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Finansiering av sarlikemedel for
sallsynta sjukdomar

Forslag till riksdagsbeslut

1. Riksdagen tillkdnnager for regeringen som sin mening vad som anfors i
motionen om att séllsynta och extremt sillsynta sjukdomar bor f en lika-
lydande definition i Sverige som inom EU och tillerkdnnas en sérskild
status inom véarden.

2. Riksdagen tillkdnnager for regeringen som sin mening vad som anfors i
motionen om att utreda mojligheten att finansiera behandlingar av sill-
synta och extremt séllsynta sjukdomar solidariskt inom ramen for den
nationella ldkemedelsbudgeten.

3. Riksdagen tillkédnnager for regeringen som sin mening vad som anfors i
motionen om att utvdrderingen av finansieringen av sirlakemedel bor
bygga pa relevanta faktorer som séllsynthet, innovationsgrad, effekt en-
ligt kliniska studier, jamforelser med eventuella alternativ samt Gvergri-
pande kostnader for vard och behandling.

Motivering

Sveriges fokus pa allas lika vérde, behovssolidaritet och jamlikhet i varden
kraver en sammanhallen politik som sékerstiller tillgang till behandlingar for
personer som lider av séllsynta eller extremt séllsynta och livshotande sjuk-
domar. Utan tillgang till basta och effektivaste behandlingsform eller ldkeme-
del diskrimineras dessa patienter, sett i relation till bredare patientgrupper
med vanligare sjukdomar.

En sillsynt sjukdom definieras inom EU som en sjukdom som drabbar
hogst fem av 10 000 personer, medan en extremt sdllsynt sjukdom definieras
som en som drabbar hogst en per 50 000 personer. Denna klassificering ger
bland annat en sdrskild status nér ett ldkemedel utvérderas for framtida an-
viandningsomraden inom EU. I vissa ldnder har klassificeringen ocksé bety-



Fel! Okint namn pa

delse vid utvérderingen av vilka kostnader den offentliga varden kan accep-
tera vid forskrivning. Ett likalydande forhallningssétt bor inforas i Sverige.

Trots att de drabbade patientgrupperna ofta dr sma har dessa sjukdomar
manga ganger omfattande inverkan pa patienterna. De péverkar ocksé patien-
ternas familjer och samhiéllet i stort. Manga sillsynta och extremt séllsynta
sjukdomar ar svarartade, kroniska och progressiva. De kénnetecknas av
smarta, funktionsnedsdttning, svdr organsvikt och fo6rhéjd dodlighet. Grymt
nog dr det ockséd vanligt att dessa sjukdomar i forsta hand drabbar nyfodda
eller barn.

Utvecklingen inom ldkemedelsforskningen erbjuder dock hopp for framti-
den. For varje ar kommer fler och fler lidkemedel mot séllsynta och extremt
sdllsynta sjukdomar, ibland som ett resultat av ett genombrott efter méngarig
forskning. For patienterna kan tillgangen till dessa ldkemedel betyda skillna-
den mellan ett utdraget lidande pa vidg mot en sidker dod och ett fortsatt full-
gott liv.

Dessvirre hidnder det att enskilda kliniker och landsting, eller centrala
myndigheter, stoppar eller fordrdjer den hjélp patienterna kan fa eftersom de
kan vara mycket ovilliga till att finansiera sddana likemedel. Om inte ldke-
medel for behandling av séllsynta och extremt séllsynta sjukdomar finansieras
solidariskt av staten, regionerna och landstingen finns det med nuvarande
praxis stor risk att patienter drabbas pa ett mycket drastiskt sitt. Sjukdomen
kan forvirras eller leda till doden.

I dag 4r det bostadsorten och den enskilda ldkaren som avgér om patienten
fér den bdsta mdjliga vérden eller inte, eftersom olika landsting och regioner
fattar olika beslut kring behandlingen av séllsynta och extremt sdllsynta sjuk-
domar.

Det &r sdrskilt allvarligt att den svenska utvdrderingen av likemedel for
sdllsynta och extremt séllsynta sjukdomar sker med samma modell for kost-
nadseffektivitet som anvénds for ldkemedel mot vanligare sjukdomar riktade
mot bredare patientgrupper. Det ér i grunden orimligt, eftersom kostnaden for
utvecklingen av sérldkemedel méste béras av en mindre patientgrupp én bre-
dare folksjukdomar. Det kommer dérfor att vara svart att visa pa kostnadsef-
fektivitet i traditionell bemérkelse.

Utvérderingen for sirlakemedlens finansiering behover darfor komplette-
ras med fler faktorer:

sallsyntheten och allvaret i den enskilda sjukdomen
innovationsgrad i den erbjudna behandlingen
tillgang till alternativa behandlingar och dess effekter

i o e

klinisk effekt och fordelar med behandlingen, inklusive dverlevnadsgrad
eller pataglig vinst i livslangd eller livskvalitet.

I grunden talar vi om behandlingar som é&r helt livsnddvéndiga for att leva ett
fullgott liv. Mot séllsynta och extremt sdllsynta sjukdomar finns det séllan
eller aldrig effektiva och tillgéngliga alternativa behandlingar.
Kostnadsutvarderingen bor dirutover ocksa ta hinsyn till den 6vergripande
budgetpéverkan som forskrivningen av ett sirlaikemedel till den aktuella pati-
entgruppen innebér. Séarldkemedel stir i dag bara for knappt en tredjedels
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procent av hela den nationella hélso- och sjukvardsbudgeten. Samtidigt vet vi
att dessa behandlingar, forutom att ge stor nytta till patienterna, ocksa kan ha
potential att ge oss nya verktyg for att bota manga, manga fler sjukdomar i
framtiden.

Branschorganisationen Lakemedelsindustriféreningen (LIF) har efterfragat
en nationell ldkemedelsstrategi for séllsynta sjukdomar. Den dr pd vég att
utarbetas och dér véntas finansiering for behandling av sillsynta och extremt
séllsynta sjukdomar inga.

I vad som hitintills framkommit finns dock inga accepterade hilsoekono-
miska modeller for sillsynta och extremt séllsynta sjukdomar. Till exempel &r
patientpopulationen och mingden data begrdansad. Dessa sjukdomar har gene-
rellt en hog kostnad per okat levnadsar, vilket innebér att dagens vedertagna
modeller for berdkning av kostnadseffektivitet inte dr tillimpbara. Andra
principer som patientens behov, sjukdomens sillsynthet och svarighetsgrad
bor i stéllet beaktas i utvédrderingen av sérldkemedlen.

Det ar sdledes rimligt att utreda mojligheten att finansiera behandlingar av
séllsynta och extremt sdllsynta sjukdomar solidariskt inom ramen for den
nationella ldkemedelsbudgeten. Patienten ska inte goras beroende av den
klinik eller det landsting som finns dér man bor. Detta bor ges regeringen
tillkdnna.

Stockholm den 3 oktober 2012
Penilla Gunther (KD)
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