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Utvecklingen av nya avancerade lakemedel inriktade mot smé ovanliga
sjukdomsgrupper har pagatt lange. Ny forskning har mdjliggjort forstielse for
de bakomliggande orsakerna till flera sjukdomar. Sjukdomen cystisk fibros &r
en ovanlig, genetisk, medfodd och dodlig sjukdom dér patienterna gradvis blir
samre. Sjukdomen orsakas av ett DNA-fel som gor att kloridkanalen 1 cellerna
inte fungerar. Detta medfor problem i magen, bukspottkorteln, levern och
lungorna dér segt slem produceras, vilket gradvis forstor organens funktion.
Med dagens behandling blir patienterna allt simre och medianaldern for
overlevnad ar 40 ar, vilket innebér att hélften dor fore 40 ars alder, varav flera i
tidig ungdom.

En ny typ av likemedel som har forskats fram under méinga ars arbete hjilper
cellernas kloridkanaler att fungera. Preparaten hjélper organen att fungera
normalt genom att angripa sjélva grundorsaken till sjukdomen.
Sjukdomsforloppet leder annars till en gradvis forsdmring genom de skador
som orsakas pd organen, tydligast genom den férsdmring av lungorna som sker.
Dessa blir till slut s& skadade att patienterna kvévs till déds. De skador
patienterna redan har fatt gér inte att aterstélla, vilket gor att det ar helt
avgorande att lakemedlet sétts in sa tidigt som mojligt for att stoppa upp
forsamringen och begrinsa antalet nya skador. Pé liknande sétt behandlas hiv
for att bromsa forloppet sa att aids inte bryter ut.

Orkambi dr det forsta preparatet for grundorsaken till sjukdomen och ges sedan
ett par ar till patienter i USA. Preparatet godkindes i EU for ett ar sedan och
har nu bdrjat ges till patienter i flera av vara nira grannlénder, till exempel
Danmark och Norge men ocksa Tyskland, Irland och Italien.

Processen for att introducera Orkambi till svenska CF-patienter har gétt trogt.
Detta beror delvis pé att ldkemedelsbolaget forst nyligen har skickat en ansdkan
till Tandvards- och ladkemedelsforménsverket (TLV) for bedomning som
sarlakemedel. For att Sverige inte ska hamna efter i utvecklingen och for att sé
snart som mojligt bromsa den gradvisa forsamring sjukdomen medfor sa kriavs
en skyndsam handlidggning av TLV och politiken.

Sverige har fram tills nyligen, nér andra linder borjade ge Orkambi, legat i

framkant inom CF-varden. Detta &r en position som haller pa att ga forlorad nér
Sverige hamnar efter 1 utvecklingen.
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Med anledning av detta vill jag fraga socialforsdkringsminister Annika
Strandhall:

Hur kommer ministern att verka dels for att korta handldggningstiden inom
TLV s att patienternas sjukdomsforlopp kan bromsas och Sverige dterta en
tatposition 1 virlden inom CF-sjukvarden, dels for att sdkerstilla finansieringen
av kostsamma ldkemedel till svart sjuka patienter som lider av sma och
ovanliga sjukdomsgrupper?

Catharina Brakenhielm (S)

Overlimnas enligt uppdrag

Lisa Gunnfors
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