De forskande
léakemedelsforetagen

Kommentar till TLVs delrapportering av
regeringsuppdraget om sarlakemedel

Lif har med stort intresse last rapporten Uppdrag att analysera och foresla hur patienternas
tillgang till lakemedel for behandling av sallsynta sjukdomar kan starkas. Det ar vardefullt att
TLV kompletterar tidigare analyser fran regionerna och Lif. Det &r dock orovackande att
myndigheten 6vergripande sammanfattar analysen med att dagens system i manga delar
fungerar val. Det star i skarp kontrast till uppdragets bakgrund i riksdagens tillkdnnagivande om
att regeringen bor ta fram en sarskild nationell strategi och en sarskild finansiering for att
sakerstalla att patienter i hela landet far tillgang till lakemedel mot sallsynta sjukdomar.

En forklaring till diskrepansen kan vara att analysen har ett tydligt inifranperspektiv. Andra
aktorers perspektiv saknas i stor utstrackning. Det viktigaste perspektivet ar givetvis
patienternas, vilkas mojlighet till behandling direkt paverkas av TLVs férmansbeslut och NT-
rddets rekommendationer. Aven lakemedelsforetagens forutsattningar att verka i Sverige
paverkas i stor utstrackning av myndighetens och regionernas arbete.

Delrapporten ger dock en mojlighet att kommentera och ge inspel sa att myndigheten kan ta
med ytterligare aspekter i det fortsatta arbetet med regeringsuppdraget. Under rubriken Nasta
steg i uppdraget lyfter myndigheten fragan om pa vilket satt foretagen kan bidra till ett effektivt
ansokningsforfarande. For att kunna besvara fragan behévs mer kunskap om
foretagsperspektivet och darfor lamnar Lif nedanstaende kommentarer.

Kommentarer

TLV:s och NT-radets handlaggning paverkar lakemedelsforetagens beslut

TLV rapporterar att omkring tva tredjedelar av sarlakemedlen omfattas av lakemedelsformanen
eller har en positiv rekommendation fran NT-radet. Darmed bortses det ifran att
lakemedelsforetagen inte tillhandahaller 39 av de sammanlagt 145 sarlakemedel - som hittills
godkants av europeiska lakemedelsmyndigheten EMA - pa den svenska marknaden. Det
framgar inte av analysen om féretagen som star bakom dessa sarlakemedel aven beslutat att
inte ansoka om lakemedelsférman eller om regionerna inte prioriterat sarlakemediet for
nationell samverkan. De analyser som Lif publicerat visar att det ar fallet for minst halften av
alla typer av lakemedel som inte tillhandahalls. De 39 sarlakemedel som inte tillhandahalls
utgor — tillsammans med de 33 sarlakemedel med fatt avslag, negativ rekommendation eller
dragits tillbaka av féretaget — halften av de 145 sarlakemedel som omfattas av analysen. Det
gar dock inte att utlasa om det betyder att halften av lakemedlen inte &r tillgangliga eller om det
blir en dubbelrédkning.

Det saknas en analys av orsakerna till att lakemedelsforetagen for drygt vart fjarde
sarlakemedel valjer att avsta fran att tillhandahalla det pa den svenska marknaden. Regionerna
namner i ett kunskapsunderlag att det i vissa fall saknas patienter med behov av behandling.
Det hade bidragit med viktig kunskap om TLV analyserat for hur manga sarlakemedel som det
faktiskt saknas patienter i Sverige. Andra orsaker har belysts i Lakemedelsutredningens
slutbetdnkande Tydligare ansvar och regler for lakemedel (SOU 2018:89) dar tabell 2 i bilaga
10 redovisar att den vanligaste orsaken var att lakemedelsforetagen for halften av
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sarlakemedlen bedémde att den svenska betalningsviljan var for Iag. Utredningens analys
utgick fran de analyser som Lif gor Iopande och i den senaste rapporten (lakemedel godkanda
2018-2020) angav de lakemedelsforetag som inte planerade att tillhandahalla lakemedlet i
Sverige att foretaget saknade resurser och/eller narvaro i Sverige samt att mojligheten att fa ett
positivt formansbeslut eller NT-rekommendation bedomdes vara Iag.

Den svenska betalningsviljan, lakemedelsforetagens beddomning av att kunna lyckas i TLVs
utvardering och hur enkelt det svenska systemet uppfattas ar alla fragor som TLV rader over.

Analysens myndighetsperspektiv avspeglas i att avslagna och avskrivha arenden slagits ihop.
For foretag ar det olika beslut att lata ett arende att ga till ett publikt avslag for méjligheten att fa
beslutet provat i domstol eller att dra tillbaka anstkan for att undvika att TLV:s
halsoekonomiska varderingen paverkar varderingen i andra lander eller att informationen om
det ansokta priset blir publikt. En narmare analys av foretagens agerande nar det star klart att
ansokningar kommer att bifallas hade bidragit med viktig kunskap.

Skillnaden i lakemedelsforetagets och myndighetens antaganden

De analyser som TLV presenterar fokuserar pa patientnytta (QALY) och kostnadseffektivitet
(ICER). Det framgar dock inte tydligt och konsekvent om det som redovisas ar berékningarna
som lakemedelsféretagen ansokt med eller de justerade berdkningarna som TLV baserat sina
beslut pa.

Enligt lakemedelsformanslagen ska sokanden visa att villkoren enligt 15 § ar uppfyllda och
lagga fram den utredning som behdvs. Den utredningen omfattar en halsoekonomisk analys
som baseras pa foretagets antaganden. | manga fall innebar TLV:s handlaggning av
lakemedelsforetagets ansdkan att myndigheten gér andra antaganden. Eftersom det ar okéant
om foretagets eller myndighetens antaganden ar de mest korrekta hade det bidragit med viktig
kunskap om TLV narmare beskrivit skillnaderna mellan féretagets och myndighetens ICER.

Vid berakningen av kostnadseffektivitet (ICER) &r det ansotkta priset givet. Antagandena géller
till stor del de kliniska lakemedelsprévningar eller andra studier som legat till grund for
sarlakemedlets marknadsfoéringsgodkannande. Det hade bidragit till viktig kunskap om
myndigheten narmare beskrivit om den laga eller osékra patientnytta som namns i 3.3.8 beror
pa att foretaget inte gjort de studier som kan forvantas eller om det finns etiska och/eller
praktiska skal till att oblindade kliniska studier utan kontrollgrupp anvands och att kliniska
studiedata for langtidseffekten saknas.

Berakningen av kostnadseffektivitet (ICER) paverkas ocksa av valet av jamforelsealternativ.
Sarlakemedel ar enligt EU:s definition lakemedel dar det inte finnas ndgon annan godkand
metod for att diagnostisera, forebygga eller behandla det aktuella tillstandet som ger likvardig
nytta. Jamforelsealternativet blir darfor ofta basta omvardnad vilket &r en insats som har lag
effekt och laga kostnader och som séllan &ar halsoekonomiskt utvarderad. Det hade bidragit
med viktig kunskap om TLV analyserat i vilken grad som denna aspekt forklarar skillnader i
foéretagens och myndighetens antaganden i den hélsoekonomiska analysen och déarmed
sannolikheten for ett positivt beslut av TLV eller NT-radet.

Lakemedelsforetagens forstaelse av det svenska systemet

| rapporten beskrivs att regioner valt att anvanda 15 av 23 sarlakemedel for vilka
formansansokan avslagits eller dragits tillbaka av foretaget. Regionerna har darmed gjort en
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annan beddmning &n TLV och troligen anvént det sarskilda statsbidraget for att betala for
anvandningen genom den mdjlighet till individuella undantag som finns i 6verenskommelsen
mellan staten och regionerna. For lakemedelsforetag ar det svart att forutse om ett
sarlakemedel kommer att anvandas pa detta satt och om foretaget har mojlighet att paverka
sadan anvandning. Det hade bidragit med viktig kunskap om TLV narmare analyserat i vilka
situationer som negativa formansbeslut och regionala beslut om individuell anvandning ar
andamalsenliga och om hanteringen ar férenlig med att myndigheten i uppdraget ska beakta
patienternas tillgang till behandling och jamlik vard 6ver hela landet.

Foretagens mojlighet att teckna avtal

Forhandlingar beskrivs vara ett viktigt verktyg for att kunna tillgéngliggtra sarlakemedel. | Figur
8 tydliggors att regionernas beslut om att delta i trepartsoverlaggningar har en direkt effekt pa
myndighetens beslut. Med trepartséverlaggning bifalls tva tredjedelar av ansokningarna jamfort
med att mer &n 80 procent av anstkningarna avslas om lakemedelsforetaget begart men
regionerna inte beviljat trepartséverlaggning. Sammantaget har lakemedelsforetaget begart
trepartdverlaggning for tre av fyra anstékningar och regionerna har beviljat varannan av dessa.
Det hade bidragit till viktig kunskap om TLV narmare analyserat vad som karaktériserar de
lakemedel dar regionerna medgivit trepartséverlaggningar samt motiveringar till att
trepartsdverlaggningar inte beviljats av regionerna samt i vilken utstrackning det riskerar att
paverka konkurrensen i de fall det tillkommer nya sarlakemedel for samma sjukdom.

Figur 8 visar @ven att TLV avslar eller att foretaget drar tillbaka ansokan for en tredjedel av
arendena dar regionerna beviljat trepartsdverlaggningarna men det saknas en beskrivning av
om orsaken ar att regionerna och foretagen inte ingatt ett avtal eller om det tankta avtalet inte
beddmdes vara tillrackligt for att TLV skulle kunna bifalla anstkan.

Forhandlingar ar aven ett viktigt verktyg for att uppfylla forutsattningen att myndighetens
samlade forslag till handlingsvagar inte ska ge staten tkade kostnader. En analys av hur
befintliga avtal bidragit till att minska statens kostnader for sarlakemedel hade darfor bidragit till
viktig kunskap.

Anvandning av tillgangliga verktyg och myndighetens tidigare analyser

Lagen om lakemedelsformaner ger TLV mdjlighet att besluta att ett lakemedel ska inga i
lakemedelsformanerna endast for ett visst anvandningsomrade (férmansbegréansning) och
aven att beslut kan férenas med andra sarskilda villkor. Det hade bidragit med viktig kunskap
om TLV analyserat i vilken utstrackning som myndigheten anvant sig av dessa verktyg for att
kunna bifalla férmansansokningar for angelagna sarlakemedel.

Betalningsviljan ar ytterligare ett verktyg som myndighetens namnd och NT-radet forfogar 6ver.
Sverige skiljer sig frAn andra lander med vardebaserad prissattning genom att betalningsviljan
inte ar reglerad. Av rapporten framgar att TLV vanligen accepterar en ICER pa omkring 1 miljon
kronor for lakemedel som ar avsedda att behandla tillstand av mycket hég svarighetsgrad samt
att 70 procent av de analyserade séarlakemedlen hade en ICER 6ver 1 miljon kronor. Vidare
beskrivs att den hogsta ICER som TLV accepterat i ett formansbeslut ar 2 miljoner kronor. Lif
saknar en fordjupad beskrivning av hur myndighetens tidigare grundliga arbete med
betalningsviljan for sarlakemedel (Gauscher) paverkat praxis vad galler betalningsviljan. En
analys av hur betalningsviljan utvecklat sig 6ver tid skulle bidra med viktig kunskap liksom en
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jamforelse med andra samhallssektorer, t. ex. Trafikverkets hojning av vardet av ett statistiskt
liv (2018).

TLV har i annat regeringsuppdrag belys mgjligheten att vaga in negativa konsekvenser av att
vanta med introduktion av ett nytt lakemedel for att hantera osékerhet. Det hade bidragit till
viktig kunskap om TLV analyserat hur ett sadant forhallningssatt hade paverkat de beslut som
myndigheten och NT-radet fattat i de fall det helt saknas behandlingsalternativ och ett negativt
beslut riskerat att leda till allvarliga medicinska konsekvenser for bertérda patienter.

Ovriga kommentarer

Analysen ar delvis svar att bedoma eftersom valdigt fa jamforelser gérs med andra/alla
typer av lakemedel. Det framgar att omkring 60 procent av formansansckningarna for
sarlakemedel bifdlls vilket var 20 procent lagre &n for Iakemedel som inte var
sarlakemedelsklassade vilket visar pa vardet av sadana jamforelser.

Analysen ger en dgonblicksbild men beskriver inte hur myndighetens beslutsfattande
eventuellt har férandrats Over tid. Vad géller handlaggningstiderna hanvisas framst till
regionernas analys men antalet ansdkningar som kravts innan bifall beskrivs for de
sarlakemedel som inkluderats i lakemedelsformanen Det &r trots det svart att f en
tydlig bild av hur lang tid det kan ta innan en ansokan bifalls om den tiden &r langre for
sarlakemedel.

Bade regionerna och Lif har i sina respektive analyser anvant en uppdelning i
onkologiska sarlakemedel och icke-onkologiska sarlakemedel och identifierat skillnader
mellan dessa grupper. TLV goér inte samma uppdelning men det beskrivs att cancer ar
en tredjedel av sarlakemedlen men star for halften av sarlakemedelskostnaden vilket
visar att en sadan uppdelning hade kunnat bidra med viktig kunskap. Bada graferna i
Figur 3 forefaller dock vara samma.

En forutsattning for uppdraget till TLV ar att myndighetens samlade forslag till
handlingsvagar inte ska ge staten tkade kostnader for lakemedel jAmfort med dagens
system. Det hade bidragit till viktig kunskap om myndigheten gjort en ansats att bedéma
risken for 0kade kostnader och den eventuella omfattningen.



