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Remiss avseende forslag till nationell strategi inom omradet
sillsynta halsotillstand

Socialstyrelsen har i uppdrag att ta fram ett forslag till nationell strategi inom
omradet sallsynta halsotillstand.

Nu mojliggor vi att ge synpunkter pa forslaget samt bilagor (Kunskapsunderlag,
Omvadrldsanalys och Uppdragsbeskrivning). Remissen syftar till att sprida in-
formation om ett viktigt men eftersatt omrade, att férankra de mal, delmal och
insatser som foreslas samt att 6ka forutsattningarna for deras genomforbarhet.
Utskicket gar till regioner, myndigheter, intresseorganisationer, personer med
sérskild sakkunskap och andra berdrda aktorer. Det ar frivilligt att Ilamna syn-
punkter pa forslaget.

Socialstyrelsen kommer att bedéma alla inkomna synpunkter och bjuda in till ett
remissmote i januari/februari for att beskriva hur vi beaktar dessa.

Bilaga Metodbeskrivning bifogas for kannedom. For mer information om Social-
styrelsens uppdrag att ta fram ett forslag till nationell strategi inom omradet sall-
synta halsotillstand vanligen se
https://www.socialstyrelsen.se/kunskapsstod-och-regler/omraden/sallsynta-
halsotillstand/nationell-strategi/.

Vi ar tacksamma for yttranden per e-post genom att bifoga fil(er) i wordformat
for att underlatta vart arbete med att sammanstélla svaren. Remissvar skickas till
sallsyntahalsotillstand@socialstyrelsen.se, ange diarienummer 13995/2024 i &m-
nesraden.

Synpunkter pa forslagen ska ha kommit in till Socialstyrelsen senast
den 20 december 2024.

Kontakt avseende remissen

sallsyntahalsotillstand@socialstyrelsen.se
Med vénlig hélsning,

Thomas Lindén

Avdelningschef

Dnr: 13995/2024
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Svar pa remitterat forslag till nationell strategi inom
omradet sillsynta hélsotillstind

Avsandare: Lif de forskande ldkemedelsforetagen (kontakt: Karolina Antonov
karolina.antonov@lif.se)

Lif bilagger Forslag: En internationellt unik infrastruktur for precisionsmedicin
vid behandling av séllsynta halsotillstand

Huvuddokument

Lif konstaterar den slaende skillnad mellan det remitterade forslaget och betén-
kandet Battre tillsammans — Forslag till en uppdaterad nationell cancerstrategi.
Det framgar av remissen att materialet ar en slutrapport som ska fungera som un-
derlag for regeringens fortsatta beredning. Det bor betonas tydligare for att und-
vika missforstand utifran rubriken Forslag till nationell strategi.

Beskrivningen pa sidan 3 om att syftet med en nationell strategi inom omradet
sallsynta halsotillstand (NSSH) inte &r att dessa patienter ska ha battre vard an
andra ar pa ett satt sjalvklar men kan uppfattas som stétande utifran nuvarande
stora skillnader. Det bor fortydligas att jamforelsen ar med patienter med lika
svara sjukdomstillstand.

Séllsynta halsotillstand &r vanliga inom lakemedelsutvecklingen darfor forestar
Lif ett fjarde naringspolitiskt perspektiv i tillagg till de tre punkterna under rubri-
ken Vi behdver en nationell strategi. Nu beskrivs detta perspektiv framst i om-
varldsbevakningen. Den beskrivningen behover aterspeglas i ett ytterligare prio-
riterat fokusomrade eftersom NSSH ar en mojlighet att stimulera foretags FoU-
investeringar vilket framjar svensk produktivitet.

I Sverige utgor klustret med nyféddhetsscreeningen, GMS och SciLifeLab en
konkurrenskraftig motor som maste nyttjas fullt ut for att 6ka svensk konkur-
renskraft. Aven SweTrial — dar sillsynta halsotillstdnd bor vara ett natverk - &r
sarskilt betydelsefullt nar patientantalet ar litet och upptagningsomradet behover
ga over region och landsgréanser. Se bilaga med forslag pa en internationellt kon-
kurrenskraftig innovationsinfrastruktur.

Riksdagens tillkannagivande 2022 om att forbattra tillgangen till sarlakemedel
understryker att svenska patienters tillgang till lakemedelsbehandling vid sall-
synta halsotillstand &r undermalig vilket inte bara drabbar patienterna utan aven
minskar svensk konkurrenskraft. Alla aktorer behover bidra utifran de forslag
som TLV lamnar men det &r troligt att det fortsatt kommer att finnas patienter
som inte far behandling. For den enskilde ar det en traumatisk upplevelse som
kraver sarskilt omhandertagande och NSSH bor omfatta varden av dessa patien-
ter och hur det ska foljas upp.

Det forsta fokusomradet bor vara ...vard och behandling.
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Bilaga: Kunskapsunderlag

Bilagan ger god 6verblick 6ver den svenska halso- och sjukvarden men beskrivs
som nagra av de ... som behover beaktas. Det vacker fragan om vad som sak-
nas. Det bor upprepas att strukturerna for ldkemedelsbehandling helt saknas uti-
fran uppdraget.

Trots fokus pa de delar av hélso- och sjukvarden som &r viktiga for patienter
med séllsynta halsotillstand &r det utmanande att fa en fa en tydlig bild av om
varden ér tillracklig eller vad som saknas. Slutsatsen kan felaktigt bli att sall-
synta halsotillstand ar val tillgodosedda i befintliga strukturer vilket inte skapar
nddvandig ’sence of urgency”.

Manga delar ar rena beskrivningar medan andra innehaller bedémningar och for-
slag &ven i rubrikerna. Bedémningar och férslag bor beskrivs tydligt och konse-
kvent och det bor framga vad det innebar nar det saknas bedémningar och for-
slag.

Konstaterandet att lagar, konventioner och direktiv som beskrivs skulle - om de
omsattes i sin fulla kapacitet - kunna skapa goda forutsattningar fér personer
med sallsynta halsotillstand understryker att det finns andra skal till att dessa pa-
tienter inte far vard och omhandertagande som motsvarar den for andra patient-
grupper. Det &r 6nskvart att dessa skél beskrivs tydligare for att kunna adresseras
med effektiva atgarder.

NHYV beskrivs pa flera stallen men det ar otydligt om vard av séllsynta halsotill-
stand systematiskt beaktas inom NHV. Hanteringen av annan aktiv behandling
an kirurgi — t.ex med lakemedel — inom NHV bor beskrivas tydligare. Aven fran-
varon av vardprogram namns pa flera stéllen men det saknas en samlad rubrik-
satt beskrivning. Detsamma galler forskningsaspekter dér det saknas en samlad
beskrivning av forskningsstrukturerna och forutsattningarna for forskning i syfte
att kunna erbjuda aktiv behandling vid fler séllsynta halsotillstand. Lif bifogar ett
forslag pa en internationellt unik innovationsinfrastruktur for att ge fler patienter
behandling och attrahera FoU investeringar till Sverige.

Sammanstéllningen av regelverk bor — trots begrénsningen i uppdraget — kom-
pletteras med lagar och regler som styr ldkemedelsbehandling.

Bilaga: Omvérldsanalys

Rubriken Digitalisering, hélsodata och forskning bor kompletteras med satsning-
arna i forsknings- och innovationspropositionen. Lif vill understryka betydelsen
av att den nationella strategin for séllsynta halsotillstand tydligt aterspeglar och
knyta an till regeringens Life science strategi.

Under rubriken Okad diagnostisering av sallsynta halsotillstdnd bor vikten av att
kunna erbjuda diagnostiserade patienter behandling - om sadan finns — belysas
med hanvisning till TLVs uppdrag.
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Under rubriken Forsknings- och innovationsprojekt namns forskningsutmaning-
arna nar prevalensen ar 1ag. Har — eller under rubriken Ett nytt regelverk for
halsodataregister - bor den sarskilda utmaningen med registerbaserad forskning
och uppfdljning av t.ex. lakemedelsbehandling laggas till vilken orsakas av att
sekretessbestammelser ofta omojliggor utlamnande fran t.ex. halsodataregister.

Det ar positivt att arbetet for att starka tillgangen till lakemedel inkluderats i om-
varldsanalysen trots begransningarna i uppdraget. Detsamma géller anvandandet
av behandlingsrad vid svara etiska stallningstaganden. Det &r dock onskvért med
en beskrivning av hur sadana behandlingsrad ar kopplade till de strukturer — t.ex.
NHV och ERN — som beskrivs i kunskapsunderlaget.

Under rubriken Utredningen om sekundaranvandning av halsodata ser Lif skél
att ndmna att utredningen endast ldamnat bedémningar i de flesta delar som rér
sekundéranvandning, sarskilt de delar som skulle kunna stérka utveckling och
implementering av lakemedelsbehandlingar.

Under rubriken Automatisk éverforing till nationella kvalitetsregister &r det i
sista stycket otydligt vilket register — RMMS eller RARASwed - som funnits se-
dan 2012.

Under rubriken Internationell utblick saknar Lif en beskrivning av att den pa-
gaende revideringen av lakemedelslagstiftningen, sérskilt foreslagna andringar
for sérlakemedel.

Bilaga: Uppdragsbeskrivningar

Det behover tydligare framga att denna bilaga skiljer sig fran omvarldsanalysen
och kunskapsunderlaget genom att innehalla faktiska forslag som hér till huvud-
dokumentet.

Bilagan skiljer sig &ven genom att beskrivningarna ar mer skissartade. Det fram-
gar inte om syftet dr att genom remissen utveckla forslagen men med begréans-
ningen till 300 ord &r det inte mojligt att i detalj kommentera forslagen. Overgri-
pande ser Lif att bada delarna — ett nationellt kompetenscenter och en nationell
samordnare — &r viktiga — om &n inte de enda - komponenterna i den kommande
strategin. Vad galler de tva alternativen for en nationell samordnare ser Lif att
det snarast ar sa att bada alternativen behdvs och bor ha ett nara samarbete. Att
endast tillsatta en nationell samordnare for framtidens vard riskerar att aterigen
osynliggora de sérskilda utmaningarna kring séllsynta halsotillstand.

Att strukturerna for lakemedelsbehandling bara ndmns indirekt forklaras av upp-
draget vilket &ven bor upprepas i denna bilaga. Detta for att understryka att den
fardiga strategin maste omfatta lakemedelsdelarna som TLV har i uppdrag att ut-
veckla.

Lif efterfragar att det Gvervags att inkludera det bifogade forslaget pa en inter-
nationellt unik infrastruktur for precisionsmedicin vid behandling av séllsynta
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hélsotillstand. Utdver det behdver forskningsinfrastrukturer och strukturer for att
starka mojligheterna att bedriva kliniska lékemedelsprovningar och andra kli-
niska studier laggas till som nédvandiga komponenter i den féardiga strategin.



