
Moderne eindpunten zijn de sleutel voor de

onvermijdelijke transitie naar waarde gedreven 

trials

Adam Cohen



Er is een probleem



60 miljoen in NL voor 140 mensen



Wat is duur?



Duur is dat je weinig krijgt 

voor veel geld



Wat zit er in een pil?

Excipients
Packaging
Drug substance
Overhead of the company
Research costs of other products
Marketing
Shareholders
Future sustainability contribution
Preclinical research
Clinical studies
Postmarketing studies

Maintenance

INFORMATION



Duur. Prijzen omhoog – inhoud niet

Autos

Computers

Eten

Gas

Huizen

Dure geneesmiddelen

Trials

1981-2021

1981 2021 Toename

€36,000 € 85,865 2,5 x

€36,000 €3,800.000 106x



Afnemend aantal antwoorden per dollar



PM Forde et al. N Engl J Med 2022. DOI: 10.1056/NEJMoa2202170



DDCD
consulting



Maar het kan goedkoop en snel.

Recovery trial (totaal ca 20 miljoen all-in) geeft nu 11 antwoorden!

Kosten per patient 400 

Vragen beantwoord

Lage dosis dexamethason

Tocilizumab

Baricitinib

REGN-COV2/Ronapreve

Hydroxychloroquine/Azithromycin/lopinavir



Geneesmiddelontwikkeling

Werken Helpen
Hoe dan?



We weten niet of het helpt

Leven > dood

helpen = waarde



Een nieuw middel voor angina pectoris



Middelen die werken maar 

niet helpen







Gevolgen
Grotere trials

Multinationaler en in LMI landen
Duur

Overgereguleerd
Minder representatief

Niet meer ‘real life’



Deze foto van Onbekende auteur is gelicentieerd onder CC BY-SA-NC

Werken
Klinisch farmacologen
Frequente metingen

Modellen
CYPs

Helpen
Trialists
Events

Vragenlijsten
Infrequente metingen

Deze foto van Onbekende auteur is gelicentieerd onder CC BY-SA-NC



Oplossing is dus beter 

meten of geneesmiddelen 

helpen







Clinical research in children

• Hospital

• Invasive measurements

• Big time intervals

• One-size fits all

• Blood PK levels

Clinical research in children – in the future



Digital 
biomarkers

Potential advantages:

Low burden

Non-invasive

Cost-reducing

Continuous monitoring

Real-world data

Personalized outcome measures

Patiënts have these devices

Potential voor AI treatment advice

Potential for remote clinical trials

Does it work? 
What is normal?
Sensitive to change?
What is a clinically relevant improvement?  



Digital 
biomarkers

Selection Technical 
validation

Clinical 
validation

Structured validation



Endpoint selection
Endpoint selection – pediatric asthma



Technical validation



Cough detection algorithm



Clinical validation

Tolerable?

Influencing factors?

Difference healthy-ill?

Correlation traditional 
measurements?

Detection of events?
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Difference healthy-ill?

Influencing factors?

Detection of events?

Clinical validation

Tolerable?

Correlation traditional 
measurements?

Physical activity Heart rate Pulmonary function

Healthy Good control Bad control Healthy Good control Bad control Healthy Good control Bad control

Pediatric asthma



Correlation traditional 
measurements?

Clinical validation

Tolerable?

Influencing factors?

Difference healthy-ill?

Detection of events?

Physical activity Heart rate Pulmonary function

Pediatric asthma



Detection of events?

Clinical validation

Tolerable

Influencing factors?

Difference healthy-ill?

Correlation traditional 
measurements?

Physical activity Heart rate Pulmonary function Symptom score

Pediatric asthma





Wat moeten we doen?

Onderwijs (x3)

Transparantie van kosten van ontwikkeling

Herdefinieren van innovatie en innovatie beter belonen

Trials terug naar eigen land

Meten wat de waarde van therapie is 

Dan pas p[raten over duur of goedkoop


