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Var slutsatsEtt leklammandéetankande
- eftersomsa lite hantunder sa lang tidnom ett sdivsviktigtomrade

For snart fyra ar sedan besvarade vi remissen ”"Lakemedel for djur, maskinell dos och sillsynta
tillstind - 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 sérldkemedel i det aktuella slutbetdnkandet "Tydligare ansvar och regler for
lakemedel” (SOU 2018:89).

Vi hade hoppats pa konstruktiva och konkreta forslag, med nya verktyg for att hantera denna
ytterst komplexa fradga som debatterats i aratal. Vi dr djupt bekymrade 6ver att frigan om
tillgang till - ofta livsnodvéndiga - lakemedel fortfarande diskuteras med totalt fokus pa
kostnadsaspekten. Dessutom forutsatte vi att utredningen beaktat vikten av patientcentrerad
och jamlik vard, i synnerhet da dessa grundpelare uttryckligen nimns i utredningens direktiv.
Men dessa faktorer lyser tyvarr med sin franvaro, vilket blev en stor besvikelse.

Ytterligare en dyster slutsats dr att forstaelse fran utredarna saknas for hur patienterna upplever
att de sarbehandlas och forvigras behandling eftersom de har en séllsynt diagnos; till exempel
att man som diagnosbérare och anhorig kan nekas tillgang till stoppmediciner for en dodlig
sjukdom pa grund av férhandlingar och administrativa processer som kan paga i aratal.

Vart svar avser foljande delar av betinkandet

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

5.4 "Utjamning av landstingens kostnader for likemedel vid sdllsynta sjukdomar”, sidorna 173-
183

5.6.3 "Stod vid anvindning av likemedel vid sdllsynta sjukdomar” sidorna 198-200

12.5 ”Likemedel vid sdllsynta tillstand”, sidorna 401-412.
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Spraklig kommentar: I svaret anvander vi "sdrldkemedel” och “ldkemedel vid séllsynta
sjukdomar” som synonyma begrepp.

Vira allmidnna synpunkter pa sirlikemedel

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

Skulle det sidgas exempelvis "det blir for dyrt att gora en hjartoperation pa dig”, blev det ett
ramaskri. I utredningen (sida 407) gors dock Klart att: ”Tillgdngen pa likemedel for sdllsynta
tillstand i forsta hand ska forbittras genom att kostnaderna for de dyraste behandlingarna séinks,
sd att anvindningen kan oka.”

Vi ser inte att en sddan siarbehandling dr forenlig med Halso- och sjukvardslagen (HSL) som slar
fast att:

”Malet med hdlso- och sjukvdrden dr en god hdlsa och en vird pa lika villkor
for hela befolkningen. Virden ska ges med respekt for alla mdnniskors lika
vdrde och for den enskilda mdnniskans virdighet. Den som har det storsta
behovet av hilso- och sjukvdird ska ges foretrdde till varden.” (3 kap. 1 §)

Istéllet anser vi att varden bor f6lja den lagstadgade skyldigheten att erbjuda personer som har
sallsynta diagnoser vard pa lika villkor och, da behovet dr stort, dven foretrdade i varden. Detta
innebdr ocksa tillgang till samma kvalitet pa behandling och, enligt sirldkemedelsforordningen,
likemedel av samma kvalitet och andamalsenlighet som andra patienter.

Det dr bade beklaimmande och betankligt att det knappt har hdnt nagot avgérande inom
sarlaikemedelsomradet sedan slutet av 1990-talet, trots att denna fraga avhandlats atskilliga
ganger dérefter, ibland med braskande rubriker som ”Prislapp pa livet” etc.

Specifika synpunkter
Jamlik vard dr nagot som standigt patalas och efterstridvas. Men hér ser vi uppenbara risker med
att detta dnda inte uppnas. Det finns flera orsaker till detta.

Normer och nya verktyg saknas for bedomning och hantering

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

Risken dr stor for att slumpen och tillfilligheter, snarare dn 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 16sningar som framgangsrikt
anvands av andra EU-lander, sdsom till exempel att infora ett nationellt styrt, preliminart
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godkdnnande av sdrldkemedel pad den svenska marknaden. Detta i kombination med en nira,
individuell uppf6ljning for bedomning av likemedlens effektivitet och atf6ljande
kostnadsbesparingar ur ett helhets-samhallsperspektiv.

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

En tillkommande komplikation &r att likemedelsforetag maste "inbjudas” for att kunna initiera
processen att introducera ett sarlikemedel.

Kvalitetsregister for sillsynta diagnoser - finns endast i minimal omfattning

Kvalitetsregister ar ytterligare en metod for att underlétta uppfoljning av sarlakemedlen. Sadana
register saknas i regel for sillsynta diagnoser, med enstaka undantag. Utredningen anger
emellertid inga tillvigagangssitt for att skapa heltickande kvalitetsregister for detta omrade.

Alternativa sambhidillskostnader beaktas inte

Vilka kostnader uppstéar pa andra stéllen i samhallet, nér sdrldkemedel inte beviljas av
kostnadsskal och/eller for att medlens effekt anses vara for liten eller osaker? Detta borde
utredningen ha beaktat och belyst. Men om bedémningarna av alternativa samhallskostnader
gors pa samma grund som for vanliga lakemedel medfor detta svarigheter och stor osékerhet i
bedomningen av sdrlakemedel. Att inhdmta statistik och fakta fran en liten diagnosgrupp
medfor stora problem. Darmed blir berdkningen av samhallskostnaden inte sakerstilld pa ett
adekvat vis.

Har ér stuprorstinkandet 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 samhallet
som f6ljd av att sdrldkemedel har getts till en diagnosbdrare, exempelvis genom minskade
kommunala utgifter, mojlighet att arbeta istéllet for att vara langtidssjukskriven, utebliven LSS-
kostnad, farre operationer etc.

Utredningen borde ha gett forslag for att befraimja en helhetssyn pa samhillsekonomin. Detta
synsitt saknas som fo6ljd av den totala fixeringen vid ldkemedelskostnaden per patient och ar.

Patientperspektivet saknas, vilket forsvirar uppfiliningen

Detta patientperspektiv ar framfor allt betydelsefullt vid uppféljningen av sirlakemedlens effekt,
nagot som kan vara vanskligt att genomfora, da det handlar om sma patientgrupper med stora
variationer av sjukdomsforloppet, dven inom en och samma diagnosgrupp. Dérfor behovs
former for ett patientcentrerat arbete, sa att patienternas expertis inom den egna diagnosen tas
tillvara vid utvarderingar av likemedlen.
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Vi anser det som sirskilt viktigt att patientgrupper far en tydlig schemalagd roll i alla steg och
forhandlingar kring inforandet och utvérdering av sarlakemedlens kostnadseffektivitet. Det bor
dven inga tydlig finansiell kompensation for inkludering av denna kompetens, precis som det &r
sjalvklart for alla andra inblandade experter. Utredningen ger ingen végledning for hur det ska
uppnas.

Finansiering efter forskningsstudie?

Vem ska ansvara for finansiering av sarlikemedel efter forskningsstudie, innan godkdnnande
och subvention av TLV? Fragan lamnas obesvarad av utredningen. Denna friga dr dock oerhort
viktig inte bara for patienterna, utan dven for Sverige som forskningsattraktivt land. Nu ar
“risken” att lakemedelskostnaden efter framgéangsrik forskning hamnar pa en klinik, vilket kan
innebdra att man avstar fran forskning av radsla for eventuella framtida kostnader.

Statligt stod - steg i riitt riktning, om dn otillrdckligt

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

Ett sddant generellt stadsbidrag innebér dock inga garantier fér anvindning av siarlakemedel.
Det foreligger darfor en risk att anvindningen av sdrlikemedel kommer att minska, da
regionerna infor sparatgérder vid dalig ekonomi eller som f6ljd av andra prioriteringar.

Motiveringen for detta harda kostnadstak ar ytterst svar att forsta, eftersom den gar tvért emot
utredningens egen sammanstéllning av marknadsutvecklingen som, efter stimulering av EU
forordningen (EG) 142/2000, 6kar i betydligt hogre takt an ladkemedelsutvecklingen Gverlag.
Denna utveckling innebdr att allt fler livraddande lakemedel for séllsynta diagnoser kommer tas
fram under de ndrmaste dren. Utredningens reaktion pa detta, att med alla medel forsoka stoppa
denna formodligen livsavgorande utveckling for manga patienter med sdllsynta diagnoser, dr ett
fasansfullt han ur patientperspektivet. Det verkar oundvikligt att den foreslagna finansieringen
inte kommer att ricka for de forvantade framtida lakemedelskostnaderna.

Ett nyinrattat likemedelsrad — med regioner i samverkan - ska besluta vilka likemedel som ska

inga, eller tas bort, fran denna finansiering. Vi anser att _
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