (remgeld,
supplementen...). Daarvoor analyseert men het best de huidige
databases (2) kosten veroorzaakt door de ziekte die niet onder
gezondheidszorg vallen (bv. reiskosten of kosten voor aanpassing van
de leefomgeving). Deze gegevens worden idealiter verzameld via
individuele interviews met patiénten.

e Met drie indicatoren kan men de impact op het milieu door de
standaardbehandeling meten (bij de sociale behoeften van de
samenleving): de uitstoot van broeikasgassen, het afval en het gebruik
van natuurlijke middelen voor de behandeling. Hier worden best
literatuurgegevens en expertopinie gebruikt.
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3.3. Van theorie naar praktijk

Om de praktische relevantie van het NEED-evaluatiekader te testen,
hebben we het reeds toegepast op twee aandoeningen: de ziekte van Crohn
en kwaadaardig melanoom. Aan de hand van deze twee casestudies gingen
we na of het huidige model bruikbaar was en op welke punten we het model
nog konden verbeteren. De resultaten van deze oefening worden
beschreven in Sectie 3.4 ‘Sterke en zwakke punten van het model’. De
geidentificeerde behoeften van deze twee casestudies, vatten we ook
samen in twee factsheets in bijlage bij deze synthese.

Zoals we reeds meldden is deze studie slechts de eerste fase van een veel
ambitieuzer project. Ons evaluatiekader moet namelijk de basis vormen van
een uitgebreide database met onvervulde behoeften voor een groot aantal
ziekten of gezondheidsproblemen.

Concreet maakt de ontwikkeling van deze database deel uit van een
implementatiemodel, dat uit vier fasen bestaat (zie Figuur 1):

1. Identificatie van relevante gezondheidsproblemen die moeten worden
bestudeerd (in bestaande databases en via oproepen tot het indienen
van voorstellen).

2. Prioritisering en selectie van gezondheidsproblemen, die in de
database zullen worden opgenomen.

3. Gegevensverzameling op basis van het voorgestelde evaluatiekader
van Sectie 3.2, en opzetten van een database.

4. Verspreiding van de resultaten.

De gegevens moeten zodanig worden weergegeven dat men makkelijk kan
nagaan of er aan de behoeften wordt voldaan (zie het voorbeeld in
Tekstkader 7). Ook moet men in staat kunnen zijn om gemakkelijk de
gebieden te kunnen identificeren waar er vooruitgang nodig is, zowel binnen
een specifiek gezondheidsprobleem (‘verticale’ prioritisering) als breder,
over verschillende  gezondheidsproblemen heen (‘horizontale"
prioritisering’).
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Tekstkader 7 — Voorbeeld van een beoordeling van onvervulde
behoeften voor het criterium ‘Impact op fysieke gezondheid’
(gezondheidsbehoeften op patiéntniveau)

Op basis van de gegevens uit een online vragenlijst voor patiénten, kunnen
behoeften in verband met de lichamelijke gevolgen van de ziekte worden
gemeten met de indicator ‘perceptie van de moeilijkheid van lichamelijke
symptomen’. Deze kunnen bijvoorbeeld als onvervuld worden beschouwd
als minstens 20% van de pati€nten hun lichamelijke symptomen omschrijft
als ‘tamelijk’ of ‘zeer belastend’. Voor de indicator ‘pijn/ongemak voé6r
diagnose vs. vandaag’ kunnen onvervulde behoeften worden gemeten aan
de hand van het percentage respondenten dat pijn/ongemak (matig, ernstig
of extreem) rapporteert, als dit voor de diagnose niet aanwezig was.

De mogelijke gebruikers van deze databank zijn vooral de instanties die
betrokken zijn bij de (voorlopige) terugbetaling van geneesmiddelen of
medische  hulpmiddelen, instanties voor de evaluatie van
gezondheidstechnologie (HTA), geneesmiddelenagentschappen en
financiers van onderzoek, zowel nationaal als internationaal. Ze kan echter
ook nuttig zijn voor vele andere actoren (patiéntenverenigingen,
ziekenfondsen, zorgverleners, onderzoekers, enz.) voor hun communicatie,
om hun activiteiten meer te richten op patiénten en hun behoeften, enz.

3.4. Sterke en zwakke punten van het model

3.4.1. Een innovatief project

NEED is een holistische evaluatiekader dat op wetenschappelijke en
transparante wijze de onvervulde gezondheidsgerelateerde behoeften van
patiénten en de samenleving identificeert. Het is dus een innovatief
instrument dat door gebruik steeds verder verfijnd zal worden, vooral bij de
keuze en definitie van criteria en indicatoren.
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Een van de sterke punten is dat het instrument een zeer breed beeld
probeert te geven van onvervulde behoeften. Daarbij komen niet enkel, de
behandelingsbehoeften aan bod, maar ook alle behoeften op gebied van
gezondheid, gezondheidszorg en sociale behoeften. Dankzij de criteria
over de toekomstige behoeften wordt er ook aan het
langetermijnperspectief gedacht.

3.4.2. Bepaalde ziekten en behoeften dreigen door de mazen van
het net te glippen

Het NEED-evaluatiekader heeft echter ook zijn zwakke punten. De keuze
voor een benadering ‘per ziekte' heeft zeker voordelen (bv. voor het
identificeren van een te interviewen groep patiénten), maar bevat ook
mogelijke valkuilen. Zo sluit het per definitie elk gezondheidsprobleem uit
dat niet kan worden benoemd. Verder is er het risico om transversale
behoeften te missen. Deze behoeften hebben immers betrekking op
verscheidene situaties en hebben daarom een meer algemene impact. Ze
dragen echter slechts beperkt bij aan de last van elk afzonderlijk
gezondheidsprobleem.

Het huidige kader identificeert mogelijk niet alle relevante behoeften. Het
is bv. niet specifiek ontworpen om lacunes in onderzoek te identificeren,
zoals een beter begrip van de pathofysiologie van een ziekte (wat zou
kunnen bijdragen aan de ontwikkeling van nieuwe behandelingen).

Toen we het kader toepasten op melanoom, bleek ook dat pati€nten
spontaan, in individuele gesprekken of in de open vragenvelden van de
enquéte, bepaalde behoeften meldden die helemaal niet aan bod
kwamen in de vragenlijst. Voorbeelden zijn de behoefte aan preventie,
grootschalige screening, meer ondersteuning (sociaal, psychologisch,
emotioneel, zorgcodrdinatie, enz.) een grotere vrijheid bij het kiezen van de
plaats van behandeling, enz.
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3.4.3. Rekruteringsproblemen

Het gebruik van het model in de praktijk bracht ook een aantal problemen
aan het licht bij het rekruteren van voldoende deelnemers voor de online
enquéte en de individuele interviews. Het vinden van voldoende
respondenten om betrouwbare en veralgemeenbare resultaten te
verkrijgen, vormt een grote uitdaging. Patiéntenorganisaties en arts-
specialisten meer betrekken bij de ontwikkeling/aanpassing van de
vragenlijst kan de verspreiding ervan vergemakkelijken, en dus ook de
rekrutering van deelnemers. Uit onze case studies bleek ook hoe belangrijk
het is om de inclusiecriteria zorgvuldig te kiezen (bij melanoom bleken deze
criteria zo streng, dat een groot deel van de patiénten werd uitgesloten) en
om een voldoende lange wervingsperiode in acht te nemen.

Daarnaast blijkt dat de mensen die bereid zijn om een dergelijke enquéte in
te vullen niet altijd representatief zijn voor de hele patiéntenpopulatie. Zo
zijn de minst zieke personen vaak minder gemotiveerd om deel te nemen
en zijn de meest zieken niet meer in staat om dit te doen, of zijn bepaalde
groepen moeilijk online te bereiken. Dit probleem is waarschijnlijk nog groter
bij een zeldzaam gezondheidsprobleem, ook al zijn de onvervulde
behoeften daar vaak het grootst (zie ook hoofdstuk 4 over de toepassing
van het NEED-evaluatiekader op zeldzame ziekten).

3.4.4. Gegevens die (nog) niet bestaan

Voor sommige indicatoren met de literatuur als belangrijkste gegevensbron,
zijn er onvoldoende gegevens (of gegevens van voldoende kwaliteit)
beschikbaar. Dit geldt vooral voor indicatoren met betrekking tot de impact
op het milieu, een relatief nieuw onderzoeksgebied. Toch hebben we deze
indicatoren meegenomen, om te voorkomen dat ze uiteindelijk worden
opzijgeschoven of vergeten in het evaluatiekader. We verwachten dat dit
probleem van beperkte gegevens zich uiteindelijk spontaan zal oplossen.
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4. HET NEED-EVALUATIEKADER EN
ZELDZAME ZIEKTEN

De bedoeling is dat het NEED-model op elk gezondheidsprobleem kan
worden toegepast. Vermits zeldzame ziekten specifieke kenmerken
hebben, leek het ons zinvol om na te gaan of het model ook hierop kan
worden toegepast. We wilden ook onderzoeken hoe de verzamelde
gegevens vervolgens kunnen worden gebruikt. We voerden hiervoor een
afzonderlijke studie uit, op basis van een wetenschappelijk
literatuuroverzicht, gegevens uit de grijze literatuur® en overleg met
stakeholders.

4.1. Zeldzame ziekten en weesgeneesmiddelen

Zeldzame ziekten zijn aandoeningen waaraan een klein aantal patiénten lijdt
meest frequent gedefini€erd als een ziekte met een prevalentie van minder
dan 5 op de 10.000 inwoners. Toch mogen we het aantal patiénten niet
onderschatten: de www.orpha.net-database bevat prevalentie- of
incidentiegegevens voor meer dan 6000 zeldzame ziekten, en wereldwijd
zouden er totaal zo’'n 7000 geidentificeerd zijn. Volgens de Koning
Boudewijnstichting treffen ze 6 tot 8% van de wereldbevolking, of meer dan
een half miljoen personen in Belgié.

4.1.1. Specifieke uitdagingen

De lage prevalentie van zeldzame ziekten brengt een aantal specifieke
uitdagingen met zich mee. In het algemeen blijven deze ziekten vaak
onbekend en slecht begrepen, omdat er voor onderzoek onvoldoende
patiénten beschikbaar zijn. Dit geldt vooral voor zeldzame ziekten met heel
uiteenlopende symptomen die van patiént tot patiént verschillen, of wanneer
de symptomen geassocieerd worden met andere diagnoses
(comorbiditeiten).

9 De term "grijze literatuur" verwijst naar alle documentatie die bv. door de overheid,
de industrie, patiéntenverenigingen, enz. wordt geproduceerd, maar niet via de
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Bovendien bestaan er voor mensen met zeldzame ziekten niet altijd
specifieke patiéntenverenigingen die hen vertegenwoordigen en
ondersteunen, wat verder bijdraagt aan het gebrek aan zichtbaarheid en
onwetendheid over hun behoeften.

Deze situatie is nog schrijnender omdat de behoeften vaak talrijk,
complex en veel breder zijn dan enkel medische of therapeutische
behoeften. Zeldzame ziekten hebben verstrekkende gevolgen voor de
patiént, maar mogelijk ook voor hun gezin en verzorgers, en voor
toekomstige generaties.

4.1.2. Eendracht maakt macht

Patiénten met een zeldzame ziekte ~moeten vaak een
hindernissenparcours afleggen, vanaf de diagnose, die soms pas na
jaren van medische onderzoeken en consulten wordt gesteld. Volgens de
Koning Boudewijnstichting zag 22% van de patiénten met een zeldzame
ziekte in Frankrijk vijf artsen voordat hun diagnose werd bevestigd. Zeven
procent zag meer dan tien artsen en 44% kreeg een foutieve eerste
diagnose (waarna driekwart een niet-gepaste en ineffectieve behandeling
kreeg).

Na diagnose lopen deze patiénten ook meer risico op een gebrek aan
zorgcoodrdinatie, communicatie, informatie en ongepaste behandelingen.

Hoewel er waarschijnlijk geen perfecte oplossing bestaat, is het duidelijk dat
internationale samenwerking voor zeldzame ziekten essentieel is. Er
bestaan al verschillende initiatieven, waaronder het Undiagnosed Diseases
Network International (UDNI). Het heeft tot doel patiénten met zeldzame
ziekten te diagnosticeren. Daarnaast werden Europese referentienetwerken
(ERN's) opgericht. Deze virtuele netwerken van zorgverleners faciliteren de
kennisuitwisseling rond zeldzame ziekten.

gebruikelijke wetenschappelijke kanalen (bv. wetenschappelijke tijdschriften)
wordt gepubliceerd.
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4.2. Toepasbaarheid van het NEED-kader op zeldzame
ziekten

4.2.1. Onderzoeksvragen en methodologie

¢ \Welke definities van zeldzame ziekten worden momenteel door het
gezondheidsbeleid in de EU gebruikt?

e Wat zijn de specifiecke methodologische uitdagingen bij onderzoek
naar zeldzame ziekten, die impact kunnen hebben op de beoordeling
van onvervulde behoeften van pati€nten en samenleving?

e Wat zijn belangrijke criteria bij het beoordelen van onvervulde
gezondheidsgerelateerde behoeften voor zeldzame ziekten?

4.2.2. Een definitie die sterk wordt beinvioed door de wetgeving
rond weesgeneesmiddelen

Uit een analyse van de websites van ongeveer 136 actoren die direct of
indirect betrokken zijn bij zeldzame ziekten op het niveau van de EU of de
lidstaten  (agentschappen voor de evaluatie/financiering van
gezondheidstechnologie, regelgevende instanties/beleidsmakers,
organisaties die de industrie vertegenwoordigen, pati€ntenorganisaties)
blijkt dat slechts 38,2% een expliciete definitie van zeldzame ziekten
geeft. Patiéntenorganisaties doen dit het vaakst.

Zelfs wanneer er een definitie voorhanden is, verschilt deze van bron tot
bron en worden de termen ‘zeldzame ziekte’ en ‘weesziekte’ vaak door
elkaar gebruikt. Dit komt waarschijnlijk doordat veel actoren denken aan
het concept ‘weesgeneesmiddel’ in de zin van de Europese verordening."
Deze moedigt investeringen in onderzoek naar zeldzame ziekten en de
ontwikkeling van geneesmiddelen voor de behandeling van (zeldzame)
ziekten waarvoor nog geen behandeling bestaat (weesgeneesmiddelen)
aan. Sommige bronnen maken wel een duidelijk onderscheid tussen de
twee concepten. In Belgié vermeldt Sciensano op zijn website dat een ziekte
als ‘zeldzaam’ wordt beschouwd als er minder dan €én persoon op 2000

h Verordening 141/2000 inzake weesgeneesmiddelen
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aan lijdt, en als ‘wees’ als er geen behandeling voor de zeldzame
aandoening bestaat.

Tekstkader 8 — Definitie van een zeldzame ziekte

De definitie van een zeldzame ziekte is voornamelijk gebaseerd op de
prevalentie (over het algemeen minder dan 5 gevallen op de 10 000 tot
minder dan één geval op de 2 000, overeenkomstig de EU-drempel), soms
in combinatie met een of meer kwalitatieve factoren (bv. ernst,
complexiteit, progressieve of degeneratieve aard, last voor patiénten, hiaten
in de kennis, enz.)

De verschillen in terminologie en criteria zijn niet zonder gevolgen. Op
Europees niveau worden specifieke stimulansen gegeven voor zeldzame
ziekten met grote onvervulde behoeften. Als de criteria voor het definiéren
van een zeldzame ziekte van land tot land verschillen, kan de beoordeling
van eventuele onvervulde behoeften ook verschillende resultaten
opleveren.

In een context waarin zeldzame ziekten steeds meer een prioriteit voor de
volksgezondheid worden, zou het ongetwijfeld goed zijn om de definitie
van zeldzame ziekten te harmoniseren en het onderscheid tussen
zeldzame ziekten en weesziekten te verduidelijken.
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4.2.3. Identificeren van onvervulde behoeften bij zeldzame ziekten:
talrijke uitdagingen

Om de toepasbaarheid van het NEED-kader op zeldzame ziekten na te
gaan, voerden we een literatuurstudie uit over de identificatie en beoordeling
van onvervulde behoeften bij zeldzame aandoeningen. Hiervoor kunnen er
verschillende methoden worden gebruikt en deze verschillen niet veel van
deze voor de meer courante ziekten: analyse van de (wetenschappelijke of
grijze) literatuur, analyse van databases (bv. nationale registers),
kwalitatieve methodes (individuele interviews, groepsdiscussies),
enquétes/vragenlijsten of, nog beter, een combinatie van deze methoden.

Los van de gebruikte methoden, stuit het onderzoek naar zeldzame ziekten
echter op een reeks valkuilen, die schematisch worden samengevat in
Figuur 4.

Figuur 4 — De uitdagingen van onderzoek naar zeldzame ziekten
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4.2.3.1. Wat kunnen we eruit leren?

Uit de analyse van de methodologische problemen blijkt dat de grootste
uitdaging is om voldoende gegevens te kunnen verzamelen om
relevante, representatieve en generaliseerbare conclusies te kunnen
trekken. Hoe beperkter de beschikbare gegevens, hoe groter het risico dat
extreme, bevooroordeelde of kwalitatief slechte waarden het algemene
beeld vertekenen.

Bovendien is het niet altijd mogelijk om subgroepen van de onderzochte
populatie of subtypes van de ziekte te analyseren, en er kunnen ook
problemen zijn met het anonimiseren van de gegevens.

Deze moeilijkheden worden nog verergerd doordat het vaak gaat om
ernstige ziekten en/of ziekten die gepaard gaan met vroegtijdige
sterfte. Zeer zieke mensen en kinderen zijn vaak moeilijker te bereiken of
rechtstreeks te raadplegen, en de inbreng van ouders of zorgverleners
weerspiegelt niet altijd volledig het perspectief van de patiént zelf.

Omdat de doelgroep beperkt is, is er de kans dat de betrokkenen veel
gevraagd worden voor enquétes en opiniepeilingen, waardoor er een
‘enquétemoeheid’ optreedt.

Een laatste valkuil is dat de instrumenten om de gezondheidstoestand,
kwaliteit van leven of andere factoren te evalueren (vragenlijsten, schalen,
etc.) vaak generiek zijn. Hierdoor zijn ze niet altijd geschikt voor mensen
die leven met een zeer invaliderende, zeldzame ziekte.
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Tekstkader 9 — Mogelijke oplossingen

De voorgestelde oplossingen omvatten vaak een verbreding en
diversificatie, zowel in de opzet van de studies (bv. het combineren van
verschillende onderzoeksmethoden) als in de rekruteringsstrategieén (bv.
het gebruik van verschillende media, verschillende communicatiekanalen,
verschillende soorten contacten om de informatie te verspreiden, enz.

Een ander cruciaal punt is de betrokkenheid van patiénten bij de
ontwikkeling van geschikte evaluatiemethoden of -instrumenten.
Kwalitatieve en/of patiéntgerichte benaderingen (enquétes, individuele
interviews, groepsdiscussies, etc.) zijn mogelijk beter geschikt voor het
identificeren van onvervulde behoeften in kleine populaties dan
kwantitatieve methoden.

4.2.4. Specifieke criteria en indicatoren voor zeldzame ziekten

We pasten de verschillende criteria en indicatoren van het NEED-
evaluatiekader en de respectievelijke gegevensbronnen (zie Secties 3.2.3
en 3.2.4) aan op basis van de literatuur, en na overleg met een aantal
stakeholders. Op die manier probeerden we de relevantie ervan voor
zeldzame ziekten te verbeteren.

We stellen een aantal bijkomende criteria en indicatoren voor. Daarnaast
hebben we er een aantal aangepast, vooral die m.b.t. de behoeften van
patiénten (gezondheid, zorg en sociaal) en, in mindere mate, die van de
samenleving. De categorie ‘toekomstige behoeften’ hebben we niet
ingrijpend gewijzigd.

Sommige aanvullingen gaan over problemen die specifiek zijn voor
zeldzame ziekten, maar de meeste aanpassingen zijn ook van toepassing
op meer courante aandoeningen. Er zal echter verder onderzoek nodig zijn
om voor elk van deze ziekten na te gaan welke de meest geschikte
methoden zijn om de overeenkomstige indicatoren te meten en gegevens te
verzamelen.
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Een aantal indicatoren of criteria verdienen bijzondere aandacht of moeten
op een andere manier worden geévalueerd voor zeldzame ziekten. Andere
indicatoren of criteria zijn dan weer minder relevant voor zeldzame
aandoeningen.

We lichten hieronder de door ons voorgestelde wijzigingen verder toe. Voor
meer details verwijzen we naar het wetenschappelijke rapport.

4.2.4.1. Gezondheidsbehoeften van patiénten

Met onze aanpassingen wilden we vooral meer rekening houden met de
ingrijpende impact die een zeldzame ziekte kan hebben op elk aspect van
het leven, evenals de psychologische gevolgen ervan. We stellen daarom
voor om een indicator voor eigenwaarde in het model op te nemen.

Een andere toe te voegen indicator is de impact op de levenskwaliteit door
de (on)voorspelbaarheid van de ziekte, de progressie en de
schommelingen. Niet weten hoe de symptomen zich verder zullen
ontwikkelen of wanneer ze zullen optreden, kan veel stress veroorzaken bij
de patiénten en beinvloedt hun dagelijks leven en hun toekomstplannen.

Tot slot voegden we een nieuw criterium aan dit domein toe: de impact van
de ziekte op de reproductieve gezondheid.

Andere aandachtspunten :

e Het type handicap of beperking dat de grootste impact heeft op de
dagelijkse activiteiten.

e Het vermogen van de patiént om autonoom thuis te wonen is een
onderdeel van autonomie.
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4.2.4.2. Gezondheidszorgbehoeften van patiénten

Het gebrek aan informatie en kennis over de ziekte heeft een belangrijke
impact op alle stadia van de behandeling. Daarom hebben we het NEED-
kader aangevuld met een criterium over onderzoeksbehoeften. Dit omvat
twee indicatoren: het gebrek aan (kwalitatieve) informatie en
wetenschappelijk bewijs voor zorgverleners, en het gebrek aan ervaring van
zorgverleners en de behoefte aan klinische praktijkrichtlijnen.

De diagnostische vertraging maakt al deel uit van het NEED-kader, maar is
vaker een groot probleem bij zeldzame ziekten. In deze specifieke context
kan het fenomeen nog worden verergerd door de (on)beschikbaarheid van
diagnostische hulpmiddelen (tests, screeningsprogramma's, enz.). Dit
moet daarom expliciet worden onderzocht.

Om de last van de behandeling voor patiénten te beoordelen, voegen we
een indicator voor therapietrouw toe - een factor die waarschijnlijk vooral
verband houdt met het ongemak van een behandeling (of van de
bijwerkingen), en die de effectiviteit van de behandeling in gevaar kan
brengen.

Toegankelijkheid van zorg is een ander element in het NEED-kader dat bij
zeldzame ziekten voor specifieke problemen kan zorgen, vanwege het
beperkte aantal experts in soms zeer specifieke domeinen en
(ultra)gespecialiseerde centra. Hierdoor moeten patiénten soms lange
afstanden afleggen om de zorg te krijgen die zij nodig hebben (soms zelfs
zo ver dat zij beslissen dichterbij te gaan wonen). Ze kunnen ook te maken
krijgen met lange wachttijden. Deze twee factoren bemoeilijken de toegang
tot zorg en moeten daarom voor zeldzame ziekten in het evaluatiekader
worden opgenomen.

Andere aandachtspunten

e Behoud een voldoende ruime definitie van het begrip behandeling, met
meer aandacht voor niet-farmacologische opties.

e De beschikbaarheid en effectiviteit van behandelingen beoordelen,
waarbij ook rekening moet worden gehouden met het perspectief van
de patiént.
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e Hetbelang van een langetermijnperspectief bij het beoordelen van de
last van behandeling.

e Het belang van holistische, multidisciplinaire zorg... en de daarmee
gepaard gaande moeilijkheden, in een context van een gebrek aan
beschikbare expertise.

4.2.4.3. Sociale behoeften van patiénten

Zeldzame ziekten hebben vaak een grote impact op talrijke aspecten van
het sociale leven van de patiénten. Naast de behoefte aan sociale steun, die
al aanwezig is in het NEED-kader, stellen we voor om breder te kijken naar
de behoefte aan sociale relaties. Deze leunt nauw aan bij het vermogen
om deel te nemen aan de samenleving, het huwelijks- en gezinsleven,
vrijetijdsactiviteiten, enz.

Stigma, wat vaak gepaard gaat met een gebrek aan zichtbaarheid of slechte
kennis van de ziekte is een ander belangrijk criterium. Het kan de sociale
integratie en het welzijn van patiénten met een zeldzame ziekte erg
beinvioeden.

Andere aandachtspunten :

e Inclusiviteit en, meer specifiek, aandacht voor de manier waarop de
ziekte een impact heeft op patiénten van verschillende
leeftijlden/levensfasen.

e  Gebrek aan zelfhulpgroepen en begeleiding door niet-zorgverleners
(bv. sociale diensten).

e De specifieke impact op het beroepsleven (bv. heeft de ziekte de
patiént gedwongen om van werk te veranderen of om werkuren aan te
passen).

4.2.4.4. Gezondheidsbehoeften op maatschappelijk niveau

Zeldzame ziekten hebben vaak een erfelike component. Het begrip
overdraagbaarheid verwijst vaak naar de overdracht van genetische
mutaties naar volgende generaties (overerfbaarheid) in plaats van naar de
besmettelijkheid van de ziekte. Deze twee aspecten worden daarom best
afzonderlijk onderzocht.
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Een ander element is de impact van de ziekte op mantelzorgers.
Dagelijks zorgen voor een patiént met een zeldzame ziekte kan niet alleen
een impact hebben op de levenskwaliteit (reeds in het NEED- kader), maar
ook op de lichamelijke en geestelijke gezondheid en op de eigen projecten
en activiteiten.

4.2.4.5. Gezondheidszorgbehoeften op maatschappelijk niveau

Wij stellen in dit domein geen veranderingen voor, maar wijzen erop dat de
kosten-effectiviteitsverhouding van behandelingen voor zeldzame
ziekten zelden gunstig is en vaak moeilijk te beoordelen (vanwege de lage
prevalentie, het gebrek aan gegevens en/of onzekere klinische resultaten).

4.2.4.6. Sociale behoeften op maatschappelijk niveau

We bevelen aan om de impact van zeldzame ziekten op mantelzorgers ook
vanuit een maatschappelijk oogpunt te beoordelen. Net als bij de patiénten
kunnen ook hun professionele activiteiten (of opleiding, indien van
toepassing) worden beinvloed door hun rol als mantelzorger, met financiéle
gevolgen door productiviteits- en inkomensverlies. Indirect heeft dit ook
economische gevolgen voor de werkgevers en de samenleving in zijn
geheel.

De sociale relaties van mantelzorgers kunnen ook beinvioed worden.
Soms houden ze weinig tijd over voor zichzelf, raken ze in een isolement of
ervaren ze problemen in hun relationele en emotionele leven.

Andere aandachtspunten :

e Meer rekening houden met het oogpunt van patiénten/verzorgers m.b.t.
productiviteitsverlies.
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Tekstkader 10 — Niet elke zieke is gelijk

De stakeholders die we interviewden wezen ook op een aantal punten i.v.m.
billijkheid en ongelijkheid bij zeldzame ziekten.

o Patiénten met zeldzame ziekten zijn over het algemeen niet erg
zichtbaar in de gezondheidszorg, om een aantal redenen (slecht
begrepen en weinig onderzochte pathologie, gebrek aan gegevens,
afwezigheid van registers, enz.). Daardoor worden hun behoeften meer
genegeerd dan die van personen met meer voorkomende
gezondheidsproblemen.

e Het zorgaanbod is beter georganiseerd en meer ontwikkeld voor
sommige soorten ziekten en domeinen dan voor andere.

e Zeldzame ziekten (net zoals meer voorkomende aandoeningen)
manifesteren zich niet altijd op dezelfde manier bij beide geslachten.
Mannen zijn echter nog steeds oververtegenwoordigd in klinisch
onderzoek en ontwikkeling. Dit kan zorgen voor ongelijkheid bij de
behandeling. Verschillende sociale verwachtingen tussen mannen en
vrouwen (bv. bij huishoudelijke taken) kunnen ook van invioed zijn op
hoe de ziekte hen treft.

e \Verschillende sociaal-culturele kenmerken (opleidingsniveau,
etnische afkomst, enz.) en geografische kenmerken (land/regio,
landelijk of stedelijk gebied, enz.) beinvloeden ook de mogelijkheid om
de weg te vinden in het gezondheidszorgsysteem en om optimaal
gebruik te maken van de beschikbare middelen.

e Meer aandacht moet worden besteed aan mensen met een
verstandelijke beperking. Dit is een frequent probleem bij pati€énten
met zeldzame ziekten. Ze lopen een verhoogd risico op ongepaste zorg
(zoals ook blijkt uit KCE-rapport 361 uit 2022).
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4.2.5. Is het implementatiemodel geschikt voor zeldzame ziekten?

We voerden een snelle literatuurstudie uit en raadpleegden verschillende
stakeholders om de toepasbaarheid van het vierfasenmodel (zie figuur 1)
op zeldzame ziekten na te gaan.

Voor elke fase kwamen een aantal aandachtspunten of valkuilen naar voor
die specifiek zijn voor zeldzame ziekten.

In het algemeen blijkt dat een aanpak voor duidelijk geidentificeerde
ziekten of gezondheidsproblemen mogelijk niet geschikt is voor
zeldzame ziekten. Het risico bestaat dat een grote groep patiénten voor wie
er (nog) geen precieze diagnose is of die meerdere problemen combineren,
wordt gemist. Een manier om dit te vermijden is om te vertrekken vanuit
symptomen of groepen van ziekten die geassocieerd worden met specifieke
behoeften, in plaats van op individuele diagnoses.

4.2.5.1. Stap 1: Identificatie van de te bestuderen
gezondheidsproblemen

De identificatie van ziekten met mogelijk grote onvervulde behoeften aan de
hand van databases (stap 1a van het model) of een oproep tot het indienen
van voorstellen door patiénten, zorgverleners of burgers (stap 1b) zorgt bij
zeldzame ziekten voor specifieke problemen:

e Erzijn weinig databases voor zeldzame ziekten, zelfs op internationaal
niveau, en de beschikbare bronnen zijn niet altijd volledig of
kwaliteitsvol. Daarom volstaat deze aanpak hier niet.

e Oproepen tot het indienen van voorstellen dreigen
patiénten(groepen) te bevoordelen die het best vertegenwoordigd, het
best georganiseerd en het meest ‘extravert’ zijn, in plaats van degenen
met de grootste behoeften. Het kan ook moeilijker zijn om hen te
bereiken. Daarom moet goed worden nagedacht over de opzet van
deze oproepen (gevraagde informatie, formulering van vragen, enz.) en
over hoe deze worden verspreid. De kans om deze mensen te bereiken
en aan te zetten tot deelname, moet zo groot mogelijk worden gemaakt.
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4.2.5.2. Fase 2: Prioritisering en selectie van te beoordelen ziekten

De tweede fase van het model, de prioritisering en selectie van ziekten of
gezondheidsproblemen waarvan de onvervulde behoeften zullen worden
beoordeeld, kan voor ongelijkheid zorgen. Dit is het geval als de huidige
prioritiseringscriteria (zie Kader 10) zonder onderscheid worden toegepast
op alle ziekten, of ze nu zeldzaam zijn of vaker voorkomen.

Vooral zuiver kwantitatieve criteria zoals de frequentie van het probleem
moeten correct worden gebruikt, bv. door aan zeldzame ziekten een ander
gewicht toe te kennen.

Voor zeldzame ziekten kan ook rekening worden gehouden met
bijkomende prioritiseringscriteria, zoals het gebrek aan kennis over de
ziekte en de behandeling ervan, het ontbreken van behandelingen, de
moeilijkheid van het diagnostische traject, enz.

Sommige stakeholders waren ook van mening dat de impact op kwetsbare
groepen die moeilijk te bereiken zijn of minder goed worden bestudeerd (bv.
kinderen of zwangere vrouwen) meer gewicht moeten krijgen bij de
prioritisering.

Tekstkader 11 — Prioritiseringscriteria in de 2¢ fase van het NEED-
model

¢ Invloed op levenskwaliteit

e Inviloed op levensverwachting

e Frequentie

¢ Economische impact op pati€nten en samenleving

e Impact op kwetsbare bevolkingsgroepen
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4.2.5.3. Fase 3: De zoektocht naar gegevens

We komen hier niet terug op de uitdagingen en aandachtspunten bij het
verzamelen van gegevens over onvervulde behoeften bij zeldzame ziekten
(3¢ fase). Deze werden al besproken in de secties over de methodologische
uitdagingen (Sectie 4.2.3) en de aanpassingen aan het NEED-
evaluatiekader (Sectie 4.2.4).

4.2.5.4. Fase 4: De resultaten bekendmaken

Voor de laatste fase van het model, de verspreiding van de resultaten, zijn
er voor zeldzame ziekten niet echt specifieke aandachtspunten, tenzij de
bescherming van persoonlijke gegevens.

De geinterviewde stakeholders wezen er wel op dat de database met
onvervulde behoeften regelmatig moet worden bijgewerkt, omdat deze
waarschijnlijk doorheen de tijd zullen wijzigen.

Ze wijzen er ook op dat er best een strategie voor het verspreiden van
informatie wordt ontwikkeld, voor een actieve verspreiding onder de
bevolking en zodat de informatie kan worden gebruikt om de besluitvorming
te onderbouwen.
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5. CONCLUSIE

De gezondheidszorg is bij uitstek een sociale sector die bestaat voor
mensen in nood. Het zou dus zeker niet correct zijn te beweren dat er enkel
uit winstbejag aan innovatie wordt gedaan. Toch ontsnapt de sector niet
volledig - of toch niet in de mate die we zouden willen — aan deze
economische motieven. Als het gaat om onbekende onderzoeksdomeinen,
met alle risico's van dien voor investeerders, valt dit nog te verdedigen. Er
is echter ook een toenemende tendens om ‘innovatief’ te zijn in domeinen
die reeds uitgebreid bestudeerd zijn, of waarbij een groot aantal patiénten is
betrokken, zodat de kans op grote voordelen verhoogt.

Deze aanpak heeft vandaag zijn grenzen bereikt en een
paradigmaverschuiving is nodig. Het is tijd voor (vertegenwoordigers van)
de samenleving om de controle over innovatie, investeringen en, in bredere
zin, de beleidsstrategie in de gezondheidszorg terug te nemen en deze te
richten op domeinen waar ze een echte toegevoegde waarde kunnen
bieden. Daar waar ze de grootste impact zullen hebben voor patiénten, hun
gezin of de samenleving. Waar de diensten slecht zijn aangepast of
alleszins voor verbetering vatbaar zijn. Waar diensten schaars zijn of
onbestaand. Die vaak meer atypische oplossingen of preventieve
benaderingen

Om dit te bereiken, moeten de domeinen die voorrang dienen te krijgen
worden geidentificeerd. Of, met andere woorden de domeinen waar de
behoeften, ondanks het huidige aanbod, het grootst blijven in termen van
volume of ernst. Het NEED-project stelt een aanpak voor om deze oefening
op een gestructureerde en wetenschappelijke manier uit te voeren. Deze
aanpak zal blijven evolueren doorheen de tijd op basis van opgedane
ervaring. Het doel is groot en ambitieus: een Europese database van
onvervulde behoeften van patiénten en samenleving, voor een zo breed
mogelijk scala aan ziekten en gezondheidsproblemen. Deze informatie kan
dan worden gebruikt om de transitie naar een door-behoeften-gedreven
gezondheidszorg te faciliteren en te ondersteunen.
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Hopelijk overtuigt dit model en de achterliggende filosofie alle actoren op
Belgisch of Europees niveau, betrokken bij gezondheid en
gezondheidsinnovatie. Het betreft de ministers tot de instanties voor de
evaluatie van gezondheidstechnologieén, via de
geneesmiddelenagentschappen, de structuren die belast zijn met
prijszetting en terugbetaling, de ziekenfondsen, de onderzoekers, de
industrie en natuurlijk de patiénten en hun verenigingen. Als NEED een
verschil wil maken, moeten alle stakeholders er samen hun schouders onder
zetten. Een op-behoeften-gebaseerde aanpak moet op termijn
vanzelfsprekend worden. Dit ambitieuze project heeft dus gepaste steun
nodig.
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. AAN B EVE Ll N G E N i Aan de ministers van Volksgezondheid en de instellingen van de Europese Unie

1. Zet een onafhankelijke Europese onderzoeksinfrastructuur op om het onderzoek naar onvervulde
behoeften te codrdineren en de ontwikkeling van de betrokken database te ondersteunen. Deze
Europese infrastructuur moet het onderzoek naar onvervulde behoeften in de verschillende
landen overkoepelen. Ze zal:

o procedures en methoden voor onderzoek naar onvervulde behoeften standaardiseren;

o het model met vier fasen toepassen (1) identificatie van gezondheidsproblemen die moeten
worden onderzocht binnen het onderzoek naar onvervulde behoeften; (2) prioritisering en
selectie van gezondheidsproblemen voor onderzoek naar onvervulde behoeften; (3)
verzameling van wetenschappelijk bewijs; (4) verspreiding van resultaten;

o advies, opleiding en ondersteuning bieden aan onderzoekers bij het verzamelen van
gegevens over onvervulde behoeften;

o de database van onvervulde behoeften onderhouden en bijwerken.

2. Overweeg het NEED-evaluatiekader te gebruiken om het gezondheidsbeleid en de toewijzing
van onderzoeksgelden te onderbouwen.

3. Blijf een op behoeften gebaseerd gezondheidszorgbeleid aanmoedigen en bevorderen. Dat
beleid is gebaseerd op de identificatie van de behoeften van patiénten en samenleving met
behulp van een betrouwbare en transparante wetenschappelijke aanpak.

Aan de Belgische federale minister van Sociale Zaken en Volksgezondheid, de Belgische
staatssecretaris belast met Wetenschapsbeleid, de Belgische ministers van de deelstaten,
bevoegd voor gezondheid, en de Belgische instellingen bevoegd voor volksgezondheid en
gezondheidszorg

4. Start en faciliteer overleg met andere Europese landen over het opzetten van een
onderzoeksinfrastructuur voor onvervulde behoeften.

i Het KCE blijft als enige verantwoordelijk voor de aanbevelingen.
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5. Neem de onvervulde behoeften van pati€nten en samenleving mee bij overleg waarin prioriteiten
worden gesteld in het beleid rond gezondheidszorg en sociale zorg en bij het bepalen van
doelstellingen voor gezondheid en gezondheidszorg.

Aan het Europees Geneesmiddelenagentschap en de nationale
geneesmiddelenagentschappen

6. Evalueer in hoeverre de criteria van het NEED-evaluatiekader en de gegevens over onvervulde
behoeften kunnen worden meegenomen bij de beoordeling van het niveau van onvervulde
behoeften inde besluitvorming over bijv. programma’s voor versnelde toegang, incentieven of het
toekennen van de status van weesgeneesmiddel aan bepaalde gezondheidsproducten.

Aan de nationale tariferings- en vergoedingsinstanties

7. Houd rekening met onvervulde behoeften bij het beoordelen van terugbetalingsaanvragen voor
behandelingen en andere interventies in de gezondheidszorg. Bijvoorbeeld:

o Vereis het verstrekken van gegevens over onvervulde behoeften in de
terugbetalingsaanvragen;

o Vereis het verstrekken van gegevens over de impact van de nieuwe interventie op de
belangrijkste onvervulde behoeften.

8. Houd rekening met wetenschappelijk bewijs over onvervulde behoeften bij het beoordelen van
aanvragen voor het unmet medical need programma:

o Vereis het verstrekken van gegevens over niet vervulde behoeften in aanvragen;
o Vereis het verstrekken van gegevens over de verwachte impact van de nieuwe interventie
op de belangrijkste onvervulde behoeften.
Aan de Europese agentschappen voor de evaluatie van gezondheidstechnologieén (HTA)

9. Gebruik wetenschappelijk bewijs over onvervulde behoeften van pati€nten en de samenleving bij
de evaluatie van gezondheidstechnologieén en bij het prioritiseren van de te evalueren
technologieén.
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Aan de verzekeraars, patiéntenvertegenwoordigers en het Belgisch Observatorium voor
Chronische Ziekten

10.

11.

12.

Draag actief bij aan onderzoek naar onvervulde behoeften, bv. door in te gaan op oproepen tot
onderwerpen voor onderzoek naar onvervulde behoeften en door deel te nemen aan
stakeholderoverleg.

Maak patiénten bewust van onderzoek naar onvervulde behoeften, ook als ze niet
vertegenwoordigd worden door patiéntenverenigingen.

Gebruik gegevens over onvervulde behoeften van pati€nten en samenleving bij het prioritiseren
van activiteiten en informatie voor specifieke pati€ntengroepen en andere stakeholders.

Aan onderzoekers, financiers van onderzoek, patiéntenverenigingen en industrie

13.

14.

15.
16.

17.

Stem onderzoek en ontwikkeling van nieuwe gezondheidsinterventies af op de belangrijkste
onvervulde behoeften van patiénten en samenleving.

Overweeg het gebruik van de criteria in het NEED-evaluatiekader voor het toewijzen van
onderzoeksfinanciering.

Overweeg om het NEED-evaluatiekader te gebruiken bij onderzoek naar onvervulde behoeften.

Bevorder het verzamelen van gegevens over onvervulde behoeften bij zeldzame ziekten, en
houd rekening met het NEED- evaluatiekader.

Moedig de uitwisseling van gegevens over patiénten met een zeldzame ziekte tussen Europese
landen aan, en maak deze gegevens beschikbaar voor onderzoek naar onvervulde behoeften.

Aan iedereen uit de sector van de gezondheidszorg, inclusief de Belgische federale minister
van Sociale Zaken en Volksgezondheid, de Belgische ministers van de deelstaten die
verantwoordelijk zijn voor gezondheid, en de administraties die verantwoordelijk zijn voor de
volksgezondheid en gezondheidszorg in Belgié

18.

Omwille van het gebrek aan een coherente definitie van zeldzame ziekten, die door de
verschillende actoren in de gezondheidszorg wordt gebruikt, erken dat het concept ‘zeldzame
ziekte’ niet automatisch betekent dat er aanzienlijke onvervulde behoeften zijn (of met andere
woorden het concept niet gelijkstaat aan “weesziekte” of “weesgeneesmiddel”’). Daarom is het
belangrijk het NEED-evaluatiekader ook toe te passen op zeldzame ziekten.
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H BIJLAGE

Kader voor het identificeren en meten van onvervulde gezondheidsgerelateerde behoeften

Dimensie
PATIENT

Domein
Gezondheidsbehoeften

Criteria

Impact op algemene
gezondheidsgerelateerde levenskwaliteit
Impact van het gezondheidsprobleem op de
gezondheidsgerelateerde levenskwaliteit van
patiénten.
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Indicator
Aantal levensjaren geleefd met een handicap (per geval)

Gemiddelde EQ-5D-5L score

Gerelateerde comorbiditeiten

Impact op fysieke gezondheid

Impact van het gezondheidsprobleem op de
fysieke gezondheid van patiénten.

Ervaren ongemak van lichamelijke symptomen die verband houden met het
gezondheidsprobleem

Pijn/ongemak vroeger vs. nu

Impact op psychologische gezondheid

Impact van het gezondheidsprobleem op de
psychologische gezondheid van patiénten.

Ervaren ongemak van psychologische symptomen die verband houden met het
gezondheidsprobleem

Angst/depressie vroeger vs. nu

Invioed op autonomie

Impact van het gezondheidsprobleem op de
autonomie van de patiént.

Mobiliteit vroeger vs. nu

Vermogen om voor jezelf te zorgen vroeger vs. nu

Mogelijkheid om de gebruikelijke activiteiten uit te voeren vroeger en nu

Invioed op levensverwachting

Impact van het gezondheidsprobleem op de
levensverwachting van patiénten.

Verloren levensjaren (per sterfgeval)

Gezondheidszorgbehoe
ften

Effectiviteit van de behandeling

Mate van effectiviteit van de huidige
behandeling in zijn geheel.

Effectiviteit van de huidige behandeling in zijn geheel (standaardbehandeling of
standaardzorg)

Last van de behandeling

Ongemak van de huidige behandeling in zijn
geheel voor patiénten.

Ervaren ongemak van de behandeling

Waargenomen ongemak van bijwerkingen van de behandeling

Kwaliteit van zorg

Conformiteit van de geleverde zorg met de
kwaliteitsnormen, inclusief  organisatie,
informatie, betrokkenheid van de patiént bij

Ervaring met gezondheidszorgorganisatie

Hoeveelheid ontvangen informatie

Duidelijkheid van de ontvangen informatie

Betrokkenheid bij de keuze van de behandeling
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de  besluitvorming en  diagnostische
processen.

Diagnostische timing

Toegankelijkheid

Beschikbaarheid van  behandeling en
gemakkelijke toegang tot noodzakelijjke zorg
voor patiénten.

Beschikbaarheid van behandeling?

Afzien van zorg®

Sociale behoeften

Invioed op het sociale leven

Impact van het gezondheidsprobleem op het
sociale leven van de patiént, inclusief zijn
behoefte aan sociale ondersteuning en zijn
vermogen om  zinvolle  relaties te
onderhouden met zijn omgeving, gezin en/of
vrienden.

Behoefte aan sociale steun

Impact op onderwijs

Impact van gezondheidsproblemen op het
opleidingstraject van patiénten.

Aantal verloren studiejaren

Impact op professionele activiteit

Invioed van het gezondheidsprobleem op de
werkomstandigheden van patiénten,
waaronder het vermogen om te werken,
werktijden en werkomgeving.

Veranderingen in arbeidsomstandigheden

Financiéle gevolgen

Kosten die patiénten moeten dragen voor
toegang tot al dan niet terugbetaalde
gezondheidszorg.

Gemiddelde eigen bijdrage gezondheidszorg per patiént

Gemiddelde niet-zorgkosten per patiént

SAMENLEVI
NG

Gezondheidsbehoeften

Frequentie

Frequentie van het gezondheidsprobleem in
de populatie (risicogroep) over een bepaalde
periode.

Prevalentie of incidentie

Overdraagbaarheid

Mate van overdraagbaarheid van het
gezondheidsprobleem van het ene
organisme op het andere.

Besmettelijkheid

Antimicrobiéle resistentie

Antimicrobiéle resistentie tegen de gebruikte behandelingen

Volume verstrekte antibiotica om de ziekte te behandelen (proxycriterium)
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Mate van ineffectiviteit van antibiotica of
andere antimicrobiéle middelen om de
aandoening te behandelen of te beheersen,
of moeilijk/onmogelijkheid om infecties door
de aandoening te behandelen als gevolg van
antimicrobiéle resistentie.

Belasting van mantelzorgers
Impact van de zorgtaken op de
levenskwaliteit van mantelzorgers.

Verlies van levenskwaliteit bij mantelzorgers

Gezondheidszorgbehoe
ften

Kosten-batenverhouding van

standaardbehandeling

Gezondheidsvoordeel dankzij de uitgaven
voor de standaardbehandeling van het
gezondheidsprobleem. Dit criterium maakt
het mogelijk om inefficiénte aspecten van het
gezondheidszorgsysteem te identificeren.

Kosten van gezondheidszorg per eenheid gezondheidswinst

(uitgesplitste weergave van de totale uitgaven voor gezondheidszorg en het
totale effect van standaardbehandelingen op de gezondheid)

Opties voor preventie

In welke mate kan het gezondheidsprobleem
worden vermeden of beperkt door primaire
preventie?

Implementatie van effectieve strategieén voor primaire preventie

Sociale behoeften

Verlies van productiviteit

Kosten door werkverzuim® , presenteisme?
en vervroegd vertrek uit de arbeidsmarkt, bij
patiénten en hun mantelzorgers.

Kosten door absenteisme, presenteisme en/of gedwongen vertrek van
patiénten uit de arbeidsmarkt

Kosten door absenteisme, presenteisme en/of gedwongen vertrek van
mantelzorgers uit de arbeidsmarkt

Milieueffecten van standaardbehandeling

Impact van de aanpak van een
gezondheidsprobleem op de natuurlijke

Broeikasgasemissies door standaardbehandeling

Gevaatrlijk afval gegenereerd door standaardbehandeling

omgeving. Gebruik van _natuurlijke hulpbronnen en grondstoffen voor
standaardbehandeling
TOEKOMST Gezondheidsbehoeften Toekomstige ziektelast Toekomstige prevalentie/incidentie
Impact van het gezondheidsprobleem op de  \erlies van jaren van een leven in de toekomst
gezondheid van toekomstige generaties — -
Toekomstige jaren te leven met een handicap
Gezondheidszorgbehoe Toekomstige economische last Directe kosten in de toekomst®
ften en sociale

behoeften

Indirecte kosten in de toekomst’



NEED: evaluatie van onvervulde gezondheidsbehoeften van patiénten en samenleving KCE-verslag 377As

Impact van het gezondheidsprobleem op
toekomstige uitgaven voor gezondheidszorg
en productiviteit, in geldwaarde.

@ Fen behandeling wordt als beschikbaar beschouwd als ze ruim toegankelijk is voor de patiénten, zowel logistiek als financieel. Beschikbaarheidsproblemen kunnen betrekking
hebben op belangrijke behandelingen die niet vergund zijn in Belgi€é, vergund maar niet op de markt gebracht, op de markt gebracht maar duur en niet terugbetaald, of
behandelingen die regelmatig schaars zijn.

b De term ‘afzien van zorg’ verwijst naar het niet gebruiken van gezondheidszorg die als noodzakelijk wordt beschouwd. Hier zijn veel redenen voor, zoals kosten, wachtlijsten
en reisproblemen.

¢ Bij absenteisme is een werknemer afwezig van het werk door gezondheidsprobleem (ziekteverzuim).

9 Bjj presenteisme is er productiviteitsverlies omdat een werknemer niet volledig operationeel is door een gezondheidsprobleem. Zelfs als de persoon fysiek op de werkplek
aanwezig is, kan hij zijn taken niet volledig uitvoeren.

¢ Directe kosten omvatten kosten van de zorg zelf, zoals de kosten van diagnose, behandeling en beheer van het gezondheidsprobleem door het zorgsysteem en de zorgkosten
voor de patiént zelf(bv. uitgaven voor geneesmiddelen zonder voorschrift), evenals niet-zorgkosten (bv. reiskosten).

f Indirecte kosten omvatten kosten door productiviteitsverlies van de patiént of de mantelzorger door het gezondheidsprobleem en het beheer ervan.
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