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Remissinstans:

Riksférbundet Sallsynta diagnoser, Box 1386, 17227, Sundyberg,
info@sallsyntadiagnoser.se

Riksforbundet Sallsynta diagnoser representerar 16.000 medlemmar och ndarmare 200
olika sallsynta hélsotillstdnd. Vi arbetar for att alla personer i Sverige som lever med
sallsynta halsotillstand ska ha tillgang till basta vard, stod och behandling.

Sammanfattning

Riksférbundet Sallsynta diagnoser vialkomnar EU kommissionens initiativ at revidera EU:s
lakemedelslagstiftning och instdmmer med den foreslagna direktivets och forordningens
fem huvudmal.

Tydligt stallningstagande

[ vart svar kommer vi fokusera pa foljande tre av fem malen i forslaget for reviderad EU
lakemedelslagstiftning:

1. Sikerstilla att alla patienter i EU far snabb och rattvis tillgang till sdkra och
effektiva lakemedel till rimligt pris.

2. Forbattra forsorjningstryggheten och siakerstilla att patienter alltid har tillgang till
lakemedel, oavsett vari EU de bor.

3. Erbjuda en attraktiv, innovations-och konkurrenskraftsvanlig miljo for forskning,
utveckling och produktion av l1dkemedel i Europa.

En generell kritik vi vill framfora ar att en anpassad version av EU Kommissionens forslag
pa forordning och direktiv om humanldkemedel borde tagits fram for
patientorganisationer, inte minst ett fortydligande av de stéllen i dokumentet dar
patientmedverkan ndmns. Den sammanfattning som finns i form av ett "factsheet”
formedlar en forsta 6verblick for den intresserade allménheten men ar otillrackligt for att
kunna ge en djupare aterkoppling pa forslagen.

Rikst')rbunt Séllsnta dgnor
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1. Sikerstilla att alla patienter i EU far snabb och rattvis tillgang till sikra och
effektiva likemedel till rimligt pris

Riksforbundet Sallsynta diagnoser valkomnar EU:s reformforslag for
lakemedelslagstiftningen avseende snabbare och mer rittvis tillgang till effektiva
lakemedel till rimligt pris. Vi delar kommissionens bild pa brister, behov av anpassning
och reformforslagets malformulering

Foljande punkter vill vi lyfta som sarskilt viktiga

Riksforbundet Sallsynta diagnoser valkomnar det tydliga stallningstagande och st6d for
snabbare processer som forhoppningsvis leder till snabbare marknadstilltrade.

Sarskilt valkomnar vi tydliga incitament for gemensam upphandling medlemslanderna
emellan och sarskilt for sarlakemedel, som fortydligas i EU kommissionens forslag till ny
lakemedelslagstiftning, direktiv COM(2023) 192, punk 49, sida 29.
Andra delar i direktivet som vi ser som viktiga incitament i sammanhanget ar:
- modjligheten till elektronisk ansé6kan om marknadstilltrédde EU Direktiv
COM(2023) 192, Article 6, punk 1, sida 55.
- Forsdkran att medlemsldanderna bor behandla ansékan om marknadstilltrdde
inom 180 dagar. EU Direktiv COM(2023) 192, Article 30, sida 70.

Vi vialkomnar att sdrldikemedel per automatik klassas som behandlingar for icke
tillgodosedda behov (unmet medical need), se EU Direktiv COM(2023) 192, artikel 83,
sida 101.

Foljande punkter staller vi oss kritiska till

Overlag hade vi velat se tydligare incitament for strukturerat, tidigt samarbete mellan
alla relevanta nyckelaktérer, d.v.s (1) kliniska experter fran natverk resulterande av
EU:s forskningsstodprogram sa som Europeiska referensnatverk (ERN), International
Rare Diseases Research Consortium (IRDIRC) och Rare Disease partnerships, (2)
patientrorelse, (3) HTA experter, (4) "payers”, (5) regulatoriska myndigheter, (6) foretag.

[ detta krav ar vi enstimmiga med vara europeiska systerorganisationer EURORDIS! och
EPF2,

Incitament for samarbete enligt ovan hade vi velat se till exempel i foljande delar av EUs
lakemedelslagstiftnings reformforslag:

1 https://www.eurordis.org/publications/eurordis-proposal-on-the-revision-of-the-orphan-
medicinal-products-and-paediatric-regulation/

2 https://www.eu-patient.eu/contentassets /df1fabc825da414aa4230a7abb1e1208/20230712-
epf-recommendations-on-the-pharmaceutical-legislation.pdf
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Bedomning av och mojlighet att foresla generiska ldikemedel, biosimilarer och
repurposing av befintliga behandlingar,

Mojlighet att lyfta behov att lansera produkter i EU-medlemsldnder dar stort
behov finns (high unmet needs),

Maojlighet att bidra till rapportering av brist pa tillgdang till Iikemedel,
Mojlighet att bidra till definition av icke tillgodosedda behov (unmet medical
need),

Inom det foreslagna stodet fran EMA for ansokande och lakemedelsutvecklare som
ska leda till snabbare godkdnnande av lovande, innovativa lakemedel for
exceptionella terapeutiska framsteg och/eller icke tillgodosedda behov,

For okad méjlighet att bidra med “real world data” till framtagande,
godkinnande och uppféljning av lakemedel for exceptionella terapeutiska
framsteg och/eller icke tillgodosedda behov.

Processen for definition av icke tillgodosedda behov (unmet medical need) beskrivs
detaljerad i EU Direktiv COM(2023) 192, punk 50, sida 29 - 30. Har hade vi 6nskat en
process som tydligt kréiver samarbete med alla nyckelaktérer. Se exempel for sadan
process nedan for ett sillsynt hilsotillstand:

Diagnosspecifik, multiprofessionell referensgrupp sammanstalls vid planerad
framtagande av lakemedel, dar patientorganisationer, klinisk verksamma fran
Europeiska Referensnatverk, EUs Rare Disease Partnership program, HTA
experter, “regulators and payers” ingar.
Referensgruppen bidrar i féljande steg i processen:
o definition av icke tillgodosedda behov (unmet medical need)
o bedodmning vid "market authorisation”
Referensgruppen bidrar med f6ljande expertis:
o Kunskap om haélsotillstandet och kunskap om vilka brister som finns,
o Synpunkter pa befintligt dataunderlag och behov av till exempel kliniska
register
o Data till och mojlighet att genomfdra "natural history studies”
I processen ingar
o Formulering av tydliga krav till sokande av tillstand (for godkdnnande av
ldkemedel) om att samarbeta med patient-, och civilsamhallets rorelse,
o Tydliga anvisningar och stdd for att bygga upp ett framgangsrikt och
langsiktigt samarbete med patient- och civilsamhallets rorelse.

Utover befintliga incitament for utveckling av behandlingar som bemoéter icke
tillgodosedda behov (unmet medical need), hade vi velat se specifikt stéd och tydliga
incitament for behandlingsutveckling for ultra sdllsynta hdlsotillstdnd, d.v.s tillstand
med lagre prevalens dn de 400 vanligaste séllsynt tillstand. En tydlig koppling till
europeiskt forskningsstodprogram som ERN, IRDIRC och RD partnerships hade varit av
ytterligare betydelse.
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Vidare hade vi velat se att resurser erbjuds till exempel i form av ett stéd till register for
insamling av "real world evidence”.

Vi hade dessutom velat se att reformforslagen efterfragar en tidig dialog éver
landsgrdnser mellan alla relevanta parter, vardprofessionen, patientrorelsen,
beslutsfattare, foretag, EMA, regulatoriska myndigheter och finansidrer.

Forutom ovan, énskar vi ett fortydligande om krav pd lansering i alla medlemsldnder
dven kommer att stdllas pa generika. Det ar en ytterst viktig forutsattning for att
sakerstalla tillgang till befintlig behandling for patienterna.

2. Forbattra forsorjningstryggheten och sikerstalla att patienter alltid har
tillgang till likemedel, oavsett var i EU de bor.

Riksforbundet Sallsynta diagnoser valkomnar EU:s ldkemedelslagstiftnings reformférslag
avseende snabbare mer rdttvis tillgdng till effektiva Iikemedel oavsett var i EU man
bor. Vi delar kommissionens bild pa behov av tydligare incitament for foretagen att gora
lakemedel tillgidngliga i alla medlemsldander liksom kommissionens 6kade befogenheter
for anpassning av lakemedelstillverkning och -distribution och EMA:s samordnande roll i
overvakning av lakemedelsférsorjningen.

3. Erbjuda en attraktiv, innovations-och konkurrenskraftsvinlig milj6 for
forskning, utveckling och produktion av likemedel i Europa

Riksforbundet Sallsynta diagnoser vialkomnar EU’s lakemedelslagstiftnings reformforslag
avseende dkat stéd for utveckling av lovande ldkemedel i form av 6kat stod och
radgivning fran EMA for ansokande och lakemedelsutvecklare.

Foljande punkter staller vi oss kritiska till

Liksom vara kommentarer till punkt 1. "Sakerstilla att alla patienter i EU far snabb och
rattvis tillgang till sdkra och effektiva lakemedel till rimligt pris” hade vi &ven under denna
punkt velat se tydligare incitament for strukturerat, tidigt samarbete mellan alla
relevanta nyckelaktérer, d.v.s (1) kliniska experter fran natverk resulterande av EUs
forskningsstodprogram, d.v.s. Europeiska referensnitverk (ERN), International Rare
Diseases Research Consortium (IRDIRC), Rare Disease partnerships, (2) patientrorelse, (3)
HTA experter, (4) "payers”, (5) regulatoriska myndigheter, (6) foretag.

Vi héinvisar till vdra férslag under punkt 1 dven i detta sammanhang.
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Ytterligare punkter vi hade velat se som del i reformforslaget

e Att EMA kraver fran sokande foretag att informera om likemedels “added
therapeutic value” som helst tas fram | samrad med patientrérelsen. Detta for att fa
en battre overblick 6ver lakemedlens majligheter till “compassionate use”, ett omrade
av stor potential for séllsynta hélsotillstand dar det finns behandling fér bara
uppskattningsvis 5 procent av alla mer dan 8 000 sallsynta diagnoser.

e Tydliga krav pa att inkludera “patient-relevant outcome measures” (PROM) and
“patient relevant experience measures” (PREM) i marketing authorisation dossier.

Med vanliga halsningar
N By &

Maria Westerlund
Forbundsordforande

maria.westerlund@sallsyntadiagnoser.se
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