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2023/24:970 Kostnadstak for att 6verleva sjukdom

En flicka pd tv4 ar, har den sdllsynta sjukdomen metakromatisk leukodystrofi
(MLD), som ér en arftlig, fortskridande sjukdom. For sex av tio drabbade
kommer symtomen i ett- till tvdarsaldern. Fram till dess utvecklas de normalt.
Nyligen kom beskedet att den lilla flickan lider av MLD. Sjukdomen grundar
sig 1 att flickan saknar ett enzym 1 cellerna, vilket leder till att nervceller bryts
ned. Ofta uppticks sjukdomen efter att barnet har tappat gangformégan. I
flickans fall har det varit att hon inte lirt sig att gé.

Inom nagot eller ndgra ar kommer det att ske en fortskridande forsamring med
spasmer, oformaga att svélja, epileptiska anfall, nedsatt syn och horsel och
ibland svara smartor. Till slut 4r barnet dov och blind och har inga viljeméssiga
rorelser. Fram till nu har dodligheten varit 1 princip total. De flesta barn som
insjuknar tidigt avlider inom fem ar efter att de fatt sina forsta symtom, enligt
Socialstyrelsen.

Men en ny stamcellsbaserad genterapi har visat sig kunna riadda livet pa barn
som har sjukdomen. S& sent som forra dret rekommenderade Radet for nya
terapier, NT-rddet, den nya behandlingen.

Det forsta svenska barnet fick behandlingen 1 hdstas. Det tar tid innan man vet
hur bra det fungerade i det enskilda fallet.

Men nu har NT-radet, som ger rdd och rekommendationer till landets regioner,
tagit upp flickans fall. Och de har sagt nej till behandlingen som skulle kunna
bota henne, trots att hon uppfyller alla kriterier for att kunna fa behandlingen
och att kunna bli bra.

NT-radets beslut grundar sig i att flickan redan nu uppvisar symtom och att en
behandling bara skulle forlanga hennes lidande. Men enligt hennes journal
framgar av vdrdena att hennes prover visar pé att hon &r stark nog att klara av
en behandling. Men 1 journalen &r ldkaren ocksé tydlig med att behandlingen &r
dyr — runt 30 miljoner kronor. Enligt fordldrarna handlar det om kostnaden,
utifran de samtal de haft med sin egen ldkare.

”Hade var lakare kunnat och behandlingen hade varit billigare hade hon sdkert

forskrivit den sjalv. Men hir dr det NT-radet som inte vill ldgga pengarna pa
flickan”, sdger fadern till Varmlands Folkblad.

13)



SVERIGES hid t&d
SKRIFTLIG FRAGA TILL STATSRAD RIKSDAG W

Eftersom flickan har ett langsamt sjukdomsforlopp fortsitter fordldrarnas kamp
mot klockan. Bland annat har fordldrarna vént sig till patientradet, dér de
hoppas kunna fa hjalp med att 6verklaga beslutet.

Behandlingen é&r flickans enda hopp, men NT-rddet har valt bort en behandling
som skulle kunna rddda livet pa henne. For om den skulle fungera skulle dven
fler i samma situation fa ta del av den hér behandlingen. Men uppenbarligen
anses kostnaden vara for hog for att rddda hennes liv.

Att man i Sverige inte anser sig ha ekonomi och resurser till att ridda livet pa
ett litet barn maste anses vara ett bottenbetyg for landet, som i andra
sammanhang tycks sakna grianser for vad man kan spendera resurser pa.

Jag ér fullt medveten om att statsradet vare sig kan eller far kommentera
enskilda fall. Statsradet kan dock uttala sig generellt om problemet med att
patienter inte ges mojlighet att ta del av ny forskning och mediciner som kan
rdadda deras liv. Sverige borde ligga 1 framkant vad géller att kunna erbjuda
adekvata hjédlpinsatser for att ridda livet pd vira medborgare.

Av denna anledning vill jag fraga statsradet Acko Ankarberg Johansson:

Avser statsradet att vidta nagra atgérder for att sékerstilla att patienter erhaller
den vérd de behover for att radda deras liv oavsett om kostnaden &r hog, eller
anser statsradet att det finns ett ekonomiskt tak for ett liv?

Bjorn Soder (SD)
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Overldmnas enligt uppdrag

Rebecca Heinemann
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