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2025/26:315 Sillsynta sjukdomar, tillgang till behandling och 6kad
kunskap inom den europeiska liikemedelsmyndigheten

Séllsynta sjukdomar drabbar tillsammans hundratusentals manniskor i Sverige,
men varje enskild diagnos har fa patienter och far darfor ofta for lite
uppmaérksambhet, for lite forskning och for langsamma beslutsvagar. En av
dessa diagnoser dr Duchennes muskeldystrofi (DMD) — en allvarlig, progressiv
och livshotande muskelsjukdom som framst drabbar pojkar.

Trots stora forskningsframsteg de senaste aren, dér nya behandlingar utvecklats
och i flera fall godkénts av den europeiska ldkemedelsmyndigheten (EMA),
drojer det ofta ar innan svenska patienter far faktisk tillgang till dessa
behandlingar. Véntan beror bland annat pa nationella bedomningar,
kostnadsvérderingar och olika tolkningar av evidens — vilket leder till att barn
och unga i1 Sverige riskerar att forlora virdefull tid i en sjukdom som snabbt
forvirras.

For patienter med Duchennes muskeldystrofi ér tid bokstavligen

avgorande; varje ménad utan behandling kan innebira ytterligare forlust av
muskelstyrka och funktion som inte kan aterstédllas. Nar EMA redan bedomt ett
lakemedel som sékert och effektivt for anviandning inom EU bor végen till
svensk vard och finansiering vara sé kort och samordnad som mgjligt.

Samtidigt krdvs ocksé 6kad kunskap inom EMA och dess underkommittéer om
sdllsynta diagnoser och deras unika forutsittningar. Beddmningsprocesser och
krav pa klinisk evidens behover anpassas till verkligheten for sjukdomar med
mycket sma patientgrupper, dér traditionella stora fas 3-studier inte alltid ar
mojliga. En béttre forstaclse for dessa forhallanden kan leda till snabbare
godkdnnanden och mer rittvisa utvirderingar av behandlingseffekt.

For att patienter med Duchenne och andra sillsynta sjukdomar inte ska hamna i
klam mellan EU-godkénnande och nationell implementering kravs ett starkt
samarbete mellan Sverige, EMA och 6vriga medlemslédnder. Sverige har som
forskningsnation, med stark medicinsk kompetens och vélutvecklad
vardstruktur, alla mojligheter att ta ledningen i detta arbete — men det kraver
politisk prioritering och konkret handlingskraft.

Darfor vill jag fraga sjukvéardsminister Elisabet Lann:
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Vilka édtgirder har ministern och Sverige hittills vidtagit, eller avser att vidta,
for att forkorta tiden mellan europeiskt godkédnnande (EMA) av

behandlingar mot sillsynta sjukdomar som Duchennes muskeldystrofi och
tillganglighet for patienter i Sverige, och hur har Sverige agerat for att bidra till
att oka kunskapen och kompetensen inom EMA gillande séllsynta diagnoser,
som Duchennes muskedystrofi, sa att beddmningsprocesser béttre speglar de
sarskilda forutsédttningarna for dessa sjukdomar?

Matilda Ernkrans (S)

Overldmnas enligt uppdrag

Rebecca Heinemann
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