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Lakemedelsformansnamnden (LFN) stoder de tankar om utdkat samarbete nar det géaller
forskning och samordning av infrastrukturen som utrycks i konsultationen. Vi vill ocksa
framhalla vikten av att strava efter ett internationellt samarbete pa omradet. Det finns all
anledning att intensifiera samarbetet med forskning, information och uppfdljning saval pa
Europaniva som internationellt

Vi anser dock att det inte &r lampligt att hantera tillgangen till och finansiering av medicinsk
behandling for dessa sjukdomar pa EU-niva.

LFN kan mot bakgrund av de erfarenheter myndigheten har av sarlakemedel (lakemedel for
behandling av séllsynta sjukdomar) lamna foljande synpunkter pa innehallet i konsultationen
och de fragor som stalls dar.

Lakemedelsforetagen verkar i stor utstrackning globalt och darfor ar det den globala
efterfragan pa sarlakemedel som kommer att styra foretagens vilja att utveckla sadana. Det ar
uppenbart att séllsynta sjukdomar lange i stort sett saknat intresse for lakemedelsforetagen.
LFN konstaterar att gemenskapens atgardsprogram for detta omrade varit framgangsrikt
satillvida att det nu utvecklas manga fler lakemedel an tidigare. Det bor dock ndmnas att USA
har haft en sérskild lagstiftning for sarlakemedel under mycket langre tid (sedan 1983) an
Europa. Detta har formodligen haft en dnnu storre betydelse for utvecklingen av sadana
ldkemedel. USA ér, raknat i forsaljningsvolym, en mycket storre marknad an EU. Det skulle
darfor vara intressant med en diskussion om en mer internationellt samordnad syn pa, och
bedémning av, sarladkemedel.

Prissattningen av sarlakemedel diskuteras inte alls i konsultationen, vilket &r en brist. Den
huvudsakliga orsaken till den begréansade tillgangen pa sarlakemedel var, innan
atgardsprogrammen genomfordes, att de ofta stora fasta kostnaderna for lakemedelsutveckling
maste slas ut pa de fa patienter som berdrdes. Detta ledde till orimligt hdga kostnader for
dessa lakemedel. Ett syfte med de atgardsprogram som finns maste da rimligtvis vara att de
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sarlakemedel, som utvecklas inte ska vara orimligt dyra. Det finns da atminstone tva aspekter
som behdver diskuteras.

De priser som tillverkarna begar for sarlakemedel paverkas av de regler som galler, dvs. man
kan inte betrakta priset som ett separat problem, skiljt fran t.ex. subventionsbeslut. Om
koparna forbinder sig att forse hela den population som har en viss sallsynt sjukdom med ett
ldakemedel oavsett priset, signalerar detta att koparen inte ar priskanslig, vilket sannolikt
kommer leda till mycket hoga priser.

Fragan ar da hur man avgor vad som &r orimligt dyrt. Inom halso- och sjukvarden anvands
mer och mer nagon form av kostnadseffektivitetsresonemang for att svara pa den fragan.
Ibland anvands formella kostnadseffektivitetsanalyser, men ibland bara ett resonemang kring
principen. Det &r var uppfattning att det kategoriska pastaendet i konsultationen (sid. 15) att
de metoder for att bedoma kostnadseffektivitet som anvands for ”vanliga” lakemedel inte gar
att anvanda for sarlakemedel ar felaktigt.

Det finns tvartom goda skal for att gora dessa analyser och dessutom flera exempel dér det har
gjorts. Eftersom det handlar om fa patienter och oftast liten forvantad forsaljning kan man
dock anfora skél for att precisionen i beslutsfattandet inte ska behdva vara lika stor som om
det handlade om fler patienter och/eller en storre forvantad forsaljning (givet sjukdomens
svarighetsgrad etc.). Det kostar vanligen pengar och resurser att 6ka precisionen i beslut. Fler
eller storre studier kan exempelvis 6ka precisionen, men detta sker till en viss kostnad. Men
det bor, enligt ett satt att se det, vara kostnaden for att fatta fel beslut som styr graden av
precision.

Vidare sags det i konsultationen (sid. 15) att ett etiskt forhallningssatt i denna fraga inte
heller kan grundas enbart pa ekonomiska kriterier”. Det ar visserligen sant, men galler val alla
omraden, dven vanligt forekommande sjukdomar. Vi vill tvartom pasta att det ar oetiskt att
inte ta hansyn till den alternativa anvandningen av begrénsade, gemensamma resurser. Med
LFN:s tillampning av kostnadseffektivitetsprincipen, dar sjukdomens svarighetsgrad avgor
hur mycket det far kosta att kdpa hélsa och dar man tar ett évergripande samhéllsekonomiskt
perspektiv, kommer manga (troligen de flesta) sarlidkemedel att bedomas som
kostnadseffektiva.

| det har sammanhanget vill vi ocksa framhalla att formuleringen "rétt till behandling” som
anvands pa flera stallen i dokumentet ar olyckligt vald. Enligt var mening innebér det en ratt
att behandlas oavsett effekt av behandlingen och oavsett vilka resurser som maste laggas pa
behandlingen, resurser som alltid kan anvéndas for att t.ex. bota eller lindra andra
sjukdomstillstand. Att lagga resurser pa en behandling medfor alltid en kostnad som kan
uttryckas i termer av forlorad hélsa eller liv fér ndgon annan.

Kravet pa att hogst 5/10 000 far ha sjukdomen for att den ska betecknas som sallsynt framstar
som godtycklig. Varfor gransen dras dar ar oklart. Det ar rimligt att stélla sig fragan hur en
sadan grans paverkar t.ex. patienter som lider av sjukdomar som drabbar 6/10 000? Nu
géllande definitionen av séllsynta sjukdomar bor darfor utredas vidare, sarskilt som en stor
méangd lakemedel far sarlakemedelstatus och ytterligare en stor mangd sarlakemedel for
narvarande finns i foretagens "pipeline”. (Fraga 1)

Eventuella problem med att fa tillgang till sarlakemedel bér lampligen l6sas pa nationell niva.
(Fraga 8) Olika lander har olika betalningsvilja och framforallt betalningsformaga for
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lakemedel. Darfor ar det en fraga som béast hanteras pa nationell niva. Detta hindrar dock inte
man inom EU strévar efter att undanréja hinder av administrativt och tekniskt art.

Beslut om detta yttrande har generaldirektéren Ann-Christin Tauberman fattat.

Hélsoekonomen Joakim Ramsberg har varit foredragande. Vid den slutliga handlaggningen
har ocksa chefsjuristen Anna Marta Stenberg deltagit.
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