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Ett samlat atgardspaket for att forbattra tillgangen till lakemedel for
patienter med sallsynta sjukdomar

Bakgrund och behov

Likemedelsutredningen har visat att tillgdngen pa sirladkemedel 1 Sverige dr genomsnittlig i
ett europeiskt perspektiv. I andel sdrldkemedel som nar patienterna ligger Sverige pa elfte
plats av 26 ldnder med 42 procent av de sdrldkemedel som blev EMA-godkénda 2014-2016
tillgdngliga 2017. Vad géller tiden frain EMA-godkénnande till patienttillgdng sa ar 13
europeiska linder snabbare &n Sverige enligt samma undersokning.

Regeringen stddjer regionernas utveckling av nationell samordning for att stdrka omradet
séllsynta sjukdomar. Malséttningen &r att skapa 6kade forutsittningar for en god, jadmlik och
tillgidnglig vard med patienten i centrum nér det géller vard och behandling av personer med
séllsynta sjukdomar. I de fall som det finns likemedelsbehandling att tillgé kan det vara en
viktig del i varden av patienten. Regeringsstdodet till regionerna for sillsynta sjukdomar
omfattar dock inte ldkemedelsomradet trots att det finns problem i processen for introduktion
av lakemedel for sdllsynta sjukdomar som forsvarar tillgdngen till behandling for dessa ofta
svart sjuka patienter.

Ojamnt férdelade kostnader éver landet

Anvindningen av ldkemedel vid séllsynta sjukdomar innebar ofta stora kostnader per
behandlad patient. D4 dessa sjukdomar kan vara ojamnt fordelade mellan regionerna kan det
medfora sarskilda utmaningar for mindre regioner. Det innebér en risk for ojamlik tillgang till
lakemedel for patienter med séllsynta sjukdomar. Likemedelsutredningen konstaterade att
modellen for solidarisk finansiering, som regleras inom ramen for 6verenskommelsen mellan
staten och regionerna om statens bidrag till regionerna for lakemedelsforménens kostnader,
maste utvecklas och hanteras mer aktivt. Dartill menar utredningen att den solidariska
finansieringen méste omfatta inte bara likemedel som ingér i forménerna utan dven
kliniklakemedel. Mot bakgrund av den snabba introduktionen av nya ldkemedel och att det pa
senare ar har introducerats méanga nya lakemedel for séllsynta sjukdomar 4r det ocksa viktigt
att modellen hela tiden kan hallas aktuell for att sdkerstilla att patienter kan fa tillgang till nya
lakemedel for sdllsynta sjukdomar.

Otydliga processer kan medféra problem for lakemedel for séllsynta sjukdomar

Nuvarande otydliga och 1 stort sett oreglerade processer for ordnat inférande av ldkemedel
skapar stor osdkerhet for lakemedelsforetag och patienter om vad som géller vid introduktion
av ldkemedel pd den svenska marknaden. Det innebér darfor en risk att foretagen avvaktar
med att lansera likemedel i Sverige. Likemedelsutredningen har visat att en upplevd lag
betalningsvilja och komplicerade processer har inneburit att ldkemedel for sillsynta
sjukdomar inte har lanserats i Sverige.

Nuvarande processer for ordnat inférande &r svéra att forsta for storre foretag som lanserar
manga produkter men det dr dnnu svarare for de ofta mindre foretag som introducerar
lakemedel for just sillsynta sjukdomar. Dessa foretag har kanske inte ens representation 1



Sverige. Lakemedelsutredningen har visat att likemedel for séllsynta sjukdomar inte alltid tas
upp till forhandling om avtal med eventuell efterféljande rekommendation trots att kostnaden
per patient kan vara mycket hog. En orsak dr att ldkemedlen séllan identifieras i regionernas
horisontspaning och det har dirmed inte heller gjorts en tidig bedomningsrapport for
lakemedlet. En annan orsak &r att den totala budgetpaverkan av likemedlet &r 14g och dérfor
prioriteras lakemedlet 1 fraga inte for ordnat inférande eftersom resurserna som &r avsatta for
att hantera denna process dr begransade. Lakemedel for séllsynta sjukdomar riskerar dérfor att
hamna mellan den nationella processen och den regionala processen for inférande vilket leder
till en onddig fordrojning for patienterna.

Det ér oklart vilket regelverk som handldggningen och hanteringen av drenden inom ramen
for ordnat inférande faller under. Forvaltningslagen (2017:900, FL) stéller bland annat krav
pa effektiv och siker drendehandléggning, partsinsyn och beslutsmotivering samt foreskriver
om serviceskyldighet och forbjuder jév. Ett problem ar emellertid att det &r oklart om
forvaltningslagen behdver tillampas pa processen for ordnat inférande. Trots avsaknaden av
en formell reglering av processen finns det inget som hindrar att arbetet 4ndé bedrivs utifran
forvaltningsréttsliga principer. Idag forsvaras det dock av en resurs- och kapacitetsbrist hos
nuvarande organisation.

Mojlighet

Arbetet med att forbéttra varden for patienter med sdllsynta sjukdomar méste ske genom att
staten och regionerna tar ett gemensamt ansvar utifran en helhetssyn dér bade finansieringen
och processerna for introduktion av ldkemedel for sdllsynta sjukdomar ingar.

Under senare tid har det skett lovande utveckling kring handldggningen av vissa lakemedel
for séllsynta sjukdomar, dér kliniska experter har involverats pa ett strukturerat sétt. Det dr en
utveckling som bor stddjas och utvecklas vidare till en tydlig modell.

Likemedelsutredningen ldmnade forslag om att utveckla modellen for solidarisk finansiering
av lakemedel for séllsynta sjukdomar. Forslaget dr att modellen bara ska omfatta ldkemedel
som har bedomts som kostnadseffektiva pa nationell niva. Det stéller krav pa starkt kapacitet i
processen for ordnat inforande sé att alla foretag med lakemedel for séllsynta sjukdomar ges
samma mojlighet att genomfora eventuella forhandlingar som kan krévas for att uppfylla
kraven for att ingd i likemedelsforménen.

Mot bakgrund av att regeringen stodjer och har en gemensam malséttning med regionerna att
utveckla en nationell samordning av vdrden for patienter med séllsynta sjukdomar sé ar det
rimligt att staten dven stodjer processen for ordnat inférande av ldkemedel for sdllsynta
sjukdomar. Aven om det i dagsliget #r otydligt vilket regelverk som ir tillimpbart pa
processen for ordnat inférande dr det rimligt att efterstrava att forvaltningsréttsliga principer
foljs. Med tanke pé den snabba utvecklingen av ldkemedel for séllsynta sjukdomar gér det inte
att invénta att en eventuell reglering av processerna for ordnat inférande dr pa plats



Forslag

En pragmatisk vég framat for att starka tydlighet och forutsdgbarhet i processerna samt
minska den ojdmlika ekonomiska pafrestningen bland regionerna for lakemedel for séllsynta
sjukdomar &r att staten utokar stodet till regionerna for att utveckla nationell samordning av
véarden for patienter med séllsynta sjukdomar sd att &ven en samordning pa
ladkemedelsomradet ingér samt att den solidariska finansieringen for lakemedel utvecklas:

e  Staten och SKR enas inom ramen for 6verenskommelsen om statens bidrag till
regionerna for kostnaderna for ldkemedelsformanen om att utveckla den solidariska
finansieringen for ldkemedel for sdllsynta diagnoser i likhet med
Likemedelsutredningens forslag.

e  Staten finansierar uppbyggnaden och driften av ett formellt kansli inom SKR i syfte att
ordnat inférande-processen ska hanteras enligt forvaltningsrattsliga principer och att
Oka antalet lakemedel for sillsynta sjukdomar som hanteras inom ramen for ordnat
inforande.
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