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2017/18:1474 Forskning om séirlikemedel

Det sérskilda regelverk inom EU for sdrldkemedel som trddde i kraft &r 2000
syftade till att fa fart pd utvecklingen av sirlikemedel for behandling av
sdllsynta sjukdomar. Under aren 2007-2013 satsade EU 620 miljoner euro pa
forskning inom omradet sillsynta sjukdomar genom programmet Seventh
Framework Programme (FP7). EU fortsétter med sitt starka engagemang i
denna forskning. EU har ocksé satsat betydande belopp i samband med
godkédnnandeprocessen for sdrlikemedel och inte tagit ut full avgift i samband
med den for att ldkemedlen utan drojsmal ska kunna komma patienterna till del.

Satsningarna pa sérldkemedel under senare ar har varit framgangsrika, och ett
okande antal har kunnat godkinnas for olika séllsynta diagnoser. De dr
emellertid dyra, och i Sverige har subvention nekats for ndgra av preparaten till
men for de patienter som inte far tillgang till dem. Ett exempel dr Translarna for
behandling av pojkar med Duchennes muskeldystrofi, som ar en dodligt
forlopande muskelsjukdom

Det som nu hént ér att Karolinska sjukhuset (Tema Barn) végrat skriva under
de resursintyg som behdvs for att starta kliniska ldkemedelsstudier av
lakemedel for nagra séllsynta diagnoser. Skélet bakom sjukhusets végran ir att
sjukhuset befarar att en klinisk provning av ett preparat for en sillsynt diagnos
kan visa att likemedlet dr verkningsfullt f6r den diagnos det dr provat. Det i sin
tur kan leda till att det blir godként av EMA och dérefter nationellt aséattas ett
hogt pris och som konsekvens medfora hoga kostnader for sjukhuset.

Min fraga till statsradet Helene Hellmark Knutsson é&r:

Anser statsradet att Sverige ska sdga nej till forskning om och provning av nya
behandlingsmetoder, diribland klinisk provning av likemedel for patienter med
sdllsynta livshotande diagnoser, pa grund av att vi befarar att vi inte har rad
med ldkemedlen nér de godkénts av EMA dérfor att de visat sig effektiva och
att biverkningarna inte star i missforhallande till effekten?
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