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Riksforbundet Séllsynta diagnoser representerar 16 000 medlemmar och narmare 200 olika
séllsynta halsotillstand. Vi arbetar for att alla personer i Sverige som lever med sdllsynta
hilsotillstand ska ha tillgang till basta vard, stod och behandling.

Sammanfattning

Riksforbundet Séllsynta diagnoser vilkomnar regeringens satsning pa denna utredning och ser
mycket positivt pa det gedigna arbete som ligger bakom rapporten.

Viinstimmer med utredningens bedomning att brett samarbete beh6vs mellan alla: vard,
patientrorelsen, forskning, foretag och beslutsfattare. Det saknas dock en tydlig prioritering av
atgérder.

Vi anser att betydelsen av samarbete med patientrorelsen inte har kartlagts tillrackligt.
Patientforetradare/patientorganisationer naimns bara pa ett fatal stdllen och dessutom med en
organisation (EUPATI) som har ett annat syfte. Denna brist resulterar i att dven
patientforetradares stéllning i den foreslagna samverkansmodellen ar for svag. Det visar sig t.ex.
i att patientforetrddare bara ar adjungerade i SweTrials styrgrupp.

Dessutom saknas forslag till och resurser for hur en bra struktur ska byggas upp for ett
meningsfullt samarbete med patientrorelsen. For en tydlig beskrivning av hur ett jamlikt
samarbete bor gestaltas se rapporten ”Patient- och nérstaendesamverkan for battre forskning
och hilso- och sjukvard”™.

Utover detta saknar vi en specifik diskussion av de sdrskilda utmaningar som foljer kliniska
studier for sma patientgrupper och sérskilt sillsynta halsotillstind. Det behovs eftersom:

e Precisionsmedicinens framgang leder till allt mindre patientpopulationer.

! https://biobanksverige.se/dokument/patient-och-narstaendesamverkan-for-battre-forskning-och-halso-

och-sjukvard/
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e Manga precisionsmedicinska behandlingar riktar sig till séllsynta hilsotillstand dar t.ex.
avsaknad av (kvalitets-)register gor identifikation och inklusion av studiedeltagare extra
svart.

For en analys av sma diagnospopulationernas behov och relaterade rekommendationer for okat

antal kliniska provningar, se rapporten ”Clinical trials research needs recommendation™.

For att na relevant antal patienter som tillfrdgas anser vi att de forslagna lagdndringarna bor
belysas skyndsamt, vid bibehallen datasakerhet och en hog grad av inkludering av
patientperspektivet.

Nedan kommer vi ge konkreta exempel, relaterade till utredningens forslag (sida 211 - 250)

Detaljerat stallningstagande
Stallningstagande SweTrial

Vi ser positivt pa forslaget att etablera ett nationellt partnerskap mellan industri och hilso- och
sjukvarden inom SweTrial. Vi anser dock att patientrorelsens stédllning behover stirkas och vara
en ordinarie part i styrgruppen, samt representerad i det nationella kansliet. Patientperspektivet
behover bidra till formulering av malsattning, handlingsplaner, verksamhetsplaner och
identifiering av terapindtverk.

Stallningstagande nationella terapindtverk

Vi vilkomnar forslaget att organisera niatverkens arbete nationellt inom specifika
terapiomraden. Vi anser dock att ndtverkens handlingsplaner behover tas fram med tydlig fokus
ocksa pé patientens behov, och inte bara pa industrins och regionernas 6nskemal och
forutsattningar.

Stillningstagande prioriterade satsningar

Vi stéller oss kritiska till att de prioriteringsomrdden som ndmns i utredningen fokuserar pa
folksjukdomar: cancer, hjarta-karl och infektionsmedicin. Som vi ndmnde i var sammanfattning
medf6r utvecklingen mot precisionsmedicin stora utmaningar for hela hélso- och sjukvarden,
inte minst pa grund av de allt mindre patientpopulationer och behov av ndra samarbete mellan
forskning och klinisk verksamhet. Det medfoljer dven storre osakerhet och svarigheter till jamlik
fordelning av expertis och vard over landet. Allt detta &r vidlbekanta utmaningar inom omradet
sédllsynta halsotillstind och dér finns det redan idag stor kunskap och 16sningsforslag. Vi anser
darfor att det vore av stor nytta att utnamna séllsynta halsotillstand till ett av de forsta nationella
terapindtverken. Det skulle gynna och kunna gi hand i hand med det pagaende arbete kring en
nationell handlingsplan for séllsynta hélsotillstand som regeringen arbetar med.

2 https://www.eurordis.org/rare-disease-moonshot/
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Stillningstagande nationell referensgrupp

Vi vilkomnar forslaget att inrétta en nationell referensgrupp ddr representanter fran SweTrial
och Kliniska Studier Sverige tréffas regelbundet for presentation av respektive organisations
handlingsplaner, malsédttningar, resultat och utvarderingar. Vi anser att patientperspektivet
behover inga i referensgruppen samt att redovisning och uppf6ljning behover omfatta huruvida
patienternas behov beméts av insatser inom respektive terapinétverk. Det yttersta malet bor inte
vara att hoja antalet kliniska provningar, utan att oka stod for de kliniska provningar som leder
till matbara forbattringar hos patienten.

Stallningstagande uppdrag for information och statistik ver kliniska studier i Sverige

Vi vilkomnar forslaget att ge Etikprovningsmyndigheten i uppdrag att sammanstélla
information och statistik om kliniska prévningar, bade som beslutsstod for verksamheten och
som informationsportal mot medborgare, patienter och vardprofessionen. Aven hir efterfrégar
vi en stark patientmedverkan for att sikerstilla att det resulterande verktyg dr anviandarvinlig
och méter individens behov.

Stillningstagande forfattningsmassiga hinder

Vi vilkomnar utredningens genomlysning av forfattningsmaéssiga hinder, lagar och regelverk. I
detta sammanhang vill vi aterigen lyfta betydelsen att aktorer fran patientrorelsen och
civilsamhallet inkluderas i arbetet sé tidigt som mojligt. En tydlig roll- och uppdragsbeskrivning
ar av stor vikt liksom ett tydligt mandat for gruppen. Det beror framfor allt f6ljande forslag:

e Lagligen utsedd stéllforetrddare for icke beslutskompetenta personer i forskningen
e Behandling av personuppgifter vid antalsberakning infor klinisk forskning
e Nationellt provningsregister och digitalt samtycke

Gillande Patientdatalag.

Utredningen (s. 245) har identifierat behov av dndring av "Patientdatalagen 2008:355”. I
dagsldget dr en vardgivare mycket begransad i sina majligheter att kontakta patienter med
erbjudande att delta i en klinisk provning. Det far endast goras om vardgivaren (ldkaren) har en
pagaende vardrelation till patienten, dvs. om patienten har en pagaende behandling.

Pé s. 205 hédnvisas till en lagidndring via ett PM (Dnr U2022/04089) som ska trdda i kraft 1 jan
2024. Detta PM gor det mojligt for vardgivare att gora antalsberakningar och soka i journaler
vilka patienter som uppfyller specifika inklusions- och exklusionskriterier for ett studieprotokoll
utan deras samtycke och utan att ha en direkt vardrelation till dem.

Det som inte majliggors for vardgivare r att sedan kunna kontakta lampliga patienter utan att
ha deras samtycke att bli kontaktade for erbjudanden om deltagande i klinisk provning. Darfor
foreslar utredningen en ytterligare dndring.
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En mycket viktig pusselbit som saknas i detta ssmmanhang &r de befintliga svenska
kvalitetsregistren over diagnoser. Forekomsten av dessa kvalitetsregister forhojer kraftigt vardet
av de andra foreslagna insatserna. Om forskare och kliniker far méjlighet att direkt kontakta
patienter via dessa register skulle det kunna vara en snabb och smidig vég for patienter att fa
tillgang till nya laikemedel och delta i kliniska provningar.

Om utredningens forslag till andring géllande samtycke dven skulle kunna omfatta
kvalitetsregistren vore detta en stor fordel for Sverige.

Med vinliga hélsningar
sl

Maria Westerlund
Forbundsordforande

maria.westerlund@sallsyntadiagnoser.se

4(4)


mailto:maria.westerlund@sallsyntadiagnoser.se

