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Remissvar: Slutbetdnkande Lakemedel for djur, maskinell dos
och séllsynta tillstand — hantering och prissattning (SOU 2014:87)

Dnr S2014/9003/FS

Lakemedelsindustriféreningen (LIF) har genom remiss den 2 mars 2015 beretts mojlighet
att lamna synpunkter pa Lakemedels- och apoteksutredningens slutbetankande Lakemedel
for djur, maskinell dos och sallsynta tillstdnd — hantering och prissattning (SOU 2014:87).

LIF avser att lamna separata remissvar for de tre delarna — handel med lakemedel for djur,
maskinell dosdispensering och sérlakemedel. | detta remissvar lamnas synpunkter pa sar-
ladkemedelsdelen.

Sammanfattning

e Det behdvs en ny modell for subventionering av lakemedel for sallsynta sjukdomar
da det har visat sig att befintlig modell inte &r anpassad fér denna grupp av lakeme-
del. En ny modell skulle kunna bidra till att 6ka behdvande patienters tillgang till
de mest avancerade behandlingarna.

e De synpunkter LIF lamnar nedan utgar fran behovet av att knyta an till EU:s regle-
ring for sarlakemedel och Rédets rekommendation att alla medlemsstater ska ha en
plan for séllsynta sjukdomar, nagot som fortfarande saknas i Sverige.

e LIF:s utgangspunkt &r att det behdvs en sammanhallen — men flexibel — vardebase-
rad prissattningsmodell som stimulerar innovation genom utveckling och anvand-
ning av de lakemedel som patienter, sjukvard och samhéllet behover.

e LIF ser inte att det & mdjligt att utvidga det presenterade forslaget till bredare grup-
per av lakemedel utan en fornyad och grundlig analys av vilka konsekvenser det far
for den vardebaserade prissattningen, patienters tillgang till de mest avancerade be-
handlingarna och klimatet for Life Science i Sverige.

e Lagforslaget bor inte ga utdver vad som grundligt beretts i utredningen. Darfor
foreslas 11 a § utga i avvaktan pa kompletterande beredning samt andring av 15 a 8.

e En centraliserad hantering av finansieringen ar att féredra eftersom decentraliserade
budgetar &r en utmaning for enskilda kliniker och paverkar patienternas majlighet
till behandling negativt.

e Utredningens bedomning — att forslaget beskrivs fa en liten effekt pa kostnaden for
lakemedelsformanerna — ar allt for konservativ. LIF menar att det behovs ett till-
skott till det sarskilda statshidraget for lakemedelsformanerna.

e LIF foreslar att en dialog snarast bor inledas mellan regeringen, landstingen och
ldkemedelsbranschen om hur forslaget bor utformas och tillampas till gagn for de
patienter med sallsynta diagnoser som véntar pa besked om behandling.
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Allmanna synpunkter

LIF konstaterar att det tagit lang tid att na fram till ett forslag for prissattningen av sarla-
kemedel. Redan i Lakemedels- och apoteksutredningens forsta delbetdnkande Pris, till-
gang och service — fortsatt utveckling av lakemedels- och apoteksmarknaden (SOU
2012:75) presenterades en gedigen kartlaggning av séarlakemedelsfragan — Prioritering och
finansiering av lakemedel for behandling av patienter med séllsynta sjukdomar — som nu
kompletterats i slutbetankandet. Med tanke pa de ar som passerat ar det positivt att det nu
presenteras ett seriost forsok till reglering for att ge patienter med avancerade séllsynta
sjukdomar jamlik och béttre tillgang till de lakemedel de behover.

Det ar angelaget att forslaget hanteras skyndsamt for att patienter som vantat pa behandling
under lang tid — i avvaktan pa utredningens forslag — ska fa den behandling de har behov
av. Det ar dock lika angelaget att utredningens forslag analyseras utifran de forandringar
som skett i Sverige sedan utredningens direktiv skrevs 2011. Utifran de kriterier som ut-
redningen foreslagit ar det tydligt att forslaget avses tillampas mycket smalt, for en hand-
full lakemedel per ar som inte kan beviljas férman utifran 15 §. Det finns bade for- och
nackdelar med en snav tillampning. Fordelen ar att den nya ordningen pa ett tydligt satt
avgréansas och ”inte undergraver nuvarande system med véirdebaserad prisséttning”. Nack-
delen ér att det fortsatt kan finnas lakemedel for sallsynta sjukdomar som patienterna inte
far tillgang till. Forslaget behover darfor analyseras dels utifran utredningens uppdrag - att
utreda behovet av en prismodell for sarlakemedel — dels utifran Tandvards- och lakeme-
delsformansverkets (TLV) uppdrag att vidareutveckla den véardebaserade prissattningen.
Eftersom en analys ur det senare perspektivet helt saknas i betdnkandet kan LIF inte ta
slutgiltig stéllning till forslaget. Det behdvs en kompletterande beredning som omfattar en
konsekvensanalys i fraga om de forandringar som nu pagar for att oka samarbetet mellan
landstingen och TLV i syfte att sékerstélla en snabbare och jamlik anvéndning av nya l&-
kemedel mer generellt. | praktiken &r det avgrénsningen av patientgruppens storlek som
avgor perspektiv.

Det stegvisa godkannandet ska i framtiden sékerstalla tidig tillgang till nya lakemedel for
de patienter som har storst behov, vilket 6verlappar med de lakemedel som foreslas hante-
ras enligt en ny process. Det bor sékerstéllas att den nya processen uppfyller de krav som
det stegvisa godkannandet — enligt L&kemedelsverket slutrapport Stegvist godkannande
och inférande av nya lakemedel NLS-projekt 6.6 — staller pa en flexibel prissattning dar det
finns mojlighet att bade hoéja och sanka priset utifran den kunskap som vaxer fram.

Det forslag som Lakemedels- och apoteksutredningen lamnat ar viktigt — men langt ifran
tillrackligt — for att Sverige ska leva upp till Radets rekommendation att alla medlemsstater
ska ha nationella planer for sallsynta sjukdomar. Kommissionens rapport fran férra som-
maren visar att 16 lander har sadana strategier, men inte Sverige. Det presenterade forsla-
get bor darfor kopplas till framtagande av den svenska planen for sallsynta sjukdomar.

Det presenterade forslaget skapar en grund for att patienter med allvarliga och mycket séll-
synta sjukdomar ska fa tillgang till den lakemedelsbehandling de behdver. For att denna
mojlighet ska kunna omséttas i praktik behdvs en mer detaljerad diskussion om det prak-
tiska genomforandet. Det har, som vi konstaterat ovan, tagit lang tid att na fram till ett for-
slag for prissattningen av lakemedel for sallsynta sjukdomar. LIF ser darfér gérna att en di-



alog snarast inleds mellan regeringen, landstingen och ldkemedelsbranschen om hur for-
slaget ska kunna inforas och tillampas till gagn for de patienter som véntar pa besked om
behandling.

Forslaget sett utifran ett renodlat sarlakemedelsperspektiv

De synpunkter som LIF lamnar nedan utgar fran behovet att knyta an till EU:s reglering for
sarlakemedel och Radets rekommendation att alla medlemsstater ska ha en plan for sall-
synta sjukdomar, nagot som fortfarande saknas i Sverige. Ett kriterium for att fa sarlake-
medelsstatus i EU &r att det saknas andra godkanda behandlingar. Det medfér att manga
sarlakemedel ar viktiga innovationer. Ett tydligare erkannande av sadan innovation skulle
oka tillgangen till de mest avancerade behandlingarna for patienter med sallsynta sjukdo-
mar och starka Sveriges position inom Life Science.

Utredningen valjer att inte begrénsa forslaget till lakemedel med sérlakemedelsstatus. Det
ar forstaeligt att en svensk prismodell skulle omfatta alla lakemedel for sallsynta och
mycket allvarliga sjukdomar, oavsett status. Principiellt ser LIF dock ett problem med en
svensk reglering som inte anammar den definition som anvéands av EU. Det &r ologiskt att
ha regulatoriska stimulansatgéarder pa EU-niva men vara mer restriktiv i den svenska pris-
regleringen. Utredningen visar att de flesta sarlakemedlen tidigare fatt subvention i Sverige
genom den gangse vardebaserade prissattningen och foreslar som kompromiss den snavare
definitionen “ultra orphan drugs” — som numera ar definierad i EU-parlamentets och radets
forordning om kliniska provningar. LIF menar att Sverige — som ett led i framtagandet av
den nationella planen for séllsynta sjukdomar - maste ta tydlig stallning for EU-definit-
ionen. Det bor dock redan nu fortydligas om det som avses ar antalet personer med en viss
sjukdom eller antalet personer som ar kvalificerade for behandling utifran lakemedlets in-
dikation.

Lakemedel for allvarliga och séllsynta sjukdomar bor daven fortsattningsvis om mojligt
prissattas enligt 15 § formanslagen, genom sarskild metodologisk hansyn nar behandlingen
avser ett mycket litet antal patienter, vilket bidrar till storre osékerhet i den underliggande
kliniska dokumentationen och i de hélsoekonomiska modellerna. For flera séllsynta sjuk-
domar kan det vara mycket svart att visa kostnadseffektivitet. D& maste det ses som ett
varde i sig — utifran den etiska plattformen — att ett EMA-godkannande med sarlake-
medelsstatus innebar att sjukdomstillstandet bedomts vara allvarligt och att det darfor varit
angelaget att fa fram lakemedelsbehandling.

Vid vérdering av lakemedel for allvarliga och séllsynta sjukdomar behéver behovs- och
solidaritetsprincipen ges stor tyngd och vagas in pa ett strukturerat satt. Eftersom det rader
stor kunskapsbrist kring sallsynta sjukdomar ar det viktigt att involvera de fa specialister
som finns - och anlita internationella experter nér det behévs — i behovsbedémningen. Det
ar darfor positivt att det framgar av utredningens forslag att Tandvards- och lakemedels-
formansnamnden kan adjungera en eller flera experter med ratt att yttra sig. LIF vill dock
understryka att de beddmningar som gors inte kan ompréva EMA:s bedémning att ett 14-
kemedel &r det enda godkanda behandlingsalternativet eller att det medfor significant
benefit” jamfort med tidigare existerande behandlingar.

Forslaget tar en bred utgangspunkt i behovet av att producera, halla samman och Gverfora
kunskap om sallsynta sjukdomar och deras behandling. Det &r positivt att villkoren for an-



vandningen foreslas omfatta en vardplan eller ett program med en beskrivning av hur var-
den ska organiseras for att ge patienterna tillgang till utredning, behandling, uppféljning
och vetenskaplig utvérdering. De Centrum for Séllsynta Diagnoser (CSD) som ar under
uppbyggnad pa regional niva bor kunna astadkomma en béattre och mer sammanhallen
vard. Det kan dvervagas om formansbeslut baserade pa den nya processen kan kopplas till
att behandlingen sker vid ett sadant CSD och att uppféljning sker av alla behandlade pati-
enter. Genom att starka kopplingen mellan vardebaserad prissattning och faktisk uppfolj-
ning okar dynamiken i takt med att 6kad kunskap samlas kring det faktiska vérde som le-
vereras. Det bor undersdkas om det ar mojligt att utveckla en plattform som férenklar upp-
foljningen genom att minska den administrativa bordan och bygga Sveriges stallning som
erkand forskningsnation inom Life Science.

Majligheten att subventionera ett lakemedel utifran 158 i lakemedelsformanslagen styrs av
de tre etiska principerna — méanniskovéardesprincipen, behovs- och solidaritetsprincipen och
kostnadseffektivitetsprincipen, sett frdn medicinska, humanitara och samhéllsekonomiska
synpunkter. TLV har pa senare tid genom samarbete med landstingen okat fokus pa sam-
hallets betalningsvilja. | bilaga 4 i utredningens forsta delbetdnkande (SOU 2012:75) besk-
rivs hur betalningsviljan kan ses 6ka med en minskad férekomst av sjukdomen vilket besk-
rivs grafiskt som en “ostkurva”. LIF ser “ostkurvan” som en atgard for att kunna inkludera
fler lakemedel for allvarliga och sallsynta sjukdomar i lakemedelsférmanen enligt 158. Det
bor darfor Gvervagas att — pa lampligt sétt - fortydliga detta synsétt i regleringen av lake-
medelsférmanerna.

Manga allvarliga och sallsynta sjukdomar &r sa ovanliga att det nastan ar slumpmassigt nar
och var patienterna soker vard, vilket forsvarar vardens planering och budgetering. En allt-
for decentraliserad budget blir en utmaning for enskilda kliniker och paverkar direkt pati-
enternas mojlighet till behandling. En centraliserad hantering av finansieringen ar darfor att
foredra. Utredningens forslag innebadr att fler lakemedel kommer att subventioneras. | kon-
sekvensanalysen beskrivs forslaget fa en liten effekt pa kostnaden for lakemedelsformaner-
na utifran antagandet att ett fatal produkter per ar kan bli aktuella for beslut enligt den nya
modellen. LIF menar att det ar en alltfér konservativ bedémning och att det behdvs ett till-
skott till det sarskilda statshidraget for lakemedelsformanerna for att sakerstélla att patien-
ter med allvarliga eller livshotande sallsynta sjukdomar verkligen far en jamlik tillgang till
de behandlingar de behover.

Foreslagen lagandring
LIF anser att behovet av lagstiftning sett ur sarlakemedelsperspektivet skulle tackas av fo-
reslagen 15 a 8 med foljande forandring:

"Om ett receptbelagt lakemedel for en sallsynt sjukdom inte uppfyller kraven i 15 § far
Tandvards- och lakemedelsformansverket faststalla ett inkdpspris och ett forsaljningspris
for lakemedlet efter sarskilda overlaggningar med landsting och den som marknadsfor 1&-
kemedlet.

Regeringen far meddela foreskrifter om vilka lakemedel som omfattas av forsta stycket.
Regeringen eller den myndighet som regeringen bestammer far meddela foreskrifter om
hur inkopspris och forséljningspris for de lakemedel ska faststéllas for de lakemedel som
omfattas av forsta stycket."”



11 a § kan da utga i avvaktan pa kompletterande beredning, se vidare avsnittet om TLV:s
uppdrag att utveckla den vérdebaserade prissattningen nedan.

En konsekvensandring ar att i forslaget till andring i offentlighets- och sekretesslagen bor
hanvisningen goras till 15 a § istallet for till 11 a 8.

Utredningen fortydligar att genom den foreslagna processen infors i begriansad omfattning
en form av listprissystem”. LIF valkomnar att utredningen darfor foreslar vissa nodvan-
diga forandringar av sekretesshanteringen.

Utredningen presenterar inte ett detaljerat forslag pa vilka kriterier som ska avgransa den
foreslagna ordningen, utan det lamnas till regeringen att avgora. Fragan ar emellertid ut-
redd. Om den foreslagna ordningen ska tillampas sa snavt som utredningen beskriver ar
kriterierna och hur de faststalls avgorande. LIF anser darfor att de inte bor faststéllas i for-
ordning utan féregaende remisshantering.

De villkor som beskrivs ndrmare ar:

e Storleken pa patientgruppen — LIF anser att avgransningen bor ses mer som en
storleksordning an en absolut grans.

o Vasentlig effekt — LIF ifragasatter om inte den svenska prissattningsmodellen riske-
rar att dverprova EMA:s beddémning av lakemedlets effekt. Vidare kan det vara
svart att bedoma den fulla medicinska effekten tidigt i ett lakemedels livscykel och
det finns en risk att ga miste om lakemedel som i ett senare skede kan visa sig vara
mycket vardefulla.

e Brist pa jamforbara behandlingsalternativ — For att stimulera liakemedelsforetagen
till att dokumentera lakemedel i syfte att fa nya indikationer godkanda bor det vara
bristen pa godkanda behandlingsalternativ som &r ett kriterium. Ett lakemedel ska
inte kunna uteslutas fran den nya ordningen om patienter i Sverige behandlas med
lakemedel som saknar godkannande for aktuell indikation. Eftersom sérlakemedels-
lagstiftningen mojliggdr godkannande av flera lakemedel for samma séllsynta sjuk-
dom om det nya lakemedlet innebar “’significant benefit” maste den nya modellen
innehalla samma mojlighet. Senare godkanda lakemedel for ett tillstand kan inte
ges en negativ sarbehandling. Godkannandet och den omfattande process som fore-
gar detta maste respekteras av svenska myndigheter for att Sverige ska kunna be-
halla och starka sin stallning som en Life Science-nation.

| situationer dar det konstaterats att ett lakemedel for en séllsynt sjukdom inte kan sub-
ventioneras enligt 15 § &r det positivt att utredningen framhaller vikten av frihet for be-
rérda parter att ha mojlighet att anpassa villkoren efter forhallandena i det enskilda fallet.
Det maste dock sékerstallas att den vardebaserade bedémningen av lakemedlet utifran 15 §
inte paverkas av en eventuell 6nskan att férhandla villkoren for anvandningen. Den halso-
ekonomiska utvarderingen far inte anvandas som ett taktiskt verktyg i forhandlingen. Detta
for att sakerstalla att den svenska prissattningen éven fortsatt &r vardebaserad.

Aven om den praktiska hanteringen kommer att fortydligas i foreskrift 6nskar LIF redan nu
framhalla att det behdver fortydligas pa vilka satt den foreslagna ordningen ska kunna ini-



tieras. Lakemedelsforetagen bor ha mojlighet att begéra en prévning enligt denna ordning
direkt vid ansokan eller senast nar TLV gjort den hélsoekonomiska utvérderingen. Vid si-
dan av vanlig prisséttning per forpackning bor det vara mojligt for landstingen och lake-
medelsforetaget att komma 6verens om betalning for hela den patientpopulation som iden-
tifierats. Vidare bor det vara tydligt vad som hander om ndgon part inte &r intresserad av en
éverlaggning eller om 6verlaggningen misslyckas. | en sadan situation maste TLV fatta ett
beslut som kan provas av domstol. Det behdver aven fortydligas hur éverlaggningarna ska
kunna hanteras inom de 180 dagar som TLV — enligt Transparensdirektivet - ska fatta be-
slut om forman.

Forslaget sett utifrdn TLV:s uppdrag att utveckla den vardebaserade pris-
sattningen

Hos TLV pagar ett intensivt utvecklingsarbete som enligt prop. 2013/14:93 ska innefatta
att myndigheten undersoker mdjligheterna med trepartséverlaggningar inom ramen for
géllande lagstiftning. Utredningen gor beddmningen att ”Den nu foreslagna 6verldggnings-
och férhandlingsordningen innebér vidare mojligheter &n de trepartsdverlaggningar som
for narvarande genomfors med stod av 9 §” samt “Utredningen gar ddrmed léngre &n vad
som inryms 1 TLV:s nuvarande arbete med att utveckla den virdebaserade prissittningen”.

TLV:s utvecklingsarbete kring 6verlaggningar har fokuserat pa vikten av att kostnaderna
ska framsta som rimliga fran medicinska, humanitara och samhallsekonomiska synpunkter.
Utredningens forslag i 15 a § tar sikte pa lakemedel for mycket sma patientgrupper dar la-
kemedlen enligt nuvarande beddémningskriterier inte &r kostnadseffektiva. Myndighetens
arbete har redan visat att dven da lakemedel ar dokumenterat kostnadseffektiva kan det
finnas skal eller 6nskemal om att anvanda 6verlaggningar for att sékerstalla att lakemedlet
kommer till anvédndning genom en lagre kostnad. TLV:s anvandning av trepartsoverlagg-
ningar har hittills tagit sikte pa lakemedel med betydligt storre patientantal &n de lakemedel
med mycket sma patientgrupper som behandlas i betdnkandet. Trepartsoverlaggningar har
anvants betraffande nya smittskyddslakemedel (hepatit C) samt lakemedel for behandling
av prostatacancer och avses anvandas i ett pagaende drende kring TNF@hammare (reu-
matoid artrit m.fl. sjukdomstillstand). LIF har under TLV:s hittillsvarande utvecklingsar-
bete patalat behovet av att sakerstalla att de nya processer och arbetssétt som nu prévas har
en stabil legal grund sa att lakemedelsforetagens legitima behov av forutsagbarhet och li-
kabehandling tillgodoses. Aven om myndigheten nu utvecklar satt att inkludera effekten av
avtal mellan lakemedelsforetagen och landstingen i formansbesluten enligt 158 ser LIF att
en anpassning av lagstiftningen och ovrig forfattningsreglering ar nédvandig for att det ska
finnas mojlighet att utforma avtalen pa det sétt som parterna 6nskar.

LIF ser daremot inte att det & mojligt att utvidga det presenterade lagférslaget till bredare
grupper av lakemedel dn de som utretts utan en férnyad och grundlig analys av vilka kon-
sekvenser det far for den vardebaserade prissattningen, patienters tillgang till de mest
avancerade behandlingarna och klimatet for Life Science i Sverige. Detta eftersom det helt
saknas beredning av arendet i fraga om overlaggningar i formansarenden som avser andra
grupper av lakemedel — nagot som inte innefattades i utredningens direktiv. | betankandet
sags (s. 523) att det under utredningen framkommit synpunkter pa att andra ldkemedel an
sérlakemedel kan behéva omfattas av den ordning som avses i den foreslagna 11 a § och
detta foreslas hanteras genom att regeringen ska satta kriterierna for den foreslagna ord-
ningen. Ramarna for vilka lakemedel som ska kunna inkluderas i den nya modellen, trots



att de — till skillnad fran vad som omfattas av 15 a § - ar dokumenterat kostnadseffektiva,
bor framga av lag. LIF vill har an en gang understryka att inférande av den féreslagna 11 a
8 forutsatter kompletterande beredning.

Lakemedelsbranschen har behov av en heltdckande beskrivning och konsekvensanalys av
vilka majligheter till dverlaggningar och forhandlingar som 15 § lakemedelsférmanslagen
ger samt ramar och forutséttningar for att utvidga de mojligheter till éverlaggning som ut-
redningen foreslar genom 11 a §. En sadan beskrivning ar nodvandig for att kunna ta slut-
giltig stallning till utredningens forslag. Innan ett sadant underlag och konsekvensanalys
finns kan LIF inte stodja inforandet av 11 a 8. LIF efterstrévar att ett val underbyggt beslut
kan fattas betraffande den foreslagna, men langtifran beredda, maojligheten att utvidga till-
lampningen av Gverladggningar till andra lakemedel &n de som utretts i betdnkandet. Som
redan framforts ar det vasentligt att ramarna kring regeringens foreskriftsratt liksom dess
ratt till delegation framgar av lag.

TLV utlovade i rapporten Utvecklad vardebaserad prissattning — regeringsuppdrag (dnr
S2014/8964/FS) att “For att sakerstalla erfarenhetsaterforing och ge grund for fortsatt ut-
veckling av arbetssatt och processer kommer TLV att bjuda in berdrda foretag, landstingen
samt SKL och LIF till ett erfarenhetsseminarium”. Nagot sadant seminarium har myndig-
heten annu inte bjudit in till. Med hénsyn till den snabba takten i TLV:s pagaende utveck-
lingsarbete med trepartséverlaggningar ar det av stor vikt att erfarenheterna snabbt samlas
och analyseras bade av myndigheten och av extern part. En sadan analys kan ge en
utgangspunkt for att komplettera utredningen. Vi ar dvertygade om att samverkan behdvs
for att svenska patienter ska fa snabb och jamlik tillgang till behandling. Det vi anser
behovas ar att en parallell process inleds for att sakerstalla en val anpassad och noggrant
beredd lagstiftning utifran samtliga parters behov — och som bygger pa de erfarenheter som
hittills natts i utvecklingsarbetet. LIF bidrar garna i en dialog om de behov som finns och
vilka lsningar som ar mojliga.

Med vanlig hélsning

i i

Anders Blanck
Generalsekreterare




