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Forord

Det sker en positiv utveckling dar allt fler lakemedel vid svara sjukdomar utvecklas
och blir tillgangliga p&d marknaden. Det kan innebara viktiga
behandlingsmdéjligheter for patienter som saknar behandling eller dar behandling
inte fungerar tillfredsstallande.

TLV fick i juni 2022 ett regeringsuppdrag att foresla och analysera hur patienters
tillgang till lakemedel vid sallsynta halsotillstand kan stéarkas.

Denna delrapport beskriver TLV:s tolkning av uppdraget. Rapporten beskriver dven
en kartlaggning av myndighetens tidigare utredningar och bedomningar av
ldkemedel vid sillsynta hélsotillstdnd. Kartlaggningen ger en fordjupad bild av
tillgangligheten till dessa lakemedel.

Uppdraget slutrapporteras i september 2023.

Agneta Karlsson
Generaldirektor, TLV

Tandvérds- och lakemedelsformansverket, TLV, ar en statlig myndighet som ska verka for en
andamalsenlig och kostnadseffektiv ldkemedelsanvindning och tandvérd, god tillgdnglighet till
lakemedel i samhillet och en vil fungerande apoteksmarknad. TLV beslutar om pris och subvention av
lakemedel och forbrukningsartiklar inom likemedelsforméanerna, regler for apoteksmarknaden och
apotekens handelsmarginal samt hogkostnadsskydd och referenspriser for tandvérd. Vi tar ocksé fram
hiélsoekonomiska bedémningar av slutenvardslikemedel och medicinteknik. Att utva tillsyn enligt
lagen (2002:160) om ldkemedelsforméner m.m. ingér dven i myndighetens uppdrag.
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Sammanfattning

Nya ldkemedel kan innebara viktiga behandlingsmojligheter for patienter med svéra
sallsynta hilsotillstdnd som tidigare saknat behandling. Allt fler lakemedel for
behandling av sillsynta hilsotillstdnd blir tillgangliga for svenska patienter — den
senaste tioarsperioden har antalet sidana lakemedel som haft forsaljning pa den
svenska marknaden fordubblats.

TLV har ett regeringsuppdrag att analysera olika handlingsviagar som utvecklar
tillgangen till lakemedel for behandling av sdllsynta halsotillstdnd. Lakemedel mot
sdllsynta hilsotillstand kan vara en utmaning for samhallet da de ofta har ett
mycket hogt pris och effekten inte alltid ar tydlig. Det finns idag dven en bild av att
lakemedel mot sillsynta halsotillstdnd inte blir tillgangliga for svenska patienter i
tillracklig utstrackning eller jamfért med andra lander.

TLV tolkar uppdraget som att det finns skal att gora storre skillnader dn idag mellan
olika typer av situationer och ldkemedel i utredning och beslut om pris och
subvention. TLV:s bedomning ar att tillgdngen till vissa — men inte alla — ldkemedel
vid sillsynta halsotillstind behover utvecklas, eftersom det finns variationer vad
giller behov, behandlingsnytta och tillgang till behandlingsalternativ. Fullstandig
eller omedelbar tillgéng till godkdnda lakemedel for sallsynta halsotillstdnd ar inte
en rimlig forvantan och inte nodvandigt ur ett patientperspektiv. Det blir darfor
viktigt att hitta satt att identifiera ldkemedel som har hog angeldgenhetsgrad och
stor patientnytta. I uppdragsdirektivet framgar att de forslag TLV lamnar inte far
innebara hogre totala lakemedelskostnader for staten. Eftersom en okad tillgéng till
lakemedel vid sillsynta hilsotillstdand kan innebéra hogre ldkemedelskostnader,
behover TLV ockséa analysera hur kostnader kan ddmpas.

For en fordjupad forstéaelse av tillgiangligheten till l1akemedel mot séllsynta
halsotillstand har TLV kartlagt de siarlikemedelsarenden som myndigheten
handlagt mellan 2015 och 2022. Det giller badde formansansokningar hos TLV och
kliniklakemedel som TLV analyserat pa uppdrag av NT-radet. Kartlaggningen visar
att en stor andel nya sarlikemedel omfattas av formanerna eller av nationella
rekommendationer for anviandning i slutenvarden: omkring tva tredjedelar av
utredda sarldkemedel fick bifall till subvention fran TLV eller positiv
rekommendation frdn NT-radet. Bland de sarlikemedel som TLV avslagit
forménsansokan for, har det for en betydande andel forekommit viss forsaljning, till
foljd av att enskilda regioner har valt att anvanda lakemedlen.

TLV och NT-radet tillater en hogre kostnad om tillstdndet har en hogre
svarighetsgrad, och dessutom under vissa forutsattningar en dnnu hogre kostnad
vid ett sallsynt tillstdnd. Trots det har manga siarldkemedel, utifran det pris (AUP)
som foretaget har valt att ansdka om, en betydligt hogre kostnad per vunnen QALY
an vad TLV och NT-radet normalt accepterar. I manga fall har detta hanterats
genom forhandling mellan regioner och foretag, dar ett avtal om aterbaring
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tecknats. Sddana avtal kan innebdira att den faktiska kostnaden for behandlingen
hamnar pé en rimlig niva och att TLV darmed kan bifalla forménsansokan.

Bland de siarliakemedel som TLV har kartlagt forekommer stora variationer i savil
kostnad, patientnytta och svarighetsgrad for tillstindet som lakemedlet ar avsett att
behandla, som storleken pa patientgruppen som ar aktuell for behandling. Det
forefaller som att 1akemedel for riktigt sma patientgrupper i lagre utstrackning far
ett bifallsbeslut vid formansansokan.

Kartlaggningen visar att &ven om dagens system i manga delar fungerar vil, finns
omraden som behover utvecklas. Under den aterstdende uppdragstiden kommer
TLV utreda atgarder som skulle kunna antingen starka tillgangen till

angeldgna lakemedel vid sillsynta hilsotillstand eller anviandas for 6kad
kostnadskontroll. Forslagen baserar sig pa lardomar fran kartliggningen, dialog
med berorda aktorer sdsom regioner, foretag och patientforetradare, liksom
erfarenheter och arbetssitt i andra lander. TLV kommer analysera de mest
relevanta forslagen mer ingdende, exempelvis nar det galler genomforbarhet och
effekt pa tillgdnglighet i relation till bland annat juridiska och etiska aspekter och
konsekvenser for olika aktorer. Darefter kommer TLV utveckla forslag till
handlingsvagar genom att kombinera de olika atgarderna.
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Termer och begrepp

Alternativkostnad — den alternativa anvandning av en resurs som man gar miste
om genom att vilja ett visst handlingsalternativ.

ATC (Anatomical Therapeutic Chemical Classification) - ett system som
anvands for klassificering av l1akemedel. ATC-systemet bestar av 14 huvudgrupper,
dar lakemedlet placeras utifran dess huvudindikation.

A Matsmaltningsorgan och amnesomsattning

B Blod och blodbildande organ

C Hjarta och kretslopp

D Hudpreparat

G Urin- och konsorgan samt konshormoner

H Systemiska hormonpreparat, exkl. konshormoner och insuliner

J Antiinfektiva medel for systemiskt bruk

L Tumorer och rubbningar i immunsystemet
- Lo1 Medel som himmar tumorvaxt

M Rorelseapparaten

N Nervsystemet

P Antiparasitira, insektsdodande och repellerande medel
R Andningsorganen

S Ogon och 6ron

V Varia

ATMP - avancerade terapier eller avancerade terapilakemedel/terapiprodukter
(engelska: "advanced therapy medicinal products”) innefattar genterapier,
somatiska cellterapier och viavnadstekniska produkter.

AUP - apotekens utforsiljningspris. AUP aterspeglar generellt kostnaden for ett
ldkemedel utan den kostnadsminskning som aterbaring fran eventuellt avtal ger.

Begriansad subvention — subvention for endast ett visst anvindningsomréade
eller en viss patientgrupp.

EMA (European Medicines Agency) — Europeiska likemedelsmyndigheten,
vars uppgift ar att godkdnna och 6vervaka lakemedel i EU.

Generell subvention - likemedel som ar subventionerat for hela dess
anvandningsomrade.

Grundscenario — utfallet av en halsoekonomisk vardering (vunna QALYs,
kostnader, kostnad per QALY) baserat pa de parameterviarden som anses som

troligast

ICER (Incremental cost effectiveness ratio) — se Kostnad per vunnen QALY
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Incidens — antal personer som insjuknar i en sjukdom under en tidsperiod,
exempelvis ett ar.

Indikation — med godkind indikation menas det sjukdomstillstaind som far
behandlas med ett ldkemedel enligt godkdnnande av Lakemedelsverket eller den
europeiska motsvarigheten, EMA.

Kliniklakemedel — likemedel som upphandlas av regionerna och ges till
patienten pa sjukhus eller annan hilso- och sjukvardsinrattning.

Kliniklikemedelsuppdraget — pa uppdrag av regeringen genomfor TLV
hélsoekonomiska bedomningar av kliniklakemedel. Bedomningarna gors av
lakemedel som utses av NT-radet. De hilsoekonomiska bedomningarna ar avsedda
att anvandas som stod till NT-radets rekommendationer till regionerna rorande
anvandning av likemedlet.

Kostnad per vunnen QALY - ett matt som stéller skillnaden i kostnad mellan
tva behandlingsalternativ i relation till skillnaden i halsa (matt i termer av
kvalitetsjusterade levnadsar, QALY). En engelsk forkortning for detta matt ar ICER,
incremental cost effectiveness ratio.

Kvalitetsjusterade levnadsar (QALY) — ett métt pa halsa som fangar bade
livslangd och halsorelaterad livskvalitet

Likemedelsforman — ett likemedel som ingar i lakemedelsférménerna ar
subventionerat och ingar i hogkostnadsskyddet vilket begransar hur mycket en
kund behé6ver betala for sina ladkemedel.

Marknadsfunktionen — Regiongemensam funktion inom samverkansmodellen
for 1akemedel som ansvarar bland annat f6r koordinering av
trepartsoverlaggningar, marknadsbevakning och regiongemensam férhandling och
upphandling

NT-radet — Rédet for nya terapier, en expertgrupp med representanter for
Sveriges regioner. NT-radet utser de kliniklakemedel TLV ska utvardera och har
mandat att ge rekommendationer till landets regioner om anvindning av vissa nya
lakemedel.

Prevalens — den andel individer i en population som har en sjukdom eller ett givet
tillstand

Receptlikemedel — likemedel som forskrivs pa recept och hamtas ut av
patienten pa oppenvardsapotek

Regionernas samverkansmodell for likemedel — samarbete mellan
regionerna i syfte att d&stadkomma samordnad, jamlik och kostnadseffektiv tillgdng
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till lakemedel. Innefattar bland annat NT-radet och funktioner for
marknadsbevakning och forhandling, horisontspaning och uppf6ljning.

Subvention — den del av kostnaden for ett likemedel, en tandvardsatgird eller en
forbrukningsartikel som det offentliga betalar

Sillsynt hilsotillstand - ett tillstind med lag prevalens - som vigledning kan
forekomst hos farre dn 5 av 10 000 invanare anses som lag prevalens

Sarlidkemedel — i denna rapport anviands begreppet siarlikemedel for lakemedel
med forsiljningsgodkidnnande i EU som ar avsedda for att behandla sallsynta
halsotillstand och uppfyller kraven i EU:s regelverk for detta (Forordning (EG) nr
141/2000 om sarldkemedel)

Siarlikemedelsstatus — likemedel som enligt beslut av EMA uppfyller kraven
som anges av siarlakemedelsregelverket (Férordning (EG) nr 141/2000 om
sarlakemedel)

Trepartsoverliaggning - en gemensam dialog dar regionerna, foretag och TLV
traffas tillsammans och diskuterar ett drende. Kan resultera i en
sidooverenskommelse mellan regioner och foretag, som kan innebéra att kostnaden
for behandlingen sianks eller osdkerheten minskar

QALY (Qality adjusted life years) — se kvalitetsjusterade levnadsar
Aterbiiring — en form av ersittning som betalas ut i efterhand. I Sverige betalar

lakemedelsforetagen aterbaring till regionerna utifrdn vad som anges i
sidooverenskommelserna. Bendmns internationellt ofta som rabatt.
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1 Inledning

1.1 TLV:s uppdrag om lakemedel for behandling av
sallsynta sjukdomar

Denna delrapport syftar till att presentera TLV:s tolkning av regeringsuppdraget att
analysera och utveckla forslag pa hur tillgangen till lakemedel vid sallsynta
halsotillstand kan starkas, TLV:s malsiattning med arbetet, samt den metod TLV
anvander for uppdraget.

Rapporten redovisar ocksa resultat fran den kartlaggning som TLV gjort av tidigare
formansbeslut och utvarderingar kring likemedel vid sillsynta hilsotillstand.
Kartlaggningen ger en bild av hur lakemedel for behandling av sallsynta
halsotillstand hanterats tidigare och ar darmed en viktig grund for det fortsatta
arbetet med att foresld handlingsvagar for en utvecklad tillgang. Slutligen syftar
delrapporten till att beskriva nista steg i arbetet inom regeringsuppdraget.

1.1.1 TLV har i uppdrag att analysera och féresla hur tillgang till lakemedel
vid sallsynta sjukdomar kan starkas

Regeringen har gett TLV i uppdrag att analysera olika handlingsviagar som utvecklar

tillgangen till l1akemedel for behandling av sillsynta sjukdomar, samt utreda och

identifiera eventuella omraden inom vilka det finns behov av

forfattningsandringar'. Utgdngspunkten for arbetet ska bygga pa en analys av

patienternas tillgang till lakemedel for behandling av séllsynta sjukdomar.

TLV ska:

e systematiskt kartldgga och f6lja upp subventionsbesluten for lakemedel for
behandling av sillsynta sjukdomar under de senaste &ren for att f4 en
heltackande kartlaggning av hur dessa lakemedel hanteras,

e analysera forutsdattningarna och konsekvenserna av ett delvis forandrat
forhallningssatt i subventionsbeslut om liakemedel for behandling av
sallsynta sjukdomar i syfte att utveckla tillgangen,

e se over nuvarande regelverk for beslutsfattande kring lakemedel for
behandling av sillsynta sjukdomar,

e utreda hur kriterier sdsom forsiljningsvolym eller patientantal generellt bor
paverka vilket pris, vilken osdkerhet och vilken behandlingskostnad som
accepteras for ett likemedel, samt

e se over hur forutsiattningarna for anvandning av betalningsmodeller kan
utvecklas.

TLV ska, i likhet med 6vrigt arbete pa omradet, bland annat beakta patienternas
tillgang till behandling och jamlik vard 6ver hela landet och den etiska plattformen
for prioriteringar som géller inom halso- och sjukvarden, det vill sdga

1Socialdepartementet: Uppdrag att analysera och foresla hur patienternas tillgang till likemedel for behandling av
séllsynta sjukdomar kan stirkas. Diarienummer S2022/03077
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manniskovardesprincipen, behovs- och solidaritetsprincipen och
kostnadseffektivitetsprincipen. En forutsattning for uppdraget ar att TLV:s
samlade forslag till handlingsvagar inte ska ge staten 6kade kostnader for
ldkemedel jamfort med dagens system.

1.1.2 TLV:s tolkning av uppdraget

TLV tolkar uppdraget som att det kan finnas skal att gora skillnad mellan olika
situationer eller 1akemedel i utredning av och beslut om pris och subvention. Detta
kraver en noggrann analys av konsekvenserna av sddana skillnader, bland annat
med avseende pa etiska och juridiska aspekter.

“Tillgéng till 1ikemedel” tolkar TLV som att likemedel bekostas av det offentliga,
vilket ar en viktig forutsattning for jamlik tillgang for patienter. Utredningen
fokuserar pa lakemedel som hanteras genom formansansokan och de atgirder som
TLV forfogar 6ver. Likemedel som rekvireras till sjukvirden kommer dock att inga i
kartlaggning och konsekvensanalys, eftersom dessa utgor en stor andel av alla
ldakemedel for sillsynta hélsotillstdnd. TLV:s utredning inkluderar inte nagon analys
av forutsattningar for forsaljningsgodkannande av likemedel vid séllsynta
halsotillstand, och inte heller hur dessa likemedel har anvénts i halso- och
sjukvérden.

TLV menar att utveckling av tillgdngen inte betyder att tillgingligheten till alla
lakemedel for behandling av séllsynta hilsotillstdnd bor starkas eller utvecklas.
eftersom det finns variationer géllande behov, behandlingsnytta och tillgang till
behandlingsalternativ. Darfor blir en viktig del i TLV:s utredning att sa tydligt som
mojligt identifiera och beskriva for vilka likemedel eller vid vilka situationer
tillgdngligheten bor utvecklas.

Okad tillgang till likemedel vid sillsynta hilsotillstind kan komma att leda till
hogre lakemedelskostnader. Enligt forutsattningarna for uppdraget behover TLV da
analysera och foresla atgarder for att minska ldkemedelskostnaderna inom andra
omraden.

Den malséattning som TLV formulerat for uppdraget ar att arbetet ska bidra till en
jamlik tillgang till 1akemedel med stor patientnytta som anvinds vid svara sallsynta
hilsotillstand dar behovet av nya behandlingsalternativ ar stort, och att tillgdngen
till sddana lakemedel ska stirkas utan att statens totala kostnader for likemedel
okar.

1.1.3 Angransande regeringsuppdrag till TLV

Inom TLV:s pagdende regeringsuppdrag Langsiktigt hallbar finansiering av
ldkemedel?, ska TLV genomfora kostnadsdampande atgarder pa lakemedel som
ingar i lakemedelsformanerna och samtidigt sdkerstilla prisdynamik och fortsatt
god tillgang till lakemedel i Sverige. Regeringsuppdraget, som loper under fyra ar,
ska slutredovisas 2024. Utredning av atgiarder som kan kompensera for eventuellt

2 Socialdepartementet: Regleringsbrev for budgetéret 2022 avseende Tandvards- och likemedelsformansverket.
Diarienummer S2021/08111
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okade kostnader for en stéarkt tillgang till 1akemedel vid sallsynta halsotillstand,
overlappar i stor utstrackning arbetet inom regeringsuppdraget om langsiktigt
héllbar finansiering.

TLV har ocksa ett pagaende regeringsuppdrag om att fortsatta utveckla metoder for
halsoekonomiska utvarderingar av precisionsmedicin och betalningsmodeller for
avancerade terapildkemedel (ATMP)3. Detta uppdrag ar fortsittning pa arbete som
TLV har gjort inom tva tidigare uppdrag om precisionsmedicin och ATMP. Méanga
behandlingar inom precisionsmedicin och ATMP ar riktade mot sallsynta
halsotillstand. TLV har gjort en avgransning inom regeringsuppdraget om
lakemedel vid sallsynta halsotillstdnd, som innebar att detta inte omfattar de
fragestallningar och utmaningar som ar specifikt forknippade med potentiellt
botande engangsbehandlingar sisom ATMP. Detta eftersom dessa har redovisats i
tidigare regeringsuppdrag eller hanteras inom det pagaende angransande
uppdraget.

1.1.4 Vad ar ett lakemedel vid ett sallsynt halsotillstand?

Enligt Socialstyrelsens termbank# dr ett séllsynt hilsotillstand ett tillstind med lag
prevalens. I termbanken framgar att “Sallsynta halsotillstdnd medfor vanligen
varaktiga konsekvenser for livsvillkoren och sérskilda problem som betingas av
sallsyntheten. De kraver speciell kompetens och ofta samordnade insatser fran
halso- och sjukvarden och ovriga samhaillet. Som vagledning kan forekomst hos
farre 4n 5 av 10 000 invanare anses som lag prevalens.”

EU:s regelverk kring sarlakemedel bygger pd Europaparlamentets och radets
forordning (EG) nr 141/2000 om séarlikemedels , som syftar till att stimulera
utvecklingen av lakemedel vid sillsynta hilsotillstind, genom att minska
kostnaderna for lakemedelsutvecklingen och att 6ka intdkterna for foretagen. Ett
sarlikemedel, enligt denna férordning, ar ett lakemedel som uppfyller vissa villkor
och darmed omfattas av sirskilda stimulansétgéarder®. Det 4r EU-kommissionen
som fattar beslut om att ett l1ikemedel ska fa status som siarladkemedel efter att
foretaget har ansokt till en siarskild kommitté vid EMA.

For att ett lakemedel ska uppna siarlakemedelsstatus enligt EU-lagstiftningen kravs
att lakemedlet ar avsett for att diagnostisera, forebygga eller behandla livshotande
tillstand eller tillstind med allvarlig funktionsnedséttning och som férekommer hos
hogst 5 av 10 000 personer inom EU. Det ska inte finnas ndgon annan godkand
metod for att diagnostisera, forebygga eller behandla det aktuella tillstindet som
ger likvardig nytta. Foretagen ansoker om sirlikemedelsklassning i ett tidigt skede
av lakemedelsutvecklingen. Om detta beviljas, far det foretag som utvecklar
substansen bland annat tillgang till ridgivning i samband med utformning av

3 Socialdepartementet: Uppdrag att fortsétta utveckla metoder for hidlsoekonomiska utvirderingar av
precisionsmedicin och betalningsmodeller for avancerade terapilikemedel. Diarienummer: S2022/ 03078

4 Socialstyrelsen 2020, Socialstyrelsens termbank, https://termbank.socialstyrelsen.se/?TermId=826&SrcLang=sv
2023-03-01

5 Europaparlamentets och rédets forordning (EG) nr 141/2000 av den 16 december 1999 om séirldkemedel

6 EMA, Orphan designation: Overview https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/orphan-
designation-overview (2023-03-01)


https://termbank.socialstyrelsen.se/?TermId=826&SrcLang=sv
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/orphan-designation-overview
https://www.ema.europa.eu/en/human-regulatory/overview/orphan-designation-overview
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kliniska provningar och sidnkta avgifter hos EMA for vetenskaplig radgivning och
ansokan om godkannande for forsaljning.

Nar utvecklingsfasen for ett 1ikemedel med siarlakemedelsstatus ar fardig och
lakemedlet blir godkant for forsaljning i EU, far lakemedlet marknadsexklusivitet i
10 ar efter godkannandedatum, forutsatt att villkoren for att fa sarlakemedelsstatus
fortfarande ar uppfyllda. Det innebar att liknande lakemedel for samma indikation
inte far marknadsforas i EU. Nar de tio aren forflutit, ar lakemedlet inte langre
klassat som siarlakemedel och darmed inte skyddat fran konkurrens fran liknande
produkter. Sirlidkemedelsstatus kan ocksa upphora tidigare pa foretagets begiaran
eller om EMA bedomer att kraven inte langre ar uppfyllda.

Det finns manga likemedel som ar avsedda for behandling av sillsynta
halsotillstand, som har egenskaper motsvarande de kriterier som stélls upp av
regelverket for sarlikemedel, men som inte har sarladkemedelsstatus?.

I TLV:s fortsatta arbete inom detta regeringsuppdrag kommer TLV fokusera pa
lakemedel vid sallsynta halsotillstand ur ett behovsperspektiv, oavsett om
ldkemedlet har siarldkemedelsstatus eller inte. Den kartlaggning som presenteras i
kapitel 2 utgdr dock fran lakemedel med sarlakemedelsstatus enligt EU:s regelverk.

TLV kommer fortsattningsvis i denna rapport anvinda begreppet sarlakemedel nir
vi hanvisar till ladkemedel som har sarlakemedelsstatus enligt EU:s regelverk och ar
godkanda for forsiljning i EU.

1.2 Olika aktorer i dagens system for vardering av
lakemedel

1.2.1 TLV beslutar om vilka lakemedel och forbrukningsartiklar som ska inga i
lakemedelsformanerna.

De produkter som ingar i formanerna subventioneras for alla patienter som far

lakemedlet utskrivet pa recept. Det innebar att formansbeslut ar en viktig

forutsattning for jamlik tillgng till 1akemedel for patienter i hela landet.

TLV:s beslut utgar fran de tre grundldggande principerna i den etiska plattformen
for prioritering i hilso- och sjukvardens. Dessa dr manniskovardesprincipen — att
varden ska respektera alla manniskors lika varde, behovs- och solidaritetsprincipen
— att de som har de storsta medicinska behoven ska ha mer av vardens resurser an
andra patientgrupper och kostnadseffektivitets-principen — att kostnaderna for att
anvanda ett lakemedel ska vara rimliga utifran medicinska, humanitéra och
samhillsekonomiska synpunkter.

For att bedoma om kostnaden ar rimlig tillampar TLV en vardebaserad
prissattningsmodell. Grunden for den ar 15 § i lagen (2002:160) om
lakemedelsforméaner m.m. (Férmanslagen). Férmanslagen anger att ett receptbelagt

7 NEPI-rapport februari 2019: Séarlikemedel i Sverige 2014—2018, Stiftelsen Natverk for lakemedelsepidemiologi
8 Prioritering i hilso- och sjukvarden: Proposition 1996/97:60
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ldkemedel ska omfattas av lakemedelsforménerna "under forutsittning att
kostnaderna for anvandning av likemedlet framstar som rimliga utifran
medicinska, humanitiara och samhallsekonomiska synpunkter”. Bedomningar av
kostnad per hilsovinst gors relativt den behandling som patienten annars skulle fa.
Ett samhallsekonomiskt perspektiv, med vissa begransningar, appliceras, vilket
betyder att kostnader och besparingar raknas in oavsett om de uppstar for den
enskilda individen, kommunen, regionen eller staten.

Regionerna och lakemedelsforetagen har ratt till 6verlaggningar med TLV i darenden
som giller nyansokan eller prisindringar. En trepartsoverlaggning ar en gemensam
dialog dar regionerna, foretag och TLV traffas tillsammans och diskuterar ett
drende. Overliggningen kan resultera i att regionerna och foretaget tecknar ett
avtal. Avtalet kan exempelvis innebéra en aterbaring till staten och regionerna av
vad lakemedlet kostar, vilket kan sianka de faktiska kostnaderna och pa andra satt
minska osdkerheten for om likemedlet ar kostnadseffektivt. En treparts-
overldaggning kan efterfragas av antingen foretag eller regionerna och dger rum om
dessa bada parter samtidigt ar 6verens om att ingd i en sddan. Alla regioner fattar
gemensamt beslut om man ska delta i en trepartsoverlaggning. Besluten tas av den
sa kallade fullmaktsgruppen, dir varje region ar representerad. TLV gor inte nagot
urval betraffande vilka drenden som ar aktuella for en trepartsoverlaggning.

1.2.2 NT-radet ger rekommendationer till regionerna om nya lakemedel som
rekvireras till sjukvarden
Sveriges regioner samverkar for att uppna en jamlik, kostnadseffektiv och
andamalsenlig anvindning av nya likemedel, inom regionernas samverkansmodell
for lakemedel. I samverkansmodellen ingar Radet for nya terapier, NT-radet, som
ar en expertgrupp med representanter for Sveriges regioner. NT-radet utser vilka
lakemedel som ska omfattas av nationell samverkan och ger rekommendationer om
huruvida dessa lakemedel ska anviandas. Precis som TLV utgar NT-radet i sina
bedomningar fran den etiska plattformen for prioritering i halso- och sjukvarden.
De flesta likemedel som omfattas av nationell samverkan genom NT-radet ar
lakemedel som rekvireras till sjukvarden. For dessa lakemedel ansoker foretagen
normalt inte om subvention hos TLV och de omfattas ddrmed inte av
lakemedelsforménerna. For de rekvisitionslikemedel som omfattas av nationell
samverkan tar TLV i regel fram hilsoekonomiska underlag pa bestillning av NT-
radet. Utvarderingarna gors inom ramen for TLV:s sa kallade
kliniklakemedelsuppdrag.

Vid behov kan NT-radet initiera forhandlingar med foretag. Mélsiattningen fran
regionernas sida ar da att i ett avtal na 6verenskommelser som gor att behandlingen
kan bedomas kostnadseffektiv, baserat pa den hilsoekonomiska bedémningen frén
TLV. Forhandlingen kan resultera i en 6verenskommelse om villkor for ett avtal.
Alla regioner far sedan mojlighet att teckna avtal med dessa villkor.

Formansbeslut fran TLV och rekommendationer fran NT-radet har betydelse for
hur ldkemedel utviarderas och anvinds i hilso- och sjukvarden. Bedomning om
vilka patienter som ska fa vilka l1akemedel, om behandling ska erbjudas och i vilket
skede, gors dock i respektive region och alltsa inte av TLV eller NT-radet.
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2

TLV:s metod for genomférande av
uppdraget

2.1 Uppdraget genomfdrs genom en strukturerad

metod i flera steg

TLV genomfor regeringsuppdraget i sex steg som beskrivs nedan.

1.

Kartlaggning av samtliga sarlikemedel som hanterats av TLV under perioden
2015—2022

Identifiering av "verktyg”, det vill siga dtgarder som kan innebira en moéjlighet
att stirka tillgangen till lakemedel vid sallsynta hilsotillstand utan att statens
lakemedelskostnader okar

Urval av de mest relevanta verktygen utifran effekt pa antingen tillganglighet till
lakemedel for sallsynta halsotillstand eller kostnadsdampning, och
genomforbarhet utifran svenska forhallanden.

Fordjupad analys av verktygens tillampbarhet, risker, erfarenheter fran andra
lander, konsekvenser for olika aktorer, med mera.

Utveckling av handlingsvagar genom att kombinera verktyg som tillsammans
ger positiva effekter.

Slutligt forslag pa handlingsvagar for att oka tillgangen till lakemedel vid
sallsynta tillstdnd utan att statens likemedelskostnader 6kar, som kan
genomforas pa kort sikt samt pa langre sikt.

I denna delrapport redovisas steg 1, medan steg 2—6 kommer att redovisas i
slutrapporten for uppdraget.

211 Kartlaggningen ar vagledande for behovet av utveckling

Kartlaggningen omfattar en analys av alla sarladkemedel som hanterats av TLV och
syftar till att ge en forstaelse for hur sarlikemedel hanterats och hur dagens system
kring hilsoekonomisk vardering, pris och beslut om subvention forméar
tillgangliggora angelagna sarlakemedel. Viktiga fragestillningar att besvara genom
kartlaggningen ar

Vad ar utfallen av TLV:s forménsbeslut och NT-radets rekommendationer for
sarlakemedel, samt for sarladkemedel som kan ha en potentiellt stor
patientnytta vid tillstdnd med hog svarighetsgrad?

Hur vanligt ar det att foretag ansoker om forman mer &n en gang fér samma
lakemedel och indikation?

Vad karaktiriserar de sarlakemedel TLV utrett, med avseende pa
svarighetsgrad for tillstdndet 1ikemedlet ar avsett for, patientgruppens storlek,
lakemedlets kostnad och patientnytta?

I vilken utstrackning sker forhandling mellan regioner och foretag for
sarlakemedel?
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e  Hur stor andel av de sarlikemedel som TLV handlagt har haft forsiljning och
darmed tillgangliggjorts till patienter?

e  Hur ser sarladkemedelsmarknaden ut i Sverige och hur har den férandrats over
tid?

21.2 Bred inventering av mojliga atgarder

TLV gor en bred inventering av mojliga atgiarder, "verktyg”, som kan stiarka
tillgangligheten till l1ikemedel vid sillsynta sjukdomar och samtidigt sdkerstilla att
statens lakemedelskostnader inte 6kar. En bruttolista sammanstills med tankbara
verktyg baserat pd myndighetens egna erfarenheter och utifran forslag fran aktorer
som NT-radet, foretradare for foretag och patientforetradare. TLV har ocksa
undersokt arbetssitt kring utviardering och prissattning av sarlikemedel i andra
lander och analyserat arbetssétt som ar annorlunda an det svenska for att dra
lardomar och identifiera tankbara nya arbetssitt i Sverige.

2.13 Fordjupad analys av de mest relevanta verktygen for att sakra
genomforbarhet
I nésta steg gor TLV ett urval av de mest intressanta verktygen utifran effekt och
genomforbarhet. For dessa gors en fordjupad analys av effekt pa tillganglighet till
sarlakemedel eller pa kostnadskontroll, utifran genomférbarhet,
samhéllsekonomisk effektivitet och fordelning av hilsovinster. Patienters tillgang
till behandling och jamlik vard 6ver hela landet kommer att beaktas och
konsekvenser for regioner, foretag och TLV kommer att analyseras. TLV kommer
under processen ha dialog med foretradare for regioner, foretag och patienter for att
inhdmta kunskap och perspektiv. For att forsta forslagen i relation till den etiska
plattformen for prioritering har TLV inlett ett samarbete med Prioriteringscentrum.
Alla verktyg och processer analyseras med avseende pa juridiska konsekvenser for
att kunna bedoma om det finns behov av forandringar i nuvarande regelverk.

214 Utveckling av handlingsvagar och strategi framat

De utvalda verktygen kombineras slutligen till 6vergripande handlingsvagar. Viktiga
fragestillningar ar vilka atgarder som kan genomforas pa kort sikt, inom TLV:s
nuvarande befogenheter och nuvarande regelverk, samt vilka atgiarder som ar mer
overgripande, kan kréava lagforandring och som skulle kunna genomforas pa langre
sikt.
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3 Kartlaggning av lakemedel vid
sallsynta halsotillstand i Sverige

3.1 Sammanfattning av resultaten fran
kartlaggningen

Antalet 1akemedel som klassas som sarlikemedel, eller tidigare haft
sarlakemedelsstatus, och som haft forsiljning i Sverige har mer an fordubblats de
senaste tio aren, fran 66 till 140 lakemedel. Samtidigt har forsaljningsvardet for
sadana lakemedel okat mer an fyrfaldigt.

I TLV:s kartlaggning, som baseras pa alla halsoekonomiska utredningar och
forménsbeslut TLV genomfort eller inlett for sarldkemedel under perioden 2015—
2022, framgar att:

e TLV har handlagt 103 sarlikemedel, av vilka 61 var formansansokningar och
42 Kklinikldkemedel pa forfragan fran NT-radet. Elva av dessa drenden pagick
fortfarande vid tiden for denna analys.

e  For omkring tva tredjedelar av drendena (59 av 92 avslutade drenden) har
forménsansokan bifallits av TLV eller lakemedlet fatt positiv rekommendation
fran NT-radet.

e  Forlakemedel vid mycket sillsynta tillstand, farre 4n 20 patienter i landet,
forefaller en lagre andel ha bifallits jamfort med sarlakemedel for storre
patientpopulationer.

e Det syns en stor spridning i patientnytta, matt i antal vanna QALY, samt i
kostnad per vunnet QALY bland de sidrlakemedel TLV handagt. Det finns ocksa
variationer i den aktuella patientgruppens storlek och i tillstandets
svarighetsgrad. Till f6ljd av att foretagen prissatt lakemedlen hogt,
karaktariseras manga sarlakemedel av en betydligt hogre kostnad per QALY till
foretagets ansokta pris, dn vad TLV och NT-radet normalt accepterar.

e TLV har bifallit féorménsansokan for omkring tva tredjedelar av de
sarlakemedel som ar avsedda for tillstind med hog till mycket hog
svarighetsgrad och som bedomts ha stor patientnytta (10 av 15). Avslag till
ansokan for sddana lakemedel beror pa att priset varit for hogt i forhéllande till
visad nytta — trots hog svarighetsgrad och potentiellt stor patientnytta.

e  Forhandlingar mellan regioner och foretag ar ett viktigt verktyg for att kunna
tillgdngliggora sarlakemedel av hog angeldgenhetsgrad.

e  Under perioden har det forekommit forsidljning av en majoritet (15 av 23) av de
sarlakemedel for vilka formansansokan avslagits eller avskrivits, till foljd av att
enskilda regioner har valt att anvinda dessa.
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3.2 Bakgrund om utvecklingen av
sarlakemedelsmarknaden i Sverige

3.21 Antalet lakemedel for behandling av sallsynta héalsotillstdnd har okat i
Sverige

Analysen av sdrlakemedelsmarknadens utveckling omfattar bade lakemedel som
forskrivs pa recept och som rekvireras till sjukvarden. Uppgifter om
sarlakemedelsstatus har forsiljning har inhdmtats fran Europeiska kommissionens
register Community Register of Orphan Medical Products?® och forsialjningsdata fran
E-hilsomyndigheten via statistikverktyget Concise©

De senaste tio dren har tillgangligheten till likemedel for behandling av sallsynta
halsotillstand okat pa den svenska marknaden. Ett satt att studera detta ar genom
att analysera utvecklingen av antal och forsiljning av sarlakemedelsklassade
lakemedel. Vid slutet av ar 2022 fanns totalt 140 ldkemedel som vid denna tidpunkt
eller tidigare hade klassats som sarlikemedel och hade forsaljning i Sverige, se
Figur 1. Detta ar dubbelt s ménga som vid slutet av ar 2012. Av dessa 140
lakemedel hade 74 vid utgangen av 2022 fortfarande sarlikemedelsstatus med de
marknadsfordelar som foljer av detta. Ovriga 66 likemedel hade inte lingre
sarlikemedelsstatus men kan fortfarande anvindas for behandling av sillsynta
halsotillstand.
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Figur 1. Antal lakemedel som ar eller har varit sérldkemedelsklassade med forsaljning i Sverige 2001-2022

Under tiodrsperioden 2013—2022 6kade forsaljningsvardet for lakemedel som har
eller har haft sarlakemedelsstatus mer an fyrfaldigt, se Figur 2. TLV har inte
analyserat skalen till 6kningen i forsaljningsvarde, men tankbara forklaringar ar fler
lakemedel, allt hogre priser for nya likemedel och/eller att fler patienter fatt
tillgang till lakemedlen. Att fler patienter fatt tillgang till 1ikemedel kan bero pa att
flera indikationer godkants for samma lakemedel.

9 Europeiska kommissionen 2023: Community Register of orphan medicinal products,
https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/reg od act.htm?sort=n
1o E-hilsomyndigheten, Statistik och lakemedelsforsiljning (2022)
https://www.ehalsomyndigheten.se/yrkesverksam/statistik-och-lakemedelsforsaljnin


https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/reg_od_act.htm?sort=n
https://www.ehalsomyndigheten.se/yrkesverksam/statistik-och-lakemedelsforsaljning/

20 (36)

Miljoner kronor
6000

5000 +4 230 Mkr
(+447 %)

4000

—Fdrsaljning av
sarlakemedel som har
eller har haft
sarlakemedelsstatus

-=--=Fdrsaljning av
sarlakemdel som har
sarlakemedelsstatus

3000

2000

1000

------ Forsaljning for
|akemedel som tidigare
haft
sarlakemedelsstatus

Figur 2. Forséljning i kronor for lakemedel som har eller har haft sérlakemededelsstatus.

Kostnaden for de 140 lakemedel som har eller har haft sarlikemedelsstatus var ar
2022 omkring 5,5 miljarder kr, vilket motsvarar knappt 10 procent av de totala
lakemedelskostnaderna i Sverige under detta ar. Detta innefattar bade lakemedel
som forskrivs pa recept och som rekvireras direkt till sjukvarden.

Totalkostnaderna for sarlikemedel som har rekvirerats till sjukvarden har under de
senaste aren varit hogre An de som har forskrivits via forménssystemet. Ar 2022
utgjorde de lakemedel som rekvirerats ungefar tva tredjedelar av forsiljningsvardet.
Dessa kostnader finansieras direkt av regionerna och tacks inte av det statliga
lakemedelsbidraget. Det ar dock viktigt att tydliggora att ovanstaende siffror
baseras pa apotekens forsiljningspris (AUP). Den kostnadsdampande effekt fran
avtal mellan regionerna och foretagen som finns for vissa sarlakemedel, bade
sddana som ingdr i formanerna och som rekvireras till sjukvarden, inkluderas
darfor inte har.

Som framgar av Figur 3 ar omkring en tredjedel av de sarlikemedel som har
forsiljning i Sverige avsedda for behandling av olika cancerformer (ATC-kod Lo1).
Cancerlakemedel stod for omkring hilften av forsaljningsvardet av sarladkemedel.
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Férdelning av antal sarlakemedel som hade forsaljning Fdrdelning av férsaljningsvarde baserat pa apotekens forsaljningspris
i Sverige 2022 fordelat pa ATC-kod (AUP) for sarlakemedel 2022 fardelat pa ATC-kod

Figur 3. Fordelning av sarlakemedel (antal och forsaljningsvarde) uppdelat per ATC-kod. Bada diagrammen avser
status i december 2022 for lakemedel som vid denna tidpunkt klassades som sarlakemedel. Avtal mellan féretag
och regionerna for nagra av de storsta produkterna forsaljningsmassigt innebar att den verkliga
forsaljningsfordelningen ar okand.

3.2.2 Omkring tva tredjedelar av de sarlakemedelsklassade lakemedel som
var godkénda for forséljning i EU 2022 har utvarderats av TLV
I december 2022 hade 145 sirlakemedelsklassade lakemedel forsaljningstillstand i
EU. Av dem hade 106 (73 %) i ndgon man bedomts intressanta utifran den svenska
marknaden — genom att foretaget ansokt om formén, genom regionernas process
for nationellt ordnat inférande eller genom att enskilda regioner bedomt att de ska
finansieras och anviandas utan att TLV genomfort hilsoekonomisk utviardering, se
Figur 4.

Lakemedel som har utvérderats av TLV
efter férmansansskan

(53 st)
Sarlé_!(emedelsklassade L&kemedel som har utvérderats av TLV pa
Iake_rqedel_ mend uppdrag av NT-radet
forséljningstillstand (41 st)

(145 st)

Lakemedel som inte har utvarderats av TLV
men som har férsaljning
l (12 st)*

Lakemedel utan forsaljning, som inte
ar tillgangliga pa den svenska
marknaden
(39 st)

Figur 4: Status december 2022 for sarlakemedel med forsaljningsgodkannande i EU.

* Atta av dessa var rekvisitionsldkemedel som hanterats enligt rutin i en eller flera regioner, fyra var lakemedel som
forskrivits pa recept men dar foretaget inte ansokt om forman

Kélla: Community Register of Orphan Medical Products, E-hdlsomyndigheten, TLV och FASS

11 Skillnader mellan Figur 5 och Figur 6 i antal lakemedel som handlagts av TLV beror pé att Figur 5 endast
omfattar lidkemedel med forsiljningsgodkdnnande och sirldkemedelsstatus i december 2022, medan Figur 6
omfattar lakemedel som hade sérlakemedelsstatus vid tidpunkten for TLV:s handldggning.
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Region Visterbotten, Region Orebro lin och Region Skine har i en gemensam
rapport analyserat tillgangligheten till sarlakemedel under aren 2017—20212. 1
rapporten redovisas en rad forklaringsfaktorer till varfor sarlakemedel anviands eller
inte anvinds. Den ger exempel pa sirlikemedel som inte har forsiljning i Sverige
bland annat pa grund av att det saknas patienter som behover behandling, att det
finns andra behandlingsalternativ, eller att avvagningar som kliniskt mervirde och
evidens vid tidpunkten for godkdnnande paverkat att man inom sjukvarden valt att
inte anvanda lakemedlet. Ytterligare en forklaringsfaktor ar att behandlingen inte
bedomts kostnadseffektiv av TLV eller NT-radet. Forfattarna drar slutsatsen att
viktiga forutsattningar for ett snabbt tillgangliggorande till patienter bygger pa att
halso- och sjukvarden bedomer att lakemedlet ar relevant utifrédn patientens behov,
att behandlingen ar i linje med behandlingsriktlinjer och att kostnaden ar rimlig i
relation till nyttan.

Analys av den faktiska tillgdngligheten till lakemedel i ett land 4r komplext och det
ar svart att dra 6vergripande slutsatser. For att fa en god forstaelse av skilen till
beslut om anvandning av ldkemedel behover varje fall granskas for sig. TLV:s
kartlaggning som redovisas i nasta stycke fokuserar pa forménsbeslut eller
nationella rekommendationer, som ar en viktig faktor for jamlik tillganglighet till
lakemedel.

3.3 Kartlaggning av TLV:s sarlakemedelsarenden

3.3.1 TLV:s metod och véagval for kartlaggningen

TLV har genomfort en kartlaggning av de 1akemedel for behandling av sillsynta
halsotillstand som handlagts av TLV de senaste aren. Med utgangspunkt i
kartliggningen kommer TLV analysera om, och i sa fall i vilka situationer det finns
skal att stirka tillgangen till sidana lakemedel. Utfallet fran kartlaggningen
kommer dven att anvandas i analys av verktyg och handlingsvagar som kan utveckla
tillgangen till angeldgna ldkemedel vid sillsynta hilsotillstand.

I kartlaggningen har TLV gjort foljande vagval:

e Kartlaggningen baserar sig pa lidkemedel med godkinnande for férsiljning som
vid tidpunkten for TLV:s drende hade sarlikemedelsstatus enligt EU:s
regelverk for sarlakemedel. Det innebar att vissa av dessa kan ha forlorat sin
sdrlakemedelsstatus efter att TLV utredde dem. Likemedlen som omfattas av
kartldggningen benamns fortsattningsvis “sarlikemedel”.

e Bade likemedel som gar via forménssystemet (det vill saga forskrivs pa recept)
och likemedel som rekvireras till sjukvarden omfattas av kartlaggningen,
eftersom en stor andel sarlakemedel ar rekvisitionslakemedel. Vissa fordjupade
analyser har dock gjorts enbart for sarlakemedel som varit foremal for
forménsansokan.

e Kartlaggningen syftar huvudsakligen till att belysa vilka formansbeslut TLV
fattat och vilka rekommendationer NT-radet avgivit for sarlakemedel. TLV har
darfor inte analyserat hur lakemedlen anvénts efter att TLV eller NT-radet

12 Region Visterbotten, Region Orebro Lin, Region Skine 2023: Tillgingliggorande av sirlikemedel i svensk
hélso- och sjukvard
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fattat sina beslut. Kartlaggningen omfattar inte forsaljningsvolym eller analyser
av jamlik tillgang till lakemedlen.

e T uppdragsdirektivet framgar att TLV ska kartlagga subventionsbeslut for de
senaste aren. TLV bedomer att en relevant tidsperiod for detta ar 2015—2022,
eftersom det omfattar den period som i stor utstrackning avspeglar dagens
forutsattningar, med mojlighet till trepartsoverlaggningar och regionernas
samarbete genom samverkansmodellen for likemedel.

I redovisningen av kartlaggningen avses med bifall till formansansokan bade beslut
om generell subvention och beslut om begransad subvention. Det forekommer att
foretag under TLV:s utredning valjer att dra tillbaka sin formansansokan. Sidana
avskrivna drenden ar ocksa inkluderade i kartlaggningen och redovisas har
tillsammans med avslag till formansansokan, eftersom ansokan inte lett till att
lakemedlet inkluderas i formanerna. Kartlaggningen innehéller ocksa péborjade
arenden, det vill sdga dar TLV eller NT-rddet dnnu inte fattat beslut.

Kallor till kartlaggningen ar TLV:s beslut och underlag till beslut, TLV:s egna
uppgifter om genomforda trepartsoverlaggningar, NT-radets rekommendationer?s
samt regionernas uppgift om likemedel som omfattas av avtal4. Uppgifter om
forsiljning ar hamtade fran E-halsomyndigheten och uppgifter om vilka lakemedel
som haft sarlakemedelsstatus kommer frain Community register of orphan medical
products?’s .

3.3.2 Huvuddelen av nya sarlakemedel har bifall till forman eller positiv
rekommendation

I sina halsoekonomiska utvarderingar anvander TLV en vardebaserad
prissattningsmodell, vilket innebar att TLV utreder om kostnaden for anvindning
av lidkemedlet star i relation till visad nytta med behandlingen. Denna utredning
ligger till grund for TLV:s forménsbeslut. For rekvisitionslikemedel varderar NT-
radet kostnaden i relation till nyttan infor beslut om rekommendation till
regionerna, utifran fran den hilsoekonomiska bedomning TLV gjort inom
kliniklakemedelsuppdraget. Om det pris som foretaget ansoker om for lakemedlet
ar for hogt i relation till nyttan avslar TLV foretagets forménsansokan. Pa
motsvarande sitt rekommenderar NT-radet i en sddan situation regionerna att
avsta fran att anvianda lakemedlet.

Sedan 1 januari 2015 och fram till 1 december 2022 har TLV genomfort eller
paborjat hilsoekonomiska utredningar och bedomningar for 103 sarlikemedel, se
Figur 5. TLV genomforde 61 halsoekonomiska bedomningar efter att foretaget
ansokt om forman hos TLV (forménsldkemedel) och biféll omkring 60 procent av
dessa. Andelen bifall for ldkemedel som inte ar sarlikemedelsklassade under
samma period var hogre, omkring 80 procent.

13 NT-radet: Rekommendationer (2022)
https://janusinfo.se/nationelltinforandeavlakemedel /rekommendationer.4.728coe316219da813569b2c.html

14 Regionernas samverkansmodell for 1akemedel (2022)

https://janusinfo.se/nationelltinforandeavlakemedel/avtal.4.728c0e316219da813569b23.html (2022-02-20)

15 Europeiska kommissionen 2023: Community Register of orphan medicinal products,

https://ec.europa.eu/health/documents/community-register/html/reg od act.htm?sort=n
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TLV har genomfort eller pdborjat 42 hilsoekonomiska bedomningar inom ramen
for kliniklakemedelsuppdraget efter forfragan fran NT-radet. Av dessa har 32
hittills utgjort underlag till reckommendationer fran NT-rédet. Tva tredjedelar var
positiva rekommendationer (rekommendation till regionerna att anvanda
lakemedlet) och en tredjedel var negativa rekommendationer (rekommendation att
inte anvianda likemedlet). Vid tidpunkten for kartlaggningen var atta
halsoekonomiska bedomningar inom kliniklakemedesluppdraget inte avslutade och
for tva drenden hade TLV:s bedomning avslutats men NT-rddet hade annu inte
fattat beslut om rekommendation.

Rekvisitionslakemedel Férmanslikemedel
42 \\ // 61
100% AN / 100% 1
o ‘ N o 707 OPagaende
90% ‘ 10 90% utredning
80% | 80% 23
70% 70%
10 Avslag,
60% 60% negativ
Rekvisitions- | Férmans- rekommendation
50% lakemedel /  lakemedel 50% eller avskrivning

%
40% Subvention eller

positiv

o/, %
30% 30% 37 rekommendation

22
20%

10%

0%

Figur 5. Fordelning av TLV:s sarlakemedelsarenden 2015-2022. Beslut och rekommendationer visas som det
senaste beslutet for respektive lakemedel. Urval: Sarlakemedelsarenden hos TLV 2015-2022.

3.33 Vissa lakemedel som inte omfattas av férmanerna anvands anda

TLV har avslagit eller avskrivit formansansokan for 23 1akemedel under den
utviarderade perioden, se Figur 5. Av dessa har 15 dndé haft forsiljning, vilket
framgar i Tabell 1. TLV fattar sina beslut pa gruppniv4, utifran hela den
patientpopulation som formansbeslutet avser. Det finns mojlighet for enskilda
regioner att tillimpa undantagshantering for l1akemedel som inte ingar i
forménerna. Det innebar att regionen bekostar ett 1ikemedel for en enskild patient,
utifrdn en bedomning att lakemedlet uppfyller ett angeldget medicinskt behov, att
behandlingsalternativ saknas och likemedlet bedoms kostnadseffektivt i det
enskilda fallet. Bland de 15 liakemedel som haft forsaljning trots avslag, var 8
avsedda for behandling av tillstdnd som av TLV bedomts ha hog eller mycket hog
svarighetsgrad.

Av de tio lakemedel som NT-radet rekommenderat regionerna att avsta fran att
anvianda forekommer forséljning for sex stycken. For tre av dessa beror detta pa att
NT-radet medger undantag fran sin avradan utifran vissa forutsiattningar som anges
i rekommendationen. Det géller nar NT-radet bedomer behandlingen som
oundginglig. Anvandning rekommenderas da ske enligt specifika kriterier i
rekommendationen och i vissa fall efter bedomning av ett nationellt
behandlingsrad.
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Tabell 1: Sarlakemedel som haft férsaljning under perioden 2015-2022. Antal och typ av beslut eller
rekommendation.
Urval: Sarldakemedelsarenden hos TLV 2015-2022.

Beslutstyp Antal lakemedel Antal lakemedel
med férsaljning

Generell subvention 21 20
Subvention med formansbegransning 16 16
Pagaende formansansokan 1 1
Avslag/avskrivning 23 15
Kliniklakemedel positiv rekommendation 22 21
Kliniklakemedel negativ rekommendation 10 6
Kliniklakemedel pagdende utvardering 10 2
Totalt 103 81

Att lakemedel som ingar i lakemedelsforménerna inte har ndgon forsiljning kan
forklaras av att TLV fattade beslut om subvention under 2022 och férskrivningen
inte hunnit komma i gang vid tidpunkten for denna sammanstallning. Nar det giller
mycket sma patientpopulationer, kan det forekomma att det vid tillfallet for
forménsbeslut eller rekommendation inte finns nagra patienter som ar aktuella for
behandling i landet.

3.34 | vissa fall har féretag ansokt om forman flera ganger for samma
lakemedel
Rapporten om tillgingliggorande av sarlakemedel fran januari 2023 visar att det
ar stora variationer i tid till ett bifallsbeslut eller positiv rekommendation.
Forfattarna har dven analyserat vad som paverkar tiden fran att ett lakemedel far
marknadsgodkannande i EU tills att det borjar forskrivas och anviandas och
konstaterar att en rad faktorer spelar in. Exempelvis varierar tiden fran
marknadsgodkannande till dess att foretag véljer att ansoka om férman eller skickar
in ett komplett halsoekonomiskt underlag till TLV. Andra faktorer ar antalet
handlaggningsdagar for TLV:s utredning?’, om formansansokan avslagits och
foretaget har ansokt pa nytt, hur lang tid som regionerna och foretaget behover for
forhandling och 6verenskommelse om avtalsvillkor, samt tiden for regionerna att
forbereda och genomfora inféorande av 1akemedlet.

Exempel pa nir en forménsansokan som tidigare har fatt avslag kan bifallas vid ny
ansokan, ar nar foretaget ansoker med lagre pris, att en lagre kostnad kan
astadkommas genom en sido6verenskommelse mellan regioner och foretag, eller att
foretaget kompletterat sin ansokan med data som starker evidensen for nyttan av
behandlingen och som darmed kan motivera det tidigare ansokta priset.

Att foretag ansoker om forman flera ganger for samma likemedel far konsekvensen
att processen fran forsta ansokan till ett positivt férmansbeslut tar langre tid dn vad
det gor om den forsta ansokan bifalls. TLV:s kartlaggning visar att av de 37

16 Region Visterbotten, Region Orebro Lin, Region Skine 2023: Tillgingliggorande av sirlikemedel i svensk hilso-
och sjukvard

7Enligt forordningen (2022:687) om likemedelsforméner m.m. ska TLV inom 180 dagar fran det att en
forménsanskan inkom meddela sitt beslut. For kliniklakemedel finns ingen sddan begriansning, och TLV:s
utredningar kan darfor ibland ta ldngre tid.



26 (36)

formansansokningar dar TLV beslutat om bifall, har drygt hilften (21) bifallits efter
forsta ansokan och atta bifallits efter tvd ansokningar. I ett fall ansokte foretaget om
formén fem ganger innan kostnaden i relation till nyttan av behandlingen
bedomdes som rimlig.

3.35 En mindre andel sarlakemedel for riktigt sma patientgrupper har fatt ett
positivt beslut jamfért med sarlakemedel riktade till stérre grupper

Av de drygt hundra sarlikemedel som TLV handlagt under perioden var 23 avsedda
for behandling av en patientgrupp om farre dn 20 patienter i landet, se Tabell 2. Av
dessa fick 10, det vill sdga farre an hilften, bifall till formansansékan av TLV eller
positiv rekommendation av NT-radet. Det kan jamforas med hela den analyserade
gruppen siarlakemedel, oavsett patientgruppens storlek, for vilka omkring tva
tredjedelar av besluten bif6lls eller fick en positiv rekommendation.

Tabell 2: Antal sarlakemedel som hanterats av TLV i relation till den férvantade patientpopulationens storlek i
Sverige.

Antal bifall till subvention (for formanslakemedel) eller positiv rekommendation (for kliniklakemedel) anges inom
parentes. Urval: Sarlakemedelsérenden hos TLV 2015-2022. Patientpopulationens storlek baseras for
formanslakemedel p& uppgift i TLV:s underlag till beslut och for klinikiakemedel pa uppgift i NT-radets
rekommendation.

Patientpopulationens Formanslakemedel, Kliniklakemedel, Totalt
storlek antal (bifall) antal (positiv rek.)
0-20 10 (3) 13 (7) 23 (10)
20-50 10 (6) 1 11 (6)
50 - 200 16 (13) 9 (8) 25 (21)
200 - 1000 15 (11) 8 (7) 23(18)
1000 - 5000 5(4) 1 6 (4)
Uppgift saknas/pagaende
utredning 5 10 15
Totalt 61(37) 42(22) 103 (59)
3.3.6 Manga sarlakemedel ar hogt prissatta, aven med hansyn till patientnytta

TLV:s hilsoekonomiska utviarderingar grundas i ménga fall pa en
kostnadsnyttoanalys, dir foretaget inkommer med en hilsoekonomisk modell som
TLV granskar och justerar vid behov. I vissa fall, nar ett behandlingsalternativ med
jamforbar medicinsk effekt finns, gor TLV i stillet en kostnadsjamforelse mot detta
alternativ. Nedanstdende analys baseras pa de sarladkemedel som utvarderats med
en fullstindig kostnadsnyttoanalys. Bade formansansokningar och kliniklakemedel
omfattas.
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Faktaruta: Hilsoekonomiska begrepp

QALY - kvalitetsjusterat levnadsar (Quality Adjusted Life Year) ar ett generiskt matt som kombinerar
tva dimensioner av hélsa: livslangd och hélsorelaterad livskvalitet. QALY majliggor jamforelser
mellan olika terapiomréden eftersom det inte ar sjukdomsspecifikt, och, som namnet antyder,
justerar mattet aterstaende livslangd for en patient for den livskvalitet som patienten har under
livslangden.

QALY beriknas genom att multiplicera livslangd med livskvalitet (pa en skala mellan o och 1). Ett ar
levt med perfekt hilsa motsvarar 1 QALY, medan o0 QALY motsvarar dod. Detta innebir att 1 vannen
QALY fran ett ladkemedel kan uppnas antingen genom att livslangden forldngs nar lakemedlet ges eller
genom att den livskvaliteten 6kar vid behandling, eller bddadera. Nedan visas tre rakneexempel som
alla motsvarar 1 vunnen QALY:

Exempel 1: 2 vunna levnadsar®o,5 i livskvalitetsnivi=1 QALY

Exempel 2: 5 vunna levnadsar*o,2 i livskvalitetnivi=1 QALY

Exempel 3: 10 ars livstid*0,1 6kning i livskvalitet=1 QALY

Exemplen illustrerar att 1 vannen QALY kan uppnés genom véldigt olika effekter pa livskvaliteten och
livsldngd och att patientnyttan i form av 6kad livskvalitet och forldngt liv kan variera kraftigt trots att
samma QALY-effekt uppnas.

Antal vunna QALY har i TLV:s kartldggning valts som riktmérke for patientnytta, eftersom det ar ett
matt som kan anvindas for att gora jamforelser mellan olika behandlingar. Mattet ska dock tolkas
med forsiktighet. Det finns alltid osdkerheter forknippade med den skattade QALY-vinsten for ett
enskilt likemedel. Det kan bero pa olika saker, till exempel hur vil validerat utfallsmattet i de kliniska
studierna ar, hur val man har skattat patienternas livskvalitet i olika stadier av sjukdomen och hur bra
overlevnadsvinsten gar att forutsiga fran resultaten i en kortvarig klinisk studie. Sddana osidkerheter
kan vara sarskilt stora for sarlakemedel, eftersom det kan vara svarare att genomfora kliniska studier
i sma patientpopulationer.

Val av jamforelsealternativ

I TLV:s riktlinjer till ansokande féretag anges att det mest kostnadseffektiva av de i Sverige
tillgingliga och kliniskt relevanta behandlingsalternativen ska utgora jamforelsealternativ. I det
specifika fallet 4r det minga ganger inte givet vad som ar den kostnadseffektiva och samtidigt kliniskt
relevanta behandlingen, och darfoér utreder TLV noga vad som ska vara jimforelsealternativ.

ICER - inkrementell kostnadseffektivitetskvot (Incremental Cost-Effectivness Ratio), ar en kvot
mellan skillnaden i kostnad fér en ny behandling jamfort med jamforelsealternativet och skillnaden i
antalet vunna QALY for en ny behandling jamf6rt med jamforelsealternativet.

ICER beriknas enligt ekvation 1 nedan. Eftersom kostnaden for det nya likemedlet eller
behandlingen sétts i relation till hur stor patientnytta det ger upphov till, dir patientnyttan kan mitas
som antalet vunna QALY:s, innebar det att 1ikemedel som ger upphov till stor patientnytta ocksa
tillats att kosta mer.

Kostnadyyte—Kostnad jasmgorelse
QALYnytt_QALYjamférelse

Ekvation 1: ICER =
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Figur 6 beskriver de utviarderingar av formansansokningar eller kliniklikemedel for
vilka TLV gjort en kostnadsnyttoanalys. Utvarderingarna ar i diagrammet beskrivna
som kostnaden per vunnet QALY (ICER) (y-axeln), i relation till antal vunna
kvalitetsjusterade levnadsar (QALY) (x-axeln). Antalet vunna QALY anvinds har
som ett matt pa patientnytta, men ska tolkas med forsiktighet, se faktarutan pa
foregaende sida.

Analysen visar att det finns en stor variation i bade behandlingsnytta och ICER.
Eftersom likemedlen ofta ar hogt prissatta blir manga génger kostnaden per
vunnen hilsovinst betydligt hogre an vad TLV kan acceptera, aven i de fall dar
behandlingsnyttan ar stor.

Det ar viktigt att notera att de varden pa ICER som redovisas i TLV:s kartlaggning
ar uteslutande baserade pa apotekens forsaljningspris (AUP), det vill sdga priset pa
lakemedlet utan en eventuellt forhandlad aterbaring mellan foretag och regioner.
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Figur 6. ICER baserat pa ansokt pris (AUP) i relation till antal vunna QALY enligt TLV:s grundscenario for 68
formans- och kliniklakemedel som utvarderats genom kostnadsnyttoanalys. Urval: Sarlakemedelsarenden hos TLV
2015-2022. Nar TLV i sin utvardering presenterat flera grundscenarier eller endast gjort en kénslighetsanalys, har
medelvarde for ICER anvants. Ett lakemedel med ICER 6ver 20 Mkr har uteslutis ur diagrammet

Enligt formanslagen ska ett 1dkemedel inkluderas i forméanerna om kostnaderna for
anvandning av lakemedlet framstar som rimliga frdn medicinska, humanitira, och
samhéllsekonomiska synpunkter. TLV:s och NT-radets beslutsprinciper innebar att
for ett sjukdomstillstdind med hogre svarighetsgrad, accepteras en hogre ICER. Av
de 68 lakemedlen i Figur 6, var 37 avsedda for tillstind som TLV eller NT-radet
bedomde ha mycket hog svarighetsgrad och 22 for tillstind som bedémdes ha hog
svarighetsgrad.
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En genomgang av beslut fran TLV visar att TLV vanligen accepterar en ICER pa
omkring en miljon kronor for lakemedel som ar avsedda for att behandla tillstdnd
av mycket hog svarighetsgrad. NT-radet tillampar en liknande hogsta nivas.

Under vissa forutsittningar, vid ett mycket sillsynt tillstand, kan TLV och NT-radet
overvaga att acceptera en hogre kostnad. Den hogsta ICER som TLV hittills
accepterat i ett formansbeslut for ett 1akemedel vid ett mycket sallsynt tillstdnd ar 2
miljoner kronor per vunnet QALY®. I Figur 6 framgar att en andel av
sarlakemedlen, trots en hog QALY-vinst, hade ICER som i stor utstrackning
overskred grasen for vad TLV och NT-rddet normalt accepterar. Det beror pa att det
pris som foretaget har satt for ladkemedlet ocksa dr mycket hogt. Av de 68 likemedel
som visas i figuren, hade 70 procent en ICER 6ver 1 miljon kronor baserat pa priset
utan eventuell forhandlad aterbaring.

3.3.7 TLV har beviljat forman for manga sarlakemedel med potentiellt stor
patientnytta vid tillstand med hog svarighetsgrad
TLV har analyserat utfallet av de forméansansokningar for sarlikemedel som utretts
med kostnadsnyttoanalys och ar avsedda for tillstdnd med hog eller mycket hog
svarighetsgrad samt ger mer an ett (1) vannet QALY. Detta ar inte en avgransning
TLV anvinder i praktiken men har valts for den hér analysen for att fa ett urval av
lakemedel som skulle kunna innebira en betydande patientnytta och en hog
angeldgenhetsgrad.

Av dessa lakemedel beslutade TLV om bifall for tva tredjedelar (10 av 15). Detta ar
omkring samma andel som bifallits for hela gruppen sarlakemedel. Bland de 5 som
inte bifallits, hade alla utom ett (1) en ICER beréknad till 6ver 2 miljoner kronor,
varav 2 hade en ICER 6ver 5 miljoner kronor, det vill siga langt 6ver de nivaer som
TLV accepterar for att kostnaden ska vara rimlig i relation till nyttan.

3.3.8 Vissa lakemedel har en 1ag eller oséker patientnytta

Utifran systemet med viardebaserad prissiattning méaste kostnaden for en behandling
std i relation till hilsovinsten. Aven om det utifrin sjukdomens svarighetsgrad kan
verka angeliget att bifalla ett nytt lakemedel, har vissa ladkemedel som TLV
utvirderat haft en 1ag eller osédker patientnytta i relation till relevant
jamforelsealternativ, vilket kan ha lett till avslag pa formansansokan om priset inte
star i relation till nyttan.

I TLV:s kartlaggning finns fall di TLV har gjort bedomningen att det inte gar att
styrka att det utviarderade likemedlet ar battre dn jamforelsealternativet eller har en
effektfordel for den ansokta patientpopulationen. I nagra av dessa situationer har
lakemedlen varit avsedda for tillstind med hog till mycket hog svarighetsgrad.
Exempel pa situationer med hog osikerhet ar att behandlingseffekten utviarderats i
oblindade kliniska studier utan kontrollgrupp, eller att det saknas kliniska
studiedata for langtidseffekten av behandlingen.

18 Uppgift frin NT-ridets ordforande Gerd Larfars, 2023-03-09.
19 Omproévning av beslut inom féorménssystemet, Cerezyme TLV dnr 1967/2015 samt Omprovning av beslut inom
forménssystemet, Vpriv, TLV dnr 1970/2015
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3.3.9 Forhandlingar ar ett viktigt verktyg for att kunna tillgangliggéra
angelagna lakemedel
Figur 7 visar att i vissa fall har TLV bifallit formansansokan eller NT-radet
rekommenderat anvandning av likemedel som till foretagets ansokta pris har en
betydligt hogre ICER an TLV och NT-rddet accepterar. I samtliga dessa fall har
foretag och regioner forhandlat om ett avtal som innebar att kostnaden for
anvandningen av lakemedlet minskat och som gjort att TLV eller NT-radet bedomt
att kostnaden star i rimlig relation till visad nytta. Forhandling har alltsa varit ett
viktigt verktyg som mgjliggjort tillgdngliggorande av dessa likemedel.
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1 Avslag, avskrivning eller
negativ rekommendation
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15 —— — — — —
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Figur 7. Fordelning av kostnad per QALY (ICER) for 68 sarlakemedel som utvarderats av TLV genom
kostnadsnyttoanalys. Berakningen av ICER &r baserad p& TLV:s grundscenario och foretagets ansokta pris (AUP),
det vill saga priset utan eventuellt avtalad aterbaring. Bifall till formansansokan eller positiva rekommendationer har
astadkommits genom férhandling till ett sekretessbelagt pris som resulterat i att ICER minskat till en lagre niva &n
den som syns i diagrammet och som av TLV/NT bedémts vara rimlig, givet tillstdndets svarighetsgrad. Urval:
Séarlakemedelsarenden hos TLV 2015-2022. Nar TLV i sin utvardering beréknat ICER som flera grundscenarier
eller endast gjort en kanslighetsanalys, har medelvarde fér ICER anvants

Figur 7 visar att forhandling ar ett viktigt verktyg nar ldkemedel prissatts sa hogt att
kostnaden inte stér i relation till nyttan. Det finns skillnader mellan forméans- och
kliniklakemedel i processerna for att astadkomma férhandlingar, som sannolikt
paverkar forutsiattningarna att astadkomma avtal som kan leda till att TLV eller NT-
radet bedomer kostnaden for lakemedelsbehandlingen som rimlig i relation till
nyttan. Nedan beskrivs nagra av dessa skillnader.

Foretag ansoker om forman hos TLV, medan NT-radet utser de ldkemedel som
omfattas av nationell samverkan och utreds inom kliniklikemedelsuppdraget.
Likemedel for nationell samverkan utses mot bakgrund av flera kriterier, bland
annat att jaimlik anvindning av det nya likemedlet bedoms viktigz°. Redan i detta
skede sker alltsd ett urval. TLV maste utreda alla férménsansokningar som
inkommer till myndigheten, oavsett hur relevant likemedlet ar for sjukvarden.

20 Regionernas samverkansmodell for 1akemedel: Urval (2021-03-18)
https://janusinfo.se/nationelltinforandeavlakemedel /saarbetarvi/arkiv/beslutomsamverkan.5.4771ab7716298ed82
bag7add.html
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Enligt forordningen om likemedelsférméner m.m.2! méste TLV:s beslut fattas inom
180 dagar fran det att en fullstandig formansansokan inkommit. En eventuell
trepartsoverlaggning och forhandling om avtal behover ske parallellt med
utredningen och slutféras inom dessa 180 dagar. For kliniklikemedel som hanteras
av NT-radet finns ingen begransning i hur lange en forhandling eller utredning kan
paga. For formanslakemedel fattar dessutom regionerna beslut om medverkande i
trepartsoverlaggning i ett tidigt skede av TLV:s utredning, medan NT-radet beslutar
om att starta en forhandling forst nar man mottagit en fullstindig hialsoekonomisk
vardering fran TLV och baserat pa denna har gjort en bedomning av vilken den
acceptabla prisnivan for lakemedlet dr. NT-radet har alltsa mer information infor
beslutet att inleda en forhandling an vad regionerna har nar beslut om medverkan i
trepartsoverlaggning ska fattas22.

For att ytterligare forsta forutsattningarna for forhandlingar for formanslakemedel
har TLV kartlagt forekomst av trepartsoverlaggningar for sarlakemedel, se Figur 8.
Denna del av kartldggningen baseras pa sarlikemedel for vilka foretagen ansokt om
forman under dren 2019—2022. For de forméansansokningar dar
trepartsoverlaggningar genomfordes, fick en hogre andel positivt forméansbeslut,
jamfort med de drenden dar forhandling inte genomfordes. Av de 14 siarlakemedel
for vilka forhandling genomfordes bifolls formansansokan for omkring tva
tredjedelar, jamfort med omkring en tredjedel av de 20 ansokningar dar
forhandlingar inte genomfordes.

Totalt antal Féretag efterfragade Trepartséverlaggning Bifall
féormans- trepartséverlaggning genomfdrdes (9 st)
ansdékningar (26 st) (14 st) ]
2019-2022 N ||
(34 st)
Avslag eller avskrivning
1 (5st)
N L
Regionerna tackade nej —>| Bifall (2 st)
B IR el Sy Avslag eller avskrivning
A ({3530 | | ost)
—p1
Féretag efterfragade Bifall
inte treparts- (4 st)
! sverlagani
?;/(;;aggnmg Avslag eller avskrivning

(4 st)

Figur 8. Oversikt dver alla sarlakemedel som hanterats 2019-2022, med avseende pa genomford
trepartsoverlaggning med forhandling. Urval: Férmansansokningar for alla sarlakemedel som utretts 2019-2022.
For n&gra lakemedel har flera ansokningar utretts under perioden. Bilden visar endast utfallet av TLV:s senaste
utredning och beslut for respektive lakemedel

21 Forordning (2022:687) om likemedelsforméner m.m.
22 Regionernas samverkansmodell for lakemedel, Forhandling och upphandling (2022-10-27),
https://janusinfo.se/nationelltinforandeavlakemedel /saarbetarvi/arkiv/forhandlingochupphandling.5.

298ed82bag7d4d.html
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Regionerna virderar hur angeliget det ar att medverka i trepartsoverlaggningar
fran fall till fall. Faktorer som varderas ar exempelvis ICER i foretagets
grundscenario, eftersom det ger en viagledning om det ar realistiskt att astadkomma
en tillracklig aterbaring i en forhandling, liksom TLV:s preliminira
halsoekonomiska bedomning2s. Enligt uppgift fran regionernas gemensamma
marknadsfunktion inom samverkansmodellen for 1ikemedel24, bedomer regionerna
dessutom att det ibland kan vara utmanande att hinna genomfora en forhandling
inom de 180 dagar som en formansansokan behover hanteras. Stallningstagande
till beslut att ingd i forhandling paverkas ocksa av hur stort behovet av lakemedlet
bedoms vara, exempelvis om det finns behandlingsalternativ.

Av de 10 lakemedel som regionerna tackade nej till trepartsoverlaggning for och
som darefter avskrevs eller avslogs, se Figur 8, fanns fem dar TLV bedomt
svarighetsgraden som mycket hog. For tre lakemedel uppskattade TLV att QALY-
vinsten var storre an 1, vilket indikerar en stor patientnytta. Inom denna grupp
fanns saledes likemedel som skulle kunna innebira ett viktigt
behandlingsalternativ for patienter, men det kan ocksé ha funnits liakemedel som
regionerna kan ha bedomt som mindre relevanta och darfor inte prioriterat att
medverka i trepartsoverlaggning kring.

23 Regionernas samverkansmodell for lakemedel, Forhandling och upphandling (2022-10-27),
https://janusinfo.se/nationelltinforandeavlakemedel /saarbetarvi/arkiv/forhandlingochupphandling.5.4771ab7716
298ed82bagyd4d.html

24 Information frdn Marknadskoordinator Lena Gustafsson, Regionernas samverkansmodell, 2023-02-17.
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4 Ndasta steg | uppdraget

Utifran TLV:s kartldggning som presenteras i denna delrapport kan TLV konstatera
att dagens system i manga delar fungerar val. Omkring tva tredjedelar av de
lakemedel TLV utrett ingar i formanerna eller har positiv rekommendation fran NT-
radet. Bland dessa lakemedel aterfinns sidana med god patientnytta och for
tillstdnd av hog svarighetsgrad.

TLV bedomer samtidigt att det finns mojlighet att forbattra tillgangligheten till
lakemedel vid sallsynta halsotillstdnd. Det finns situationer dar det inte funnits
forutsattningar att bifalla formansbeslut eller rekommendera siarldkemedel for
behandling av tillstdnd med hog eller mycket hog svarighetsgrad och med
potentiellt stor patientnytta. En konsekvens av detta kan bli att tillgang till viktiga
behandlingsmdjligheter hindras.

Utmaningarna forknippade med hogt prissatta lakemedel vid sallsynta
hélsotillstand ar inte unika for Sverige. Genom intervjuer med representanter fran
myndigheter i andra lander har TLV fatt ta del av kunskaper och erfarenheter. Detta
utgor en viktig del i analysen av tinkbara atgiarder och handlingsvagar.

I dagens svenska system for prissiattning och subvention av liakemedel finns
forutsattningar och manga verktyg som kan anviandas for att tillgdngliggora
angeliagna siarlakemedel. Likemedel som har god effekt och som anvands for
behandling av svara hélsotillstand far kosta mer. TLV kan ocksa 6verviga att
acceptera en hogre kostnad under vissa forutsattningar nar lakemedlet ar avsett till
sma patientpopulationer. Det finns dven etablerade arbetssatt dar foretaget och
regionerna kan forhandla om avtal som gor att kostnaden for anviandning av
ldkemedlet hamnar pa en rimlig niva. Inom regeringsuppdraget kommer TLV att
analysera hur dessa verktyg kan utvecklas vidare och anviandas mer effektivt, och
tydliggora i vilka situationer de behovs.

For att kunna stirka tillgangligheten till angeldgna behandlingar behover det finnas
en forstaelse for vad som kiannetecknar sddana. Ett viktigt steg ar att utarbeta
kriterier och metoder for att identifiera lakemedel som kan behdva en annan
hantering. TLV kommer bland annat utreda om patientgruppens storlek i hogre
utstrackning dn idag ska fa ha betydelse i bedomningen av ett nytt ldkemedel.

Resultaten i kartlaggningen pekar pa att avtalsforhandlingar mellan regioner och
foretag kan vara avgorande for att kostnaden for lakemedel vid sillsynta
hilsotillstand ska bedomas som rimlig och ddrmed kunna tillgdngliggoras till
patienter. For formanslikemedel sker idag forhandlingar mellan regioner och
foretag inom ramen for trepartsoverlaggningar. Hur kan arbetet med forhandlingar
utvecklas i syfte att forbattra tillgdngen till angeldgna ldkemedel och minska
kostnaderna inom andra omréden?
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Det faktum att foretag ansoker om forman flera ganger innan TLV beslutar om bifall
innebar att det ibland kan ta tid for angeldgna behandlingar att na patienter. TLV
ser darfor skal att utreda hur forutsiattningarna for en effektiv process fram till
formansbeslut for ladkemedel vid tillstind dar behoven ar stora kan stiarkas. Har
behover ocksa ansvarsomraden for olika aktorer tydliggoras. Pa vilket satt kan
foretagen bidra till ett effektivt ansokningsforfarande och redan vid forsta ansokan
tillhandahalla underlag som ger battre forutsattningar for bifall eller positiv
rekommendation?

En forutsattning for TLV:s uppdrag ar att de forslag som lamnas inte far leda till
hogre lakemedelskostnader for staten. Detta betyder sannolikt att TLV:s forslag
ocksa behover innehélla kostnadsddmpande atgarder for lakemedel. TLV ser att
graden av priskonkurrens och forsiljningsvolym bor kunna fa spela en storre roll 4n
vad det gor idag.

TLV kommer i slutet av september att redovisa forslag till handlingsvéagar for hur
tillgangen till angeldgna likemedel vid sillsynta halsotillstand kan starkas utan att
statens totala kostnader for l1ikemedel 6kar. Avsikten ar att redovisa forslag till en
handlingsviag som ska kunna genomfé6ras pa kort sikt, genom verktyg som TLV
forfogar 6ver idag. TLV kommer aven att ge forslag pa forandringar som kommer
att behova utvecklas pa langre sikt och som kraver involvering och beslut fran andra
aktorer.
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Bilaga

Bilaga 1: Sarlakemedel som ingar i TLV:s
kartlaggning

Tabell 1. Sarlakemedel som handlagts av TLV 2015-2022

Formanslakemedel Kliniklakemedel
Adempas Abecma
Alprolix Adakveo
Arikayce liposomal Alofisel
Arzerra Besponsa
Aspaveli Blenrep
Ayvakyt Blincyto
Bronchitol Cablivi
Bylvay Carvykti
Cerdelga Crysvita
Cresemba Darzalex
Cystadrops Evrysdi
Enspryng Gazyvaro
Epidyolex Idefirix
Esbriet Kimmtrak
Farydak Kymriah?®
Firdapse Kyprolis
Galafold Lartruvo
Givlaari Libmeldy
Hepcludex Lutathera
|C|USig Luxturna
Idelvion Minjuvi
Imbruvica Mylotarg
Imcivree Onivyde
Inrebic Onpattro
Jorveza OxI}Jmo
Kaftrio Polivy
Kalydeco Poteligeo
Ketoconazole HRA Qarziba
Koselugo Reblozyl
Kuvan Roctavian
Ledaga Soliris
Lenvima Spinraza
Lynparza Strensiq
Namuscla Tecartus
Ngenla Tegsedi
Ninlaro Upstaza
Ocaliva Vimizim
Ofev Voxzogo

Waylivra

25 Avser indikationen akut lymfatisk leukemi
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Formanslakemedel
Palynziq
Pemazyre
Plenadren
Prevymis
Procysbi
Ravicti
Raxone
Revestive
Rydapt
Scemblix
Signifor
Siklos
Symkevi
Takhzyro
Tavneos
Translarna
Venclyxto
Vpriv
Vyndagel
Wakix
Xermelo
Xospata
Zejula

Kliniklakemedel
Yescarta
Zolgensma
Zynteglo



