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Uppdrag att utveckla halsoekonomiska bedomningar
och utreda betalningsmodeller

TLV har fatt ett regeringsuppdrag att utveckla halsoekonomiska B
beddmningar for precisionsmedicin och utreda madjliga o sessiiar |

REGERINGEN 201%-12-1% 52019/05315/RS (debeiz)

betalningsmodeller for gen- och cellterapier (ATMP) S—— T
« TLV ska analysera och lamna forslag pa hur halsoekonomiska T —
beddmningar av precisionsmedicin kan utformas friems o

— | uppdraget ska TLV beakta hela behandlingskedjan Rrﬂ.m,:‘g 'M“
— Sarskilt fokus ska laggas pé att analysera hur en hélsoekonomisk bedémning e U ==

Tandvirds- och likemedelsforminaverket och nedan angivna anslag engingsvis

kan genomfdras for exempelvis diagnostiska tester, genetisk testning och oo
mjukvara, t.ex. genom Bayesiansk analys, simulering eller annan metod som VERKSAMHET o e

1 Mal och aterrapporteringskrav

TLV beddmer som relevant Virdbasred prtting o ranjond

i oci av
Tandvirds- och likemedelsférminsverket (TLV) ska utveckla den

«  TLV ska ocks& utreda hur betalningsmodeller for ATMP kan T
utvecklas for att hantera de stora behandlingskostnader och de ey -t
osakerheter som &r kopplade till bland annat l&ngtidseffekterna i
av ATMP

Uppdraget ska redovisas senast den 1 maj 2021

TLV
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Vi drar ett antal slutsatser i| rapporten och forsoker
vara tydliga med vad vi ser som viktiga budskap

» Utvecklingen av precisionsmedicin och avancerade terapier (ATMP) ger hopp om stora
halsovinster for patienter drabbade av svara sjukdomar.

> Samtidigt &r behandlingarna ofta prissatta pa en mycket hog niva och kostnaderna for

anvandningen ar darmed hdga. Inte alla nya produkter ger tillrackliga halsovinster for att
motivera dessa hoga kostnader

> Halsoekonomiska utvarderingar som varderar nyttan i férhallande till kostnaderna for
lakemedlen och testerna ar darfor av central betydelse

Dessa forsvaras dock ofta av en svag evidens for — framforallt — halsovinsten

Utfallsbaserade betalningsmodeller med delbetalning och relativt lang uppféljningstid har
potential att hantera flera av de utmaningar som ar forknippade med engangsbehandlingar
med stor oséakerhet, sasom ATMP

YV VYV

TLV



/777722
Teman som TLV har haft som huvudsakliga
fragestallningar

Karakteristika som skapar utmaningar

precis_io_ns- ATMP
medicin
Metoder i halsoekonomiska utvarderingar Metoder for betalning

precisions- precisions-
medicin medicin

ATMP

Hantering av osakerheter vid

precisions-
medicin
Utvardering av

) Analys av varden av Hur beskriva och
produkter i

engangsbehandling som prissatts
med férhoppning om langvarig
effekt

produkten hantera

kombinationer och .

behandlingskedjor

ARBETSMATERIAL UNDER UTVECKLING TI_-\/
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Kannetecken for precisionsmedicin och ATMP

» Precisionsmedicin — nar molekylar information styr behandlingsvalet
» Finns ingen enhetlig eller allmant accepterad definition av vad precisionsmedicin ar

» Med precisionsmedicin avser TLV (i detta arbete) produkter f6r diagnostik, behandling
och prevention som baseras pa den enskilde patientens molekylara profil |
> For ATMP finns en regulatorisk beskrivning: produkter som ar avsett for medicinskt bruk . C. _
hos méanniskor och anvander sig av genterapi, somatisk cellterapi eller vavnadsteknik Precisionsmedicin

> Det finns ett antal utmarkande drag som ar aterkommande for precisionsmedicinska
produkter och for ATMP; utmanar pa olika vis dagens system for halsoekonomisk
utvardering, betalning och finansiering

Utmarkande drag for precisionsmedicin och ATMP

» Testningsforfarande och tillhérande kostnader

« Sma patientpopulationer

« Stratifiering av patienter > komplexa behandlingsvagar
+ Kombination lakemedel och medicinteknisk produkt

« ’lrreversibilitet” (galler for ATMP)

» Stora osdkerheter

* Hoga kostnader

TLV
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Utvardering av produkter i kombinationer och

behandlingskedjor

Bakgrund och fragestallningar att besvara

Ett utmarkande drag for precisionsmedicin ar att molekylart baserade tester ar en integrerad
del i behandlingskedjan. Det &r dessutom vanligt forekommande att produkter anvands i
kombinationer eller i behandlingssekvenser.

Fragestallningar:
Hur och nar ska kostnaden av behandlingsprediktiva test inkluderas i en halsoekonomisk
utvardering av den efterféljande behandlingen?
Vilka ar de grundlaggande faktorerna som avgor vardet av behandlingsprediktiva tester som
ger information om vilket lakemedel som ska anvandas?
Bor TLV utveckla riktlinjer for hur den totala halsovinsten av kombinationsbehandlingar ska
delas upp pa de enskilda lakemedlen?

TLV
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Utvardering av produkter i kombinationer och

behandlingskedjor

Bakgrund och fragestallningar att besvara

Ett utmarkande drag for precisionsmedicin ar att molekylart baserade tester ar en integrerad 50 §
del i behandlingskedjan. Det &r dessutom vanligt forekommande att produkter anvands i
kombinationer eller i behandlingssekvenser.

Fragestallningar:
[- Hur och nar ska kostnaden av behandlingsprediktiva test inkluderas i en halsoekonomisk ]
utvardering av den efterfoljande behandlingen?
Vilka ar de grundlaggande faktorerna som avgor vardet av behandlingsprediktiva tester som
ger information om vilket lakemedel som ska anvandas?
Bor TLV utveckla riktlinjer for hur den totala halsovinsten av kombinationsbehandlingar ska
delas upp pa de enskilda lakemedlen?

Se nasta sidor l
TLV
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Hur och nar ska kostnaden av behandlingsprediktiva test inkluderas
| en halsoekonomisk utvardering av den efterfoljande behandlingen?

Beskrivning av situation

Ett nytt lakemedel (Lakemedel A) introduceras. Lakemedlet ger
effekt for vissa patienter som fatt diagnosen; de som har mutation X

Utan lakemedel A

Diagnos

’ BSC

Med lakemedel A

Diagnos

Behandlings-
— prediktivt
test

Mutation X

——

Ej mutation
X

Lakemedel A

BSC

Huvudsakliga poanger och slutsatser

> Nar introduktion av ett nytt malstyrt lakemedel innebar
att ett nytt test maste utforas, da ska kostnaden for
testet inkluderas vid utvarderingen av om lakemedlet ar
kostnadseffektivt.

> Hur stor testkostnad som ska inkluderas beror dels pa
den direkta testkostnaden per patient, dels pa hur
sannolikt det &r patienten har ratt mutation for att
lakemedlet ska ge god effekt. Ju lagre sannolikhet
desto dyrare att upptacka patienterna med ratt
mutation.

TLV
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Hur och nar ska kostnaden av behandlingsprediktiva test inkluderas
| en halsoekonomisk utvardering av den efterfoljande behandlingen?

Beskrivning av situation Huvudsakliga poanger och slutsatser
Ytterligare ett nytt lakemedel (Lakemedel B) introduceras. Aven > | denna situation behover inte nagon testkostnad
detta lakemedel ger bara effekt for de patienter som har mutation X inkluderas vid utvarderingen av lakemedel B.

> Detta for att lakemedel B ska jamféras med
lakemedel A i den hélsoekonomiska beréakningen.
Testkostnaden &r lika stor i bada armarna och tar

Utan lakemedel B darfor ut varandra.

—> Lakemedel A

Behandlings- ABENER2S

Diagnos | —>| prediktivt
test

Ej mutation X

— BSC

Med lakemedel B

—> | 3kemedel A

Mutation X

Behandlings- i
Diagnos | = | prediktivt —  Lakemedel B

test

Ej mutation X

— BSC

TLV
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Hur och nar ska kostnaden av behandlingsprediktiva test inkluderas
| en halsoekonomisk utvardering av den efterfoljande behandlingen?

Beskrivning av situation

Annu ett nytt lakemedel (Lakemedel C) introduceras. Lakemedlet

ger god effekt endast for de patienter som har en annan mutation,

namligen mutation Y

Utan lakemedel C

b
Behandlings- Mutation X
Diagnos | —>| prediktivt
test
Ej mutation X
—_
Med lakemedel C
Mutation X l_>
—_— Behandlings- |y sation v
Diagnos prediktivt
test
Ej mutation
XellerY I

Lakemedel A

BSC

Lakemedel A

Lakemedel C

BSC

Huvudsakliga poéanger och slutsatser

> Denna situation ar mer svarbedomd. Lakemedel C ska
inte jamforas med lakemedel A i den halsoekonomiska
berékningen eftersom det ar olika patientgrupper.

> Bedomningar maste goras i varje specifikt fall. Om

testet ar valetablerat och gors rutinartat behdver ingen
testkostnad inkluderas.

TLV
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Vilka ar de grundlaggande faktorerna som avgor

vardet av behandlingsprediktiva tester?

Bakgrund och fragestallningar att besvara

Ett utmarkande drag for precisionsmedicin ar att molekylart baserade tester ar en integrerad
del i behandlingskedjan. Det ar dessutom vanligt forekommande att produkter anvands i
kombinationer eller i behandlingssekvenser.

Fragestallningar:
Hur och nar ska kostnaden av behandlingsprediktiva test inkluderas i en halsoekonomisk
utvardering av den efterféljande behandlingen?
[- Vilka ar de grundlaggande faktorerna som avgor vardet av behandlingsprediktiva tester som]
ger information om vilket lakemedel som ska anvandas?
BoOr TLV utveckla riktlinjer for hur den totala hélsovinsten av kombinationsbehandlingar ska
delas upp pa de enskilda lakemedlen?

Huvudsakliga poéanger och slutsatser

» Vardet av ett behandlingsprediktivt test beror av hur kostnadseffektiva de efterféljande behandlingarna ar — detta skapar nya

utmaningar
TLV
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Utvardering av produkter i kombinationer och

behandlingskedjor

Bakgrund och fragestallningar att besvara

Ett utmarkande drag for precisionsmedicin ar att molekylart baserade tester ar en integrerad
del i behandlingskedjan. Det &r dessutom vanligt forekommande att produkter anvands i
kombinationer eller i behandlingssekvenser.

Fragestallningar:
Hur och nar ska kostnaden av behandlingsprediktiva test inkluderas i en halsoekonomisk
utvardering av den efterféljande behandlingen?
Vilka ar de grundlaggande faktorerna som avgor vardet av behandlingsprediktiva tester som
ger information om vilket lakemedel som ska anvandas?
[- Bor TLV utveckla riktlinjer for hur den totala halsovinsten av kombinationsbehandlingar ska ]
delas upp pa de enskilda lakemedlen?

Se nasta sida l
TLV
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Bor TLV utveckla riktlinjer for hur den totala halso-
vinsten av kombinationsbehandlingar ska delas upp?

Huvudsakliga poanger och slutsatser

>

>

Det ar angelaget att hitta satt dar féretagen har incitament och maojlighet att sdlja sina lakemedel till lagre pris nar de
anvands i kombination &n nar de anvands i monoterapi

Ett av problemen som maste l0sas &r hur det totala vardet av kombinationen ska delas upp mellan de olika lakemedlen.
TLV anser dock inte att det ar myndighetens uppgift att géra detta, utan att det bor l6sas genom forhandlingar mellan

foretagen.

TLV
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Extra varden av behandlingen — vad inkluderas |
beddmningen?

Bakgrund och fragestallningar att besvara

Raraklerstika som skapar utmaningar

Det finns en pagaende diskussion och argumentation kring huruvida traditionell halsoekonomisk
metod fangar alla viktiga varden forknippade med medicinska behandlingar Metode T heaskononika i ersekie

Metoder fér betalning

Fragestallningar:

* Vilken patientnytta ar extra tydlig for precisionsmedicin och ATMP?

* Vad ar viktigt att beakta innan nya vardeaspekter inkluderas i den héalsoekonomiska
utvarderingen och beaktas i beslut och rekommendationer?

Huvudsakliga poanger och slutsatser

> TLV anser att det viktigaste att fanga ar de tva aspekter som QALY:s mater: behandlingarnas effekt pa halsorelaterad livskvalitet
och livslangd relativt behandlingsalternativen

> Om en aspekt ar viktig och etiskt rimlig att ta hansyn till sa bor den inkluderas oavsett om det ar en precisionsmedicinsk teknologi
eller ATMP eller inte

> Det storsta hindret for att fanga vardet av precisionsmedicin och ATMP kommer att vara avsaknad av evidens for relativ klinisk nytta

> TLV beskriver och diskuterar de forslag som finns men drar i detta arbete inte ndgra slutsatser om det finns skal att inkludera nya
aspekter i beslutsfattandet eller vilka aspekter som i s& fall skulle vara relevanta



R/ 777NN
Hur kan vi beskriva och hur kan vi hantera
osakerheter?

Bakgrund och fragestallningar att besvara

<arakleristika som skapar utmaningar

Den storsta utmaningen med att géra halsoekonomiska utvarderingar kommer att vara bristen
pa evidens for att kunna géra bedomningar av halsovinsten pa lang sikt. Sma
patientgrupper paverkar evidensnivan. :

Metoder for betalning

HHHHHH

Fragestallningar:

« Vad menar vi med osékerheter och vilka typer av osékerheter ar det viktigt att skilja pa?

« Vad ska ligga till grund for val av niva av subgruppsanalyser vid utvarderingar? Vilken
evidens finns for olika subgrupper?

« Hur kan den beraknade kostnaden per vunnen QALY aterspegla genuin osakerhet, det vill
saga faktorer som det inte gar att gora nagra evidensbaserade antaganden om, som till
exempel varaktigheten av effekt for ATMP?

» Finns det skal att acceptera storre osdkerhet i vissa situationer &n i andra? Finns det darfor
skal att skatta konsekvenserna for patienterna av att avvakta med en behandling? Hur kan
detta i sa fall goras?

TLV
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Hur kan vi beskriva och hur kan vi hantera
osakerheter?

Bakgrund och fragestallningar att besvara

<arakleristika som skapar utmaningar

Den storsta utmaningen med att géra halsoekonomiska utvarderingar kommer att vara bristen
pa evidens for att kunna géra bedomningar av halsovinsten pa lang sikt. Sma
patientgrupper paverkar evidensnivan. :

Metoder for betalning

HHHHHH

Fragestallningar:

« Vad menar vi med osékerheter och vilka typer av osékerheter ar det viktigt att skilja pa?

« Vad ska ligga till grund for val av niva av subgruppsanalyser vid utvarderingar? Vilken
evidens finns for olika subgrupper?

« Hur kan den beraknade kostnaden per vunnen QALY aterspegla genuin osakerhet, det vill
saga faktorer som det inte gar att gora nagra evidensbaserade antaganden om, som till
exempel varaktigheten av effekt for ATMP?

» Finns det skal att acceptera storre osdkerhet i vissa situationer &n i andra? Finns det darfor
skal att skatta konsekvenserna for patienterna av att avvakta med en behandling? Hur kan
detta i sa fall goras?

Se nasta sida l
TLV
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Vad menar vi med osakerheter och vilka typer av
osakerheter ar det viktigt att skilja pa?

Huvudsakliga poanger och slutsatser

> Generellt kan vi inte forvanta oss mer precisa skattningar av kostnad per vunnen QALY (ICER)

> Viktigt att skilja pa osakerheter i skattad ICER och osékerheten om huruvida ICER ligger 6ver eller under den niva
beslutsfattaren anser rimlig

Grans for vad beslutsfattaren
bedémer som rimligt

* Hog precision i skattad ICER
+ Skattad ICER vid grans for rimlig

|
|
kostnad | « Lag precision i skattad ICER
= Stor beslutsosakerhet | + Skattad ICER éver grans for rimlig
\ : kostnad
iy - Liten beslutsosakerhet

« Lag precision i skattad ICER
+ Skattad ICER under grans for I
rimlig kostnad :
- Liten beslutsosakerhet |
I
|
I

b

: : ; ; | Kostnad per
1 1 1 1 1 i : i * vunnen QALY
(ICER)

TLV
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Hur kan vi beskriva och hur kan vi hantera
osakerheter?

Bakgrund och fragestallningar att besvara

<arakleristika som skapar utmaningar

Den storsta utmaningen med att géra halsoekonomiska utvarderingar kommer att vara bristen
pa evidens for att kunna géra bedomningar av halsovinsten pa lang sikt. Sma
patientgrupper paverkar evidensnivan. :

Metoder for betalning

HHHHHH

Fragestallningar:

« Vad menar vi med osékerheter och vilka typer av osékerheter ar det viktigt att skilja pa?

« Vad ska ligga till grund for val av niva av subgruppsanalyser vid utvarderingar? Vilken
evidens finns for olika subgrupper?

« Hur kan den beraknade kostnaden per vunnen QALY aterspegla genuin osakerhet, det vill

séga faktorer som det inte gar att gdra nagra evidensbaserade antaganden om, som till Se nasta sida
exempel varaktigheten av effekt for ATMP?

» Finns det skal att acceptera storre osdkerhet i vissa situationer &n i andra? Finns det darfor
skal att skatta konsekvenserna for patienterna av att avvakta med en behandling? Hur kan
detta i sa fall goras?

TLV
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Vad ska ligga till grund for val av niva av subgrupps-
analyser vid utvarderingar?

Huvudsakliga poanger och slutsatser

> Manga ganger kommer det vara rimligt att gora separata berakningar for mindre subgrupper, baserat pa faktorer vi vet
skiljer: prognos, jamforelsealternativ, etc.

> Data pa effektskillnaden mellan lakemedlet och standardbehandlingen kommer dock ofta inte att vara tillrackligt
finfordelad for att gora olika antaganden for olika subgrupper

TLV
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Hur kan vi beskriva och hur kan vi hantera
osakerheter?

Bakgrund och fragestallningar att besvara

<arakleristika som skapar utmaningar

Den storsta utmaningen med att géra halsoekonomiska utvarderingar kommer att vara bristen
pa evidens for att kunna géra bedomningar av halsovinsten pa lang sikt. Sma
patientgrupper paverkar evidensnivan. :

Metoder for betalning

HHHHHH

Fragestallningar:

« Vad menar vi med osékerheter och vilka typer av osékerheter ar det viktigt att skilja pa?

« Vad ska ligga till grund for val av niva av subgruppsanalyser vid utvarderingar? Vilken
evidens finns for olika subgrupper?

.\

Hur kan den beraknade kostnaden per vunnen QALY aterspegla genuin osakerhet, det vill h
saga faktorer som det inte gar att gora nagra evidensbaserade antaganden om, som till
exempel varaktigheten av effekt for ATMP?

» Finns det skal att acceptera storre osdkerhet i vissa situationer &n i andra? Finns det darfor
skal att skatta konsekvenserna for patienterna av att avvakta med en behandling? Hur kan
detta i sa fall goras?

J

Se nasta sida l
TLV
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Hur kan vi beskriva och hur kan vi hantera

osakerheter — specifikt for ATMP?

Huvudsakliga poanger och slutsatser

Det finns olika tillvagagangssatt for att lata osakerheten synas och aterspeglas i den halsoekonomiska berakningen
> Ett sétt ar att lagga till worst- och best-case scenario, som foreslas av Institute for Clinical and Economiv Review foreslar
> Ett annat satt ar att lata grundberakningen aterspegla att det finns en sannolikhet for olika utfall
> | situationer med genuin osakerhet om halsovinst pa lang sikt (till exempel vid ATMP) kan ett tillvagagangssatt vara att
lata grundberakningen aterspegla sannolikheten for olika utfall.
> Exempelvis: snarare an att i base-case anta att varaktigheten ar 10 ar, sa aterspeglar base-case ett genomsnitt av
olika ICERs dar varaktigheten av effekten antar 5, 10, 15 och 20 ar
» HOjd diskonteringsréanta har foreslagits som en annan metod for att hantera den 0kade osékerheten med ATMP.
» TLV rekommenderar dock inte detta

Beroende pa situation kan det vara rimligt for det offentliga att acceptera olika grad av osékerheter for ATMP

» Det bor darfor spela roll vad konsekvensen av att vanta med behandling ar; det finns skal for att utveckla en metod for
att systematiskt beskriva konsekvensen

TLV
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Utmarkande drag for ATMP

> ATMP ar engangsbehandlingar, for vilka priset vanligen ar satt utifran ett antagande
om mycket god och langvarig halsovinst

> Ur ett betalarperspektiv ar det framst tva utmaningar som maste hanteras for dessa
lakemedel
« Irreversibilitetsproblemet uppstar som en konsekvens av att betalningen inte kan
avslutas om lakemedlet inte visar sig ha sa god och langvarig effekt som behovs for
att motivera priset
« Budgetproblemet bestar i att regionerna kan ha svart att ha rad med behandlingarna
har och nu aven om lakemedlet sannolikt &ar langsiktigt kostnadseffektivt.

» Om utmaningarna inte hanteras kan det leda till en icke-rationell anvandning (OGver- eller
underanvandning) av lakemedlen

For illustrativa exempel, se néastféljande sidor

R
TLV
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lllustration av “irreversibilitetsproblemet™ 1(2)

Om utfallet blir som forvantat

ATMP e, 4
Engangsbehandling med el
en engangskostnad .
Total kostnad: 20 miljoner kr
ATMP
0,2
«-- Kostnad:
20 miljoner kr
_ Ar efter
10 40 behandlingsstart
Kontinuerlig Livs- |
behandling kvalitet
Samma forvantade kostnad
och halsovinst som ATMP Total kostnad: 20 miljoner kr
Kontinuerlig behandling
0,9
Kostnad:
500 000 kr per ar
! |
( )
000000000000000000000000000B000000000008; ~ Ar efter

40 > behandlingsstart

TLV
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lllustration av irreversibilitetsproblemet 2(2)

Om effekten forsvinner efter 10 ar

ATMP

r N

. ) Livs-
Enganqsberll(anfllng med kvalitet Standardbehandling sitts
en engangskosina in p.g.a. effekt har avtagit
Total kostnad: 20 miljoner kr +
ATMP kostnad for standardbehandling
0.9 : Standardbehandling
: i
| |
| |
| |
| |
IllllllllllllllllllllllIII Ar efter
10 40 > behandlingsstart
Kontinuerlig Livs- |
behandling vl Standardbehandling sitts
Samma férvantade halsovinst in p.g.a. effekt har avtagit
som ATMP Total kostnad: 5 miljoner kr +
0o Kontinuerlig behandling / kostnad for standardbehandling

Standardbehandling

IIDII000000000(seeenessneneEEEnanEEEEED ‘ﬁrﬁﬂe;
” behandlingsstart

"’ K TLV
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Hur identifiera och hantera utmaningarna med ATMP

Huvudsakliga poéanger och slutsatser

» Utmaningarna bor hanteras genom att
+ |ata osékerheterna aterspeglas i den halsoekonomiska utvarderingen,
I kombination med att
« utredaoch prova mojligheternatill betalningsmodeller dar kostnaden sprids ut 6ver ett antal ar och betingas pa
faktiskt halsoutfall

For illustrativa exempel, se néastféljande sidor

EEE——)
TLV
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Hur identifiera och hantera utmaningarna med ATMP

| den aktuella situationen: Vilka ar Vilka
osakerheterna om behandlingen osakerheter
kommer att vara kostnadseffektiv i kan/vill vi

klinisk praxis? hantera?
Osakerhet kopplad till kliniskt utfall

. Andel av patienterna som far
respons av behandlingen

. Effekten relativt andra tillgéngliga
alternativa behandlingar

. Varaktighet av effekten
Marknadsmassig osékerhet

. Andra kommande alternativa
behandlingar

«  Prisférandringar pa
jamfdrelsealternativet

@ G

/ Olika typer av betalningsmodeller

/v . Finansiella modeller i

. Utfallsbaserade modeller I

: . Kliniska =
Vad kan hanteras i g e e
. *  Marknadsbaserade [Boclee. o« . oW o« .
betalningsmodell? e e C o e e

N v

£

H i st i

i’* g {miickat okl s
o

i o,

Forutsattningar
. Maojligheter att teckna avtal?
. Mojligheter till uppfoljning?

Vad kan aterspeglas i

den halsoekonomiska

utvarderingen?
\\ Olika metoder for att aterspegla osékerheter i

halsoekonomisk utvardering

. Worst case-/best case-scenarier

. Viktat genomsnitt av ICER
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Hantering av osakerheter vid engangsbehandling som
prissatts med forhoppning om langvarig effekt

Bakgrund och fragestallningar att besvara

Karakteristika som skapar utmaningar

Behovet av betalningsmodeller kan uppsta i situationer dér betalaren och lakemedelsféretaget
inte & 6verens om vad ett rimligt pris for ett visst lakemedel &r, utifrdn aktuell kunskap om e TR e
lakemedlets halsovinst :

Metoder for betalning

Fragestallningar:

* Vilka risker kan olika typer av betalningsmodeller hantera?

« Vilka erfarenheter finns fran andra lander av anvandning av utfallsbaserade
betalningsmodeller?

.* Vilka betalningsmodeller skulle potentiellt vara anvandbara for ATMP? y

* Hur bor utfallsbaserade betalningsmodeller vara utformade for att effektivt minska betalarens
risk? Vilka forutsattningar maste vara pa plats for att betalningsmodellerna ska vara moéjliga
att tillampa i Sverige?

Se nasta sida l
TLV
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Hantering av osakerheter vid engangsbehandling som
prissatts med forhoppning om langvarig effekt

Huvudsakliga poanger och slutsatser

>

En betalningsmodell kan ha olika syften for betalaren: hantera osékerhet om kostnadseffektivitet, hantera variation mellan
patientgrupper i halsovinst eller dosering och/eller hantera stor budgeteffekt.

» Olika betalningsmodeller uppfyller olika syften

En utfallsbaserad betalningsmodell later kostnaden for lakemedlet vara beroende av vilken halsovinst som lakemedlet ger.
Halsovinsten uppskattas med hjalp av ett visst forutbestamt utfall.

> Modellen ar i teorin ett effektivt satt att minska betalarens risk — sarskilt for hogt prissatta engangsbehandlingar
» Att betalarens risk minskar 6kar i sin tur sannolikheten for tillgangliggérande av behandlingen

Det finns exempel fran andra lander pa avtalslésningar som baserar sig pa utfallsbaserade betalningsmodeller; det ar svart att
bedoma i vilken utstrackning dessa varit framgangsrika

Det finns idag flera utmaningar forknippade med implementering av utfallsbaserade betalningsmodeller
» En central utmaning ar begransningar i att observera och mata de relevanta utfallen

» Enannan ar otydlighet kring de faktiska mdéjligheterna for det offentliga att formulera avtal som ar tillrackligt tydliga
och inte [amnar utrymme for tolkningar om vilket halsoutfall som leder till vilken betalning

TLV:s beddmning ar att utfallsbaserade betalningsmodeller med delbetalningar och férhallandevis lang uppféljningstid ar
den modell som har storst relevans for ATMP, och att den bor provas pa faktiska produkter
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Hantering av osakerheter vid engangsbehandling som
prissatts med forhoppning om langvarig effekt

Bakgrund och fragestallningar att besvara

Karakteristika som skapar utmaningar

Behovet av betalningsmodeller kan uppsta i situationer dar betalaren och lakemedelsforetaget
inte & 6verens om vad ett rimligt pris for ett visst lakemedel &r, utifrdn aktuell kunskap om e TR e
lakemedlets halsovinst .

Metoder for betalning

Fragestallningar:

* Vilka risker kan olika typer av betalningsmodeller hantera?

« Vilka erfarenheter finns fran andra lander av anvandning av utfallsbaserade
betalningsmodeller?

» Vilka betalningsmodeller skulle potentiellt vara anvandbara for ATMP?

* Hur bor utfallsbaserade betalningsmodeller vara utformade for att effektivt minska betalarens
risk? Vilka forutsattningar maste vara pa plats for att betalningsmodellerna ska vara moéjliga
att tillampa i Sverige?

Se nasta sida l
TLV
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FOordjupning: Utfallsbaserade betalningsmodeller —
mojligheter och utmaningar

Huvudsakliga poanger och slutsatser

> Enligt den vardebaserade prissattningsmodellen behover en utfallsbaserad betalningsmodell utgéa fran skillnaden i faktiskt
hélsovinst gentemot standardbehandlingen. Detta kan vara utmanande att faststalla

> Om avtals- eller uppfoljningstid ar betydligt kortare an antalet ar det nya lakemedlet forvantas ge héalsovinster ar det
svarare att tdcka en vasentlig del av osékerheten

» For att en begransad avtals- eller uppfdljningstid ska kunna ge en vasentlig riskminskning for betalaren behdver det finnas en
prediktor som ger en tydlig indikation pa vilken effekt patienten kommer att fa av lakemedlet i framtiden. Denna bor lasas av
i slutet av avtals-/uppféljningstiden och knytas till storleken pa betalningen

For illustrativa exempel, se néastféljande sidor

R
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Betalningsmodell baserad pa éverlevnad dar hela
betalningen gjord efter 5 ar

Beskrivning av situation Huvudsakliga poanger och slutsatser
> Ett matt pa betalarens risk ar: Hur
Uppfolining avslutas stor halsovinst behdvs efter att hela
10- ; betalningen skett for en patient for att
| : produkten ska vara kostnadseffektiv?
o
> > En betalningsmodell utformad for att minska
S betalarens risk ska bedémas efter vad som
- hander om utfallet blir samre an férvantat.
[} !
5 0,51 Alternativ !
e behandling !
o) 1
©
[
<
0 10 20 30

Ar efter behandlingsstart

TLV



7777~ N NNNNANNNNNNNNNNNNNNNN

Kort uppfoljning kan ge effektiv riskminskning, om det
ar | borjan effektfordelen riskerar att forsvinna

Beskrivning av situation Huvudsakliga poanger och slutsatser

> Hur stor betalarens risk ar, beror ocksa
pa hur sannolikheten for att effekten

Uppfdljning avslutas 0 .. .
, Gradvis 5kande risk att ska kvarsta utvecklas over tid

I
. effekt avtar. Kort uppféljning ger
inte effektiv riskminskning

Hog risk forsta aret pga. att vissa inte
responderar alls, sedan lag risk. Kort
avtal ger effektiv riskminskning

Arlig risk att patienten
inte far effekt, %

0 5 10 15
Ar efter behandlingsstart
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Utfallsbaserade avtalsmodeller — vad ar viktigt att
tanka pa?

>
>

Y VY

Vilken risk ar det som ska reduceras?

Hur manga QALY maste realiseras i klinisk praxis efter uppfoljningstidens slut for att
|lakemedlet ska ha en rimlig kostnad per QALY?

Vad vet vi om sannolikheten att effekten forsvinner, och hur den forandras over tid?
Surrogatmatt:

> Finns det nagot utfallsmatt som &r en bra prediktor/surrogatmatt for den langsiktiga effekten
pa det harda utfallsmatt som avgor patientens halsovinst?

> Realiseras effekten — eller franvaron av effekt — pa surrogatmattet inom uppféljningstiden?
> GoOrs matningar av surrogatmattet rutinmassigt eller beh6vs sarskilda undersékningar?
> Finns data om surrogatmattet tillgangliga i allmant tillgangliga halsoregister?

Om inte bra surrogatmatt finns, kan en patients behov av annan behandling eller férekomst av
annan diagnos anvandas som utfall som styr betalning?

Har ett avtal, utifran de givna forutsattningarna, mojlighet att fa en acceptans och hog efterlevnad
| regionerna?
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Vara forslag pa nasta steg

V V V V V

Fortsatt utveckling av halsoekonomiska metoder for precisionsmedicin och ATMP, med fokus pa:
» Halsoekonomisk utvardering av diagnostiska tester som en del i en behandlingskedja — hur kan dessa férenklas och
hallas aktuella?
« Utveckla metoder for hur osakerheter om vad som hander pa lang sikt ska aterspeglas i den halsoekonomiska
utvarderingen
« Utreda mdjlighet att berakna och redovisa QALY-forlust

Fortsatt utveckling av forutsattningar for implementering av utfallsbaserade betalningsmodeller for ATMP
« Utvecklade mdgjligheter till uppfoljning
« Utreda mojligheterna for det offentliga att teckna avtal baserat pa betalningsmodeller
» Fortsatt samverkan TLV/regionerna inom pilotprojekt

Starkta forutsattningar for regionerna att utveckla betalningsmodeller for ATMP

Fortsatt utveckling av metoder for prissattning och betalning for lakemedel som anvands i kombinationer
Nya vardeaspekter: anhoriga vardgivares livskvalitet har storst forutsattningar att kunna fangas med data
Starka samarbeten genom befintliga strukturer for samverkan pa nationell niva

Delta i och starka internationella samarbeten inom halsoekonomisk utvardering och férhandling
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