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Uppdrag att analysera och féresla hur patienternas tillgang till
lakemedel for behandling av sallsynta sjukdomar kan starkas

Regeringens beslut

Regeringen ger Tandvards- och Likemedelstormansverket (TLV) 1 uppdrag
att analysera olika handlingsvigar som utvecklar tillgangen till likemedel f6r
behandling av sillsynta sjukdomar, samt utreda och identifiera eventuella
omraden inom vilka det finns behov av férfattningsindringar. Utgangs-
punkten for arbetet ska bygga pa en analys av patienternas tillgang till like-
medel f6r behandling av sillsynta sjukdomar.

TLV ska:

— systematiskt kartligga och folja upp subventionsbesluten f6r likemedel for
behandling av sallsynta sjukdomar under de senaste dren for att fa en hel-
tickande kartliggning av hur dessa likemedel hanteras,

— analysera forutsattningarna och konsekvenserna av ett delvis férindrat f6r-
hallningssatt 1 subventionsbeslut om likemedel f6r behandling av sallsynta
sjukdomar i syfte att utveckla tillgangen,

— se over nuvarande regelverk for beslutsfattande kring likemedel for be-
handling av sillsynta sjukdomar,

— utreda hur kriterier saisom forsiljningsvolym eller patientantal generellt bor
paverka vilket pris, vilken osikerhet och vilken behandlingskostnad som
accepteras for ett likemedel, samt

— se Over hur foérutsittningarna f6r anvandning av betalningsmodeller kan
utvecklas.

TLV ska, i likhet med 6vrigt arbete pa omradet bl.a. beakta patienternas
tillgdng till behandling och jamlik vard Gver hela landet och den etiska platt-
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formen for prioriteringar som giller inom hilso- och sjukvirden, det vill siga
manniskovirdesprincipen, behovs- och solidaritetsprincipen och kostnads-
effektivitetsprincipen. En forutsittning for uppdraget ar att myndighetens
samlade forslag till handlingsvigar inte ska ge staten 6kade kostnader for
likemedel jamfort med dagens system.

TLV ska senast den 31 mars 2023 limna en delredovisning av uppdraget till
Regeringskansliet (Socialdepartementet). TLV ska senast den

29 september 2023 limna en slutredovisning av uppdraget till Regerings-
kansliet (Socialdepartementet).

Redovisningen av uppdraget ska hinvisa till diarienumret f6r detta beslut.

For uppdraget far TLV under 2022 anvinda hégst 2 000 000 kronor som ska
redovisas mot det under utgiftsomrade 9 Hilsovard, sjukvard och social
omsorg for budgetaret 2022 uppforda anslaget 1:6 Bidrag till folkhilsa och
sjukvard, anslagsposten 18 God vird och folkhilsa. Medlen betalas ut
engangsvis efter rekvisition till Kammarkollegiet senast den

1 december 2022. Medel som inte har anvints for avsett andamal ska
aterbetalas senast den 31 mars 2023 till Kammarkollegiet. Vid samma
tidpunkt ska en ekonomisk redovisning limnas till Kammarkollegiet.
Rekvisition, dter-betalning och redovisning ska hanvisa till diarienumret f6r
detta beslut.

Arendet

Regeringens malsittning ar att alla patienter ska erbjudas god vird efter
behov pa lika villkor. Det inkluderar likemedel som ir effektiva och
virdeskapande. Under de senaste aren har staten 6kat anslaget for
likemedelsformanerna, fran 25,9 miljarder kronor 2017 till 34,4 miljarder
kronor 2022. Regionernas utgifter f6r kliniklakemedel har ocksa 6kat
kraftigt. En anledning till den kraftiga utgiftsékningen for lakemedels-
formanerna dr bland annat den snabba utvecklingen av och tillgangen till nya
dyrare likemedel.

Introduktion av nya och dyra terapier innebir att nédvindiga prioriteringar
beh6ver goras. For att prioritera bland de lidkemedel som far
marknadsgodkinnande provar TLV vilka likemedel som ska inga i
likemedelsf6rmanerna. Prévningen gors utifran en virdebaserad prissittning
som regleras 1 lagen om likemedelsférmaner m.m. (2002:160) och foljer



hilso- och sjukvardens etiska plattform. Den virdebaserade prissittningen
innebir att likemedel prissitts primirt baserat pa det uppskattade virdet till
samhillet i stillet f6r baserat pa kostnaden for utveckling eller produktion av
produkten eller priset i andra linder. Vid prissittning och subvention tar
TLV hinsyn till om det ansokta priset medfor en rimlig kostnad utifran ett
antal kriterier och bedémer flera olika underlag. I den hilsoekonomiska
utvirderingen jamfér TLV olika behandlingar utifran kostnaden per vunnet
kvalitetsjusterat levnadsar (QALY). Ifall det finns sido6verenskommelse med
likemedelsféretag kan priset efter rabatt i sidooverenskommelsen tillimpas 1
analysen. Faktorer som sjukdomens svarighetsgrad och behov vigs in i
bedomningen. For en hog svarighetsgrad eller om det finns fa andra
behandlingar att vilja bland accepteras av TLV i regel en hégre kostnad 1
torhallande till effekten. TLV ska vid sin provning aven ta hiansyn till
objektivitetsprincipen, legalitetsprincipen och andra grundliggande
rittssikerhetsprinciper.

Det kommer allt fler nya likemedel som riktar sig till sma patientgrupper.
Sedan 2000 finns ett regelverk inom EU som ger sirlikemedelsklassning till
likemedel som uppfyller vissa villkor. Villkoren innebir bland annat att
likemedlet dr avsett f6r diagnos, prevention eller behandling av ett livs-
hotande, allvarligt funktionsnedsittande sjukdomstillstind som férekommer
hos hégst 5 per 10 000 individer inom EU. Darutéver kravs det daven att det
antingen saknas tillfredsstillande, inom EU godkinda, metoder f6r diagnos,
térebyggande eller behandling av tillstaindet i fraga eller om det finns god-
kinda metoder, att det nya likemedlet bedoms innebira en betydande fordel
for berérda patienter. Med betydande fordel avses antingen en kliniskt
relevant fordel eller ett betydande bidrag till patientvarden. Beslut om
sirlikemedelsstatus innebér en rad formaner for den aktuella produkten:

— Ensamritt f6r behandling av patientgruppen inom EU under 10 ér.

— Kostnadsfri eller reducerad avgift for vetenskaplig radgivning av like-
medelsmyndighet.

— Kostnadsfri eller reducerad avgift for godkannande.
— Kostnadsfri inspektion innan godkidnnande.

— Foretride till EU:s forskningsprogram inom de sa kallade ram-
programmen.

— Sirskilda stimulansatgirder inom enskilda medlemsstater.

Baserat pa uppgifter frin EU-kommissionen om vilka preparat som har
sarlikemedelsstatus fanns det 72 sirlikemedel for forsiljning 1 Sverige 2021.
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Av dessa hanteras drygt 40 likemedel inom 6ppenvirden och drygt 70 i
slutenvarden, vissa sirlikemedel anvinds didrmed i bade 6ppenvard och i
slutenvard. Enligt berdkningar fran TLV uppskattas den totala kostnaden for
dessa sirlikemedel uppga till mellan 2,5 och 3 miljarder kronor 2021, varav
cirka 750 miljoner kronor saldes inom likemedelsférmanerna 1 6ppenvard.
Kostnaden per patient for ett ars behandling kan uppga till flera miljoner
kronor for vissa sirlikemedel, men langt ifrin alla sirlikemedel ar sa
kostsamma. Flera likemedel som klassificerats som sirlikemedel kan ocksa
anvindas vid icke sillsynta tillstind som vanliga likemedel. Kostnaderna
omfattar sdledes behandling av sillsynta och icke sillsynta tillstand.

TLV har i ett antal drenden tagit hinsyn till att en behandling ar riktad mot
ett sallsynt tillstind genom att da acceptera en hégre kostnad per halsovinst
an vad som normalt accepteras (se till exempel TLV:s beslut dnr
1967/2015). Det har TLV gjort bland annat med stéd av slutsatserna i en
rapport av Prioriteringscentrum i en bilaga till Lakemedels- och
Apoteksutredningen (SOU 2014:87). Forfattarna till rapporten menar att
hilso- och sjukvardens etiska plattform ger en moijlighet att ta sarskilda
hinsyn vid prioritering av lakemedel riktade till sillsynta och mycket svara
tillstand. I rapporten diskuteras hur sillsynt ett tillstind bor vara for att
komma i fraga for den hogre accepterade kostnaden per hilsovinst. For-
fattarna menar att avgransningen i patientantal bor sittas betydligt ligre dn
den vedertagna definitionen av sirlikemedel.

Riksrevisionen har i en granskning av TLV:s arbete som publicerades 2021
(RiR 2021:14), angett att det behovs nya kriterier f6r prissittning och sub-
ventionering for att mojliggora att ta in vissa typer av nya dyra likemedel 1
térménerna, sirskilt likemedel mot svara sillsynta kroniska tillstind. Sam-
tidigt ar det enligt Riksrevisionen viktigt att de nya kriterierna utformas pa ett
vil avvigt sitt. Det maste fortfarande vara en provning av likemedlets kost-
nad i férhallande till hilsovinsten som ligger till grund f6r subventions-
beslutet.

En vilfungerande prisdynamik for likemedel 6ver hela dess livscykel ar
viktig. Om en viss typ av likemedel ska prioriteras ur ett resursperspektiv,
behover det parallellt utvecklas férslag pa hur priserna kan paverkas nedat
vid till exempel héga forsiljningsvolymer. De teoretiska argumenten f6r och
emot detta bor utredas parallellt med fragan om hégre accepterad kostnad
for lakemedel vid sma patientpopulationer.



For att 6ver tid kunna utvirdera rimlig kostnad f6r likemedel ar det viktigt
att kontinuerligt kunna f6lja upp anvindningen av likemedlet i klinisk var-
dag, vilket 1 sin tur kriver tillgang till relevanta uppfoljningsdata. I uppdraget
ingar att identifiera behovet av data for att forbittra forutsittningarna for

uppfoljning.

Regeringen beriknar att avsitta medel for genomférandet av uppdraget f6r
2023 under forutsittning att riksdagen anvisar medel for det aktuella
anslaget.

Pi regeringens vagnar

Ardalan Shekarabi

Almina Kalkan

Kopia till
Kammarkollegiet



	Uppdrag att analysera och föreslå hur patienternas tillgång till läkemedel för behandling av sällsynta sjukdomar kan stärkas
	Regeringens beslut
	Ärendet


