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SOU 2018:89
$2019/00100/FS

Var slutsats: Ett beklammande betankande
— eftersom sa lite hant, under sa lang tid, inom ett sa livsviktigt omrade

For snart fyra ar sedan besvarade vi remissen "Likemedel for djur, maskinell dos och
sdllsynta tillstand - hantering och prissattning” (SOU 2014:87). De synpunkter och den
kritik vi da framforde kan vi i princip upprepa pa nytt, trots att det gatt sa lang tid. Detta
efter att ha last avsnitten om sarldkemedel i det aktuella slutbetdankandet "Tydligare
ansvar och regler for lakemedel” (SOU 2018:89).

Vi hade hoppats pa konstruktiva och konkreta férslag, med nya verktyg for att hantera
denna ytterst komplexa fraga som debatterats i aratal. Vi ar djupt bekymrade over att
fragan om tillgang till - ofta livsnodvandiga - lakemedel fortfarande diskuteras med totalt
fokus pa kostnadsaspekten. Dessutom forutsatte vi att utredningen beaktat vikten av
patientcentrerad och jamlik vard, i synnerhet dd dessa grundpelare uttryckligen namns i
utredningens direktiv. Men dessa faktorer lyser tyvarr med sin franvaro, vilket blev en
stor besvikelse.

Ytterligare en dyster slutsats ar att forstdelse fran utredarna saknas for hur patienterna
upplever att de sarbehandlas och forvagras behandling eftersom de har en sallsynt
diagnos; till exempel att man som diagnosbarare och anhorig kan nekas tillgang till
stoppmediciner for en dodlig sjukdom pa grund av féorhandlingar och administrativa
processer som kan paga i aratal.

Vart svar avser féljande delar av betidnkandet

5. ”En ny ordning for statens bidrag for Iikemedel”, sidan 143

5.4 "Utjdmning av landstingens kostnader fér ldkemedel vid sdllsynta sjukdomar”, sidorna
173-183

5.6.3 "Stéd vid anvdndning av ldkemedel vid sdllsynta sjukdomar” sidorna 198-200
12.5 "Likemedel vid sdllsynta tillstdnd”, sidorna 401-412.

Spraklig kommentar: [ svaret anvander vi "sarlakemedel” och "ldkemedel vid séllsynta
sjukdomar” som synonyma begrepp.
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Vara allmdnna synpunkter pa siarlikemedel

Riksforbundet Sallsynta diagnosers generella utgangspunkt ar att lakemedel ska betraktas
som en sjalvklar del av varden, precis som alla andra behandlingsinsatser. Darfor ska
siarlakemedel inte uppfattas som en separat fraga for sig, skild fran alla andra vardinsatser.
Detta gor det dnnu markligare, enligt var asikt, att en sa tydlig "prislapp” sitts pa
lakemedel vid sallsynta sjukdomar, eftersom det inte sker i andra vardsammanhang.

Skulle det sdgas exempelvis "det blir for dyrt att géra en hjartoperation pa dig”, blev det
ett ramaskri. I utredningen (sida 407) gors dock Klart att: "Tillgdngen pad ldkemedel for
sdllsynta tillstdnd i forsta hand ska férbdttras genom att kostnaderna for de dyraste
behandlingarna sdnks, sd att anvdndningen kan 6ka.”

Vi ser inte att en sddan sarbehandling ar forenlig med Héalso- och sjukvardslagen (HSL)
som slar fast att:

"Madlet med hdlso- och sjukvdrden dr en god hdlsa och en vdrd pd lika
villkor for hela befolkningen. Vdrden ska ges med respekt for alla
mdnniskors lika véirde och for den enskilda médnniskans vdrdighet. Den
som har det storsta behovet av hdlso- och sjukvdrd ska ges foretrdde till
vdrden.” (3 kap.1§)

[stéllet anser vi att varden bor folja den lagstadgade skyldigheten att erbjuda personer
som har sillsynta diagnoser vard pa lika villkor och, da behovet ar stort, dven foretrade i
varden. Detta innebar ocksa tillgang till samma kvalitet pa behandling och, enligt
sarlakemedelsforordningen, lakemedel av samma kvalitet och &ndamalsenlighet som
andra patienter.

Det dr bade beklammande och betankligt att det knappt har hint nagot avgoérande inom
sarlikemedelsomradet sedan slutet av 1990-talet, trots att denna fraga avhandlats
atskilliga ganger darefter, ibland med braskande rubriker som "Prislapp pa livet” etc.

Specifika synpunkter
Jamlik vard ar nagot som stindigt patalas och efterstrdvas. Men hér ser vi uppenbara
risker med att detta 4nda inte uppnas. Det finns flera orsaker till detta.

Normer och nya verktyg saknas fér bedomning och hantering

Aven om vi anser att sirlikemedel inte bor fa en sirstillning i diskussioner kring
vardkostnader, har vi forstaelse for dilemmat med ofta kostsamma lakemedel och ibland
oviss effekt pa grund av att det per definition beror en liten grupp diagnosbarare. Har ar vi
mycket bekymrade eftersom vi inte ser nagra tydliga direktiv eller verktyg som kan hjalpa
parterna att hantera denna fragan pa ett 6verskadligt och transparent vis.

Risken ar stor for att slumpen och tillfalligheter, snarare an de medicinska behoven, avgor
hur fragan hanteras i det enskilda fallet, da entydiga normer och direktiv saknas. Denna
brist ser vi som dnnu svarare att acceptera eftersom det finns gangbara losningar som
framgangsrikt anviands av andra EU-ldander, sdsom till exempel att infora ett nationellt
styrt, prelimindrt godkdnnande av sirldkemedel pa den svenska marknaden. Detta i
kombination med en nara, individuell uppfdljning féor bedomning av ldkemedlens
effektivitet och atfoljande kostnadsbesparingar ur ett helhets-samhéllsperspektiv.

Inte heller det nu aktuella slutbetdnkandet fran lakemedelsutredningen innehaller nagra
tydliga verktyg for en transparent hantering av bedémning av kostnadseffektivitet for
sarlakemedel. Darfor kommer denna livsavgorande fraga dven i fortsattningen att
besvaras fran fall till fall. Detta genom langdragna resonemang och sega férhandlingar,
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med parter som hanvisar till varandra nar inget hander. Detta sker dessutom separat i
varje region och dkar ojamlikheten i behandlingen, orsakar langa vantetider som medfor
stort individuellt lidande for enstaka patientgrupper. Dessutom skapas oro och osdkerhet,
bade bland patienter och ldkemedelsindustrin.

En tillkommande komplikation &r att lidkemedelsforetag maste “inbjudas” for att kunna
initiera processen att introducera ett sarldkemedel.

Kvalitetsregister for sdllsynta diagnoser - finns endast i minimal omfattning
Kvalitetsregister ar ytterligare en metod for att underlatta uppféljning av sarladkemedlen.
Sadana register saknas i regel for sillsynta diagnoser, med enstaka undantag. Utredningen
anger emellertid inga tillvigagangssatt for att skapa heltackande kvalitetsregister for detta
omrade.

Alternativa samhdllskostnader beaktas inte

Vilka kostnader uppstar pa andra stillen i samhallet, nar sdarldkemedel inte beviljas av
kostnadsskal och/eller for att medlens effekt anses vara for liten eller osdaker? Detta borde
utredningen ha beaktat och belyst. Men om bedémningarna av alternativa
samhallskostnader gors pa samma grund som for vanliga l1akemedel medfor detta
svarigheter och stor osdkerhet i bedomningen av sdarlakemedel. Att inhdmta statistik och
fakta fran en liten diagnosgrupp medfor stora problem. Darmed blir berdkningen av
samhallskostnaden inte sdkerstilld pa ett adekvat vis.

Har dr stuprorstankandet en del av dilemmat. Berorda aktorer ser i regel endast till sin
egen budget. Dartill har de sjdlva inget att vinna pa eventuella besparingar i andra delar av
samhillet som f6ljd av att sdrlakemedel har getts till en diagnosbarare, exempelvis genom
minskade kommunala utgifter, mojlighet att arbeta istillet for att vara langtidssjukskriven,
utebliven LSS-kostnad, farre operationer etc.

Utredningen borde ha gett forslag for att befraimja en helhetssyn pa samhallsekonomin.
Detta synsatt saknas som foljd av den totala fixeringen vid ldkemedelskostnaden per
patient och ar.

Patientperspektivet saknas, vilket forsvarar uppfoljningen

Detta patientperspektiv ar framfor allt betydelsefullt vid uppféljningen av sarlakemedlens
effekt, ndgot som kan vara vanskligt att genomfora, da det handlar om sma patientgrupper
med stora variationer av sjukdomsforloppet, aven inom en och samma diagnosgrupp.
Darfor behovs former for ett patientcentrerat arbete, sa att patienternas expertis inom
den egna diagnosen tas tillvara vid utviarderingar av ldkemedlen.

Vi anser det som sarskilt viktigt att patientgrupper far en tydlig schemalagd roll i alla steg
och férhandlingar kring inférandet och utvardering av sarlakemedlens
kostnadseffektivitet. Det bor dven inga tydlig finansiell kompensation for inkludering av
denna kompetens, precis som det ar sjalvklart for alla andra inblandade experter.
Utredningen ger ingen vigledning for hur det ska uppnas.

Finansiering efter forskningsstudie?

Vem ska ansvara for finansiering av siarldkemedel efter forskningsstudie, innan
godkdnnande och subvention av TLV? Fragan lamnas obesvarad av utredningen. Denna
fraga ar dock oerhort viktig inte bara for patienterna, utan aven for Sverige som
forskningsattraktivt land. Nu ar "risken” att lakemedelskostnaden efter framgangsrik
forskning hamnar pa en klinik, vilket kan innebara att man avstar fran forskning av radsla
for eventuella framtida kostnader.
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Statligt stdd - steg i rdtt riktning, om dn otillrdckligt

En nyhet var dnda att utredningen foreslagit ett statligt stod "vid hoga kostnader for
lakemedel vid sallsynta sjukdomar”. Syftet ar att "hantera hoga kostnader for en
begransad grupp lakemedel for vissa landsting”. Men det framhalls nogsamt att detta ska
vara ett fast totalbelopp som endast kan dndras om "tungt vigande skal foreligger”.

Ett sddant generellt stadsbidrag innebar dock inga garantier for anvandning av
sdarlakemedel. Det foreligger darfor en risk att anvandningen av sirldkemedel kommer att
minska, da regionerna infor sparatgarder vid dalig ekonomi eller som f6ljd av andra
prioriteringar.

Motiveringen for detta harda kostnadstak ar ytterst svar att forstd, eftersom den gar tvart
emot utredningens egen sammanstallning av marknadsutvecklingen som, efter
stimulering av EU férordningen (EG) 142/2000, 6kar i betydligt hogre takt an
lakemedelsutvecklingen 6verlag. Denna utveckling innebar att allt fler livraddande
lakemedel for sallsynta diagnoser kommer tas fram under de narmaste aren. Utredningens
reaktion pa detta, att med alla medel férsoka stoppa denna férmodligen livsavgérande
utveckling for manga patienter med sillsynta diagnoser, ar ett fasansfullt han ur
patientperspektivet. Det verkar oundvikligt att den féreslagna finansieringen inte kommer
att racka for de forvantade framtida lakemedelskostnaderna.

Ett nyinrattat lakemedelsrad — med regioner i samverkan - ska besluta vilka lakemedel
som ska ing3, eller tas bort, fran denna finansiering. Vi anser att initiativet som framjar
samarbete mellan regionerna ar ett steg i ratt riktning. Vi hade dock 6nskat oss ett annu
tydligare nationellt styre for att verkligen fa stopp pa de radande ojamlikheterna 6ver
landet.

Vi befarar att osdkerheten kring denna punkt ar stor, eftersom den nya funktionens
stallning fortfarande &r oklar. Det finns varken tydlighet kring detta nya rads
mandat/makt eller dess verktyg for beddmning/matning av kriterierna som ligger till
grund for beslutsfattandet. Detta ar dven ett exempel pa ndr brukarmedverkan ska inga.
Inriktningen for den planerade funktionen bor vara att uppna bredare och djupare
samverkan mellan samtliga berdrda parter, for att forbattra tillgangen pa sarlakemedel.

Det ar dessutom oklart hur f6ljande tre av utredningens uttalanden ska ga ihop och kunna
sdkerstdlla en sdkrad framtida finansiering, samt pa vilka ekonomiska analyser dessa
antaganden ar baserade:

e Marknadsandel av godkdnda sarlakemedel kommer 6ka med 120 nya
sarlakemedel till ar 2025 (se SOU 2018:89, sida 402)

e Likemedelsradet ska verka for att listan med sdrlakemedel som omfattas av
statligt stod ska utvecklas och inte vara en inaktuell lista, ndgot som skedde under
modellen av solidarisk finansiering (se SOU 2018:89, sidorna 175-177)

e Posten for finansiering av statligt stod for landstingens kostnader for lakemedel
vid sallsynta sjukdomar ska vara fast och kan inte 6ka under aren (se SOU
2018:89, sidorna 175-177).

Hur stor dr ékad betalningsvilja”? Var gdr smdrtgrdnsen?

[ betinkandet ndmns att "6kad betalningsvilja” kan finnas for lakemedel vid sallsynta
sjukdomar, just pa grund av séllsyntheten. Var asikt ar att det visserligen ar ett i grunden
positivt resonemang, men for ospecifikt.
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Pudelns kdrna ar och forblir: Hur mycket far ett sdrlakemedel maximalt kosta? Var gar
smartgransen? Var uppfattning ar att utredningen avstatt fran att besvara denna
avgorande fraga. Snarare har den gatt som katten runt het grot, med formuleringar om
omotiverat hoga priser, antydningar om oskalig prissattning etc., trots att
kostnadsaspekten ar grundpelaren for utredningens resonemang.

Var slutsats: Pa sarlakemedelsfronten inte sarskilt mycket nytt. Trots tva ars utredande.
Pengarna tycks vara utgangspunkten, inte patienternas behandling och vilmaende. Om
patienterna inte far godkanda sarldkemedel, vad ar da syftet med lagstiftningen som ska
beframija just tillgdngen pa sadana lakemedel?

Vara kompletterande forslag

Naturligtvis vill vi inte bara kritisera, utan dven vara konstruktiva. Férutom det som redan
ndmnts om vikten av att beakta patientmedverkan, uppfoljning, alternativa
samhallskostnader etc. vill vi darfor ge féljande forslag:

- Lakare som forskriver sarlakemedel bor ha mycket hog kompetens, bade vad
galler diagnoserna och férutsattningarna for de enskilda patienterna.

- Dartill ar det vasentlig att forskrivningen kompletteras med nationella riktlinjer
och foreskrifter.

- For attinte hindra utvecklingen och framtagandet av innovativa lakemedel kan det
vara motiverat att preliminart godkédnna siarlikemedel med nagot lagre beviskrav,
jamfort med andra lakemedel. I gengild kan storre uppfdljningskrav stéllas pa
sarlakemedel.

- Det maste ga snabbare och enklare att fa tillgang till sarlakemedel i Sverige, vilka
ar godkadnda pa den europeiska marknaden. Eftersom de hdlsoekonomiska
beddmningarna ar svara att ta fram for sarlikemedel vill vi 6ka tillgang till
sdarlakemedel - utan standigt forhalande - till exempel genom tillfalligt inforande
av ett godkant ldkemedel, som gor det mojligt att faststdlla hur brett det kan
anvandas och dérefter géra en prisbedémning. Om det pa langt sikt visar sig att ett
preparat for en liten patientgrupp dven har andra anvandningsomraden an det
ursprungliga, bor villkoren omférhandlas med automatik.

- Den solidariska finansieringen ska inte enbart gilla godkdnda lakemedel, utan
ocksa inbegripa kliniska studier. [ nuldget riskerar en enda klinik tvingas bara hela
kostnaden for forskningsstudier, vilket kan verka hammande for forskningen och
Sverige som ett Life-Science-land i framkant.

Med vanliga halsningar

Riksforbundet Sallsynta diagnoser
e ) oy
/ P

Malin Grande,

kanslichef
mailto:malin.grande@sallsyntadiagnoser.se
070-332 68 78
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