Enskild motion
Motion till riksdagen: 2014/15:2593
av Finn Bengtsson och Lars-Arne Staxdng (M)

Starkt stod till personer med séllsynta sjukdomar

Forslag till riksdagsbeslut
1. Riksdagen tillkdnnager for regeringen som sin mening vad som anfors i motionen

om mdjligheten att se dver stodet till personer med séllsynta sjukdomar.

Motivering

Redan den 8 juni 2009 antog Europeiska unionens rdd en rekommendation om en
satsning avseende séllsynta sjukdomar (KOM(2008) 679 och KOM(2008) 726). 1
rekommendationen (2009/C 151/02) uppmanas medlemsstaterna att bland annat
upprétta och genomfora planer eller strategier for sédllsynta sjukdomar pa 1dmplig niva,
eller undersoka lampliga dtgirder for sdllsynta sjukdomar inom andra
folkhilsostrategier. Sa har ldngt ligger den tidigare alliansregeringen vil framme med
att ha implementerat denna rekommendation fran EU, men da slutdatum for en
overgripande analys dver hur medlemslidnderna lyckats i denna ambition &r satt till
slutet av ar 2013 foreslér vi att Sverige dvervéger att ga fore genom att ocksa inkludera
ytterligare strategier i vart nationella stod for dem med séllsynta diagnoser i enlighet

med de tva forslag som ldmnas nedan pa basen av den motivering for detta som ges.

1. Ett specialfall av problem vid behandling av sillsynta sjukdomar utgérs av sa kallade
sarlakemedel. I normalfallet sétts i Sverige priset pa ett lakemedel baserat pa det viarde
lakemedlet tillfor. I detta ingar att se pd mervérde (i relation till befintliga alternativ)
och kostnadseffektivitet med samtidigt beaktande av riksdagens prioriteringsriktlinjer
for hélso- och sjukvérden. Detta dr den véirdebaserade prissittningsmodell som
myndigheten Tandvérds- och likemedelsformansverket (TLV) ansvarar for och som

tillimpas pa ladkemedel 1 vart land och som oftast fungerar bra for de flesta ldkemedel,
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men tyvirr sdllan for ldkemedel till just sdllsynta sjukdomar. Utvecklingskostnaden for
ett sarlikemedel och andra kostnader som ett foretag har, exempelvis kostnad for
riskkapital och alla misslyckade projekt, ska tickas av en liten forsdljningsvolym. Priset
blir d& per automatik hégre dn for andra likemedel. Men dven vid ett hogt pris kan
denna typ av likemedel ha en avgdrande funktion for om en patient med en sillsynt
sjukdom kan fa den vard som hon eller han enligt hédlso- och sjukvardslagens (HSL)
prioriteringar dr berdttigad till 1 forhéllande till de 6verordnade etiska ménniskovirdes-,
behovs- och solidaritetsprinciperna framfor den av TLV vid prisséttning beaktade

kostnadseffektivitetsprincipen.

EU inforde &r 2000 ett system for att stimulera utvecklingen av sérldkemedel.
Atgirderna bestod i ridgivning under utvecklingsarbetet, befrielse frin
ansOkningsavgift hos EMA (Europeiska ldkemedelsmyndigheten) och en
marknadsexklusivitet pd maximalt tio ar. Genom att EMA utser ldkemedelskandidater
som sirldkemedel, har det blivit ldttare for sma och medelstora foretag att attrahera
riskkapital som gynnar sddan utveckling av ovanligare likemedel. Men problemet i
Sverige ir att TLV efter ett EMA-godkénnande hanterar frigan om subventionering
eller ¢j av sirlikemedel inom ramen for ladkemedelsformanen pa ett for de drabbade
patienterna ndrmast nyckfullt och oberdkneligt sétt enligt kostnadseftektivitetsprincipen.
Det har visat sig att vissa subventioneras, andra inte, med hinvisning fran TLV {6r hur
regelverket ar utformat idag nar myndigheten primairt har att enbart bedoma
kostnadseffektiviteten av ett ldkemedel f6r en grupp och inte ur ett individperspektiv,
vilket vore mera rimligt nér det géller att bedoma samhéllsnyttan for att kunna behandla
sdllsynta sjukdomar dér sdrlikemedel har utvecklats och godkénts for klinisk

anvindning.

Vi vill gora regeringen uppmirksam pé mdjligheten att det samordnade nationella
centrum for sdllsynta sjukdomar som bor tillkomma 1 Sverige skulle kunna ges ett
huvudansvar for att bedoma samhallsnyttan utifran ett bredare HSL-etiskt perspektiv dn
som &r fallet med inskrdankningarna 1 det regelverk som styr TLV:s verksamhet och

beslutsprocess.

2. Séllsynta sjukdomar har som enskilda fenomen av forklarliga skél ofta mycket svért
att finna stod for forskning i jamforelse med mera etablerade och vilkédnda medicinska
fragestillningar. Men just eftersom de &r s& manga sammantaget och darfor kan
betecknas som folksjukdomar tillsammans, bor de kunna bli foremal for en 6kad

politisk uppmirksamhet. Vi foreslar darfor att regeringen dverviger en oversyn over
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huruvida typen av strategiska forskningssatsningar av staten borde rikta sitt intresse mot

att fa dessa tillstand utforskade.

Visst ér det rimligt att sjukvard, allmidnhet och beslutsfattare intar en kritisk hallning till
en alltfor snabb och omfingsrik diagnostikutveckling inom medicinen. Men just for att
inte forsena denna med onddigt lidande for manga patienter med en rad specifika
sdllsynta sjukdomar och till skada for samhéllsekonomin som foljd &r det viktigt att
forskningsmedel allokeras, kanske sérskilt till det hittills mindre kinda for att pa
vetenskaplig grund béttre beldgga sévil diagnosernas befintlighet, deras orsaker och
diarav mojligheter till att foresla och testa atgirder och behandlingar pé rationella

medicinska grunder.

Vi foreslar darfor att regeringen dvervager en oversyn av stodet till séllsynta sjukdomar.

Finn Bengtsson (M) Lars-Arne Staxding (M)



