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Kommissionens forord

Nodvandigt med en ny modell for godkidnnande och finansiering av likemedel for

sillsynta sjukdomar

Diskussionen om kostnaden for och tillgangen till lakemedel for sillsynta sjukdomar har
tilltagit 1 intensitet pa senare ar. Regeringen konstaterar i kommittédirektiven till utred-
ningen “Finansiering, subvention och prissittning av ldkemedel” (Dir 2016:95) att behovet

av en oversyn av omradet kommer att 6ka framover:

”Under de ndrmaste aren kommer det att introduceras flera nya likemedel inom en rad
olika omraden, exempelvis canceromradet och nya sédrlikemedel. Manga av de nya ldke-
medlen ar relativt sett dyra samtidigt som de bedéms ha en lovande behandlingspotential.
En del nya ldkemedel dr mycket dyra och kan ddrmed ha stor budgetpaverkan for det en-
skilda landstinget och dven pa enskilda kliniker i de fall dar budgetansvaret ar delegerat.
Det kan i sin tur paverka olika landstings bendgenhet att introducera ldkemedlen och dér-
med patienternas tillgang till 1akemedlen, vilket riskerar att ge en ojamlik tillgang till like-

medel dver landet.”

Fran de forskande likemedelsforetagen sida ser vi redan de problem som beskrivs ovan
och har vi under en ldngre tid efterlyst en snabbare, mer enhetlig process for godkdnnande,

upphandling och introduktion av nya, specialiserade och innovativa likemedel.
En gemensam malbild for patienter, vardsektor och lakemedelsforetagen skulle kunna vara:

e Snabbare inforande och mer jamlik tillgang for patienterna

e Mer forutsdgbar inférandeprocess for lidkemedelsbolagen (innefattande pris, sub-
vention, finansiering, upphandling)

e Okad betalningsvilja for sillsynthet, men bittre kostnadskontroll for samhillet ge-

nom samordnad upphandling och betalning baserad pa effekt

Fran Kommissionen for Innovativa Sérlakemedel bedomer vi att en nyckelfraga dr det ofor-
enliga i att staten & ena sidan O6nskar forskning och utveckling av avancerade likemedel for
sdllsynta diagnoser, men & andra sidan tilldimpar traditionell hdlsoekonomisk analys (kost-

nad/QALY) som enda beslutsunderlag.

Var samlade erfarenhet i kommissionen ar att en multi-kriteria-analys dér séllsynthet och
budgetpaverkan vags in dr den bésta vagen framat. Kanske bor detta ske i en egen process,

och med en egen budget, for att fullt ut ta hinsyn till sarldkemedlens unika karaktér?



Var forhoppning ar att denna rapport, som vi latit professor Ulf Persson vid IHE skriva,
kan bidra till diskussionen om mojliga 16sningar pa de dilemman som staten star i begrepp
att utreda och — forhoppningsvis — atgérda. Rapporten ger en dverskadlig bild av kostnads-
laget for sarldkemedel, pagéende diskussioner om véarderingsmodeller for nya ldkemedel,
de etiska grunderna for prioritering samt skissar slutligen kortfattat fem mdjliga finansie-

ringsalternativ.

Vi hoppas att denna rapport kan bidra till ett konstruktivt samtal om végen fram till en
battre modell, till gagn i1 forsta hand for alla patienter med séllsynta diagnoser, men ocksé

for varden och den forskande likemedelsindustrin.

Kommissionen for Innovativa Sarlikemedel



Excecutive Summary

De 6vergripande fragorna for denna studie dr om lakemedelsbehandlingen ar vérd sitt pris

och hur behandlingen i sa fall ska finansieras?

Organisationer som National Institute for Health and Care Excellence (NICE) och Tand-
vérds- och lakemedelsforméansverket (TLV) har ansvar for fragan om likemedelsbehand-
lingen &r vird sitt pris. TLV's uppgift &r att i vissa fall besluta om detta pris eller att gora en
bedomning som sedan NT-rddet utgér fran i sina rekommendationer till landstingen/reg-
ionerna om lakemedlets anvéndning i Sverige. NICE utfardar rekommendationer om an-

véndning av ldkemedlet i England.

Utvecklingskostnaden for ett lakemedel kan vara mycket hog. DiMasi m fl (2016) berdknar
kostnaderna for att utveckla ett nytt lakemedel till 2 558 miljoner US $ i 2013 é&rs priser.
Det #r kostnader i samma storleksordning som vad det kostade att bygga Oresundsbron (20
miljarder SEK). Oresundsbron #r inte skattefinansierad utan ska betalas med broavgifter av
de trafikanter som reser Over bron. P4 samma sitt forvintas utvecklingskostnaderna for nya
lakemedel finansieras av de som konsumerar ldkemedlen, med bidrag fran forsdkringsbolag
och/eller med offentliga medel. Ar antalet patienter litet kan priset per patient forvintas bli
hogt. Kostnaderna for behandling med sarldkemedel kan uppga till 1 Mkr per patient och
ar eller mer och har svart att accepteras av organisationer som TLV och NICE. Syftet med
denna studie dr att forsoka ge ett bidrag till diskussionen om hur sérlikemedel ska kunna

prioriteras och finansieras.

Det gér inte att bortse frén att det alltid finns en alternativkostnad for vara begrénsade re-
surser. Det innebér att en anvindning av resurserna t ex till 1ikemedelsbehandling innebér
att vi maste avsta fran nagot alternativt sétt att anvinda resurserna. Det kan vara négon
annan behandling i sjukvarden vi maste avsta fran eller ytterligare utbildning eller annan
offentlig eller privat konsumtion. Vérdet av den konsumtion vi maste avsta fran ar alterna-

tivkostnaden.

NICE och TLV anvénder sig av en QALY som ett samlat uttryck for den hilsoeffekt som
astadkommes med behandlingar i sjukvarden. En forlorad QALY ar dé ocksa ett uttryck

for den alternativkostnad som uppstar da vi maste avsta fran en viss behandling.

TLV och NT-rédet har under senare tid blivit mer och mer uppmérksamma pa att ett QALY
inte innehéller hela virdet av en behandling. Det kan finnas fler attribut féorknippade med
en behandling som allménheten vérderar. Sadana attribut kan vara tillstdndets svarighets-

grad och sjukdomens sillsynthet. Aven behandling syftande till bot, behandling i livets



slutskede och mdjligheten att alltid f4 tillgang till en behandling kan vara av véirde som inte

fangas i QALY begreppet.

NT-radet och TLV har darfor borjat tillampa en multikriterieanalys i sitt varderingsarbete.
Detta arbete dr dock endast i sin linda och det saknas information om vilka virden som ska
anvindas. TLV har nyligen i ett beslut gjort bedomningen att siallsynthet kan innebara dub-
belt sd hog kostnad per vunnen hélsoenhet (2 Mkr per vunnet QALY) jamfort med behand-
lingar mot vanligare men lika svara sjukdomar (1 Mkr). Fran NT-radets rekommendationer
kan man dnnu inte utldsa hur séllsynthet varderas. Varken TLV eller NT-radet planerar att
publicera ndgra detaljer gdllande hur deras nya modell for utvardering av sarlikemedel ska
implementeras eller vilken kostnad per QALY som kommer att accepteras utan hénvisar

till att detta kommer att avgoras fran fall till fall.

Det finns tva problem med detta. Det ena handlar om att det inte alls 4r sékert att virdena i
multikriterieanalysen aterspeglar allménhetens virderingar. Det andra problemet ar att be-

slutsfattandet inte blir transparent och rattssékert.

Den vdg som TLV och NT-radet slagit in pa med att utveckla multikritericanalyser for
varderingsarbetet kan mycket vil leda till att sdrldkemedlet far en réttvis hantering. Men da
krévs det att forskning initieras som syftar till att 6ka forstaelsen for hur allmédnheten var-

derar de olika attributen.

En helt annan vag att ga &r att betrakta behandling med sirldkemedlen som en offentligt
finansierad forskningsprocess. Alternativkostnaden kommer man inte ifrdn men TLVs och
NT-radets beddmningar blir initialt inte ldngre relevanta. Det skulle kréiva tilldelning av
statliga (eller mojligen landstingskommunala eller privata) 6ronmérkta medel for detta dn-
damal. Det skulle ocksé behovas ndgon form av tidsbegriansning och process for utvirde-
ring av forskningen for att kunna avgéra nér och om ldkemedelsbehandlingen ska inlemmas
i den ordinarie behandlingsarsenalen. Vid den tidpunkten blir det dterigen aktuellt med

TLVs och NT-radets virdering.

I denna studie ges fem olika forslag till finansiering av nya sarldkemedel. Dessa ér:

1. Egenfinansiering — privata forsakringar

2. Nya ekonomiska erséttningsmodeller

3. Skattefinansierad landstings/regional egen forsdkringslosning for sirldke-
medel

4, Skattefinansierad statligt Gronmaérkt tillaggsfinansiering

5. Skattefinansierad separat statlig budget for sdrldkemedel



Finansieringsforslagen syftar framst till att sékra tillgéngen till resurser for sdédana behand-
lingar som visat sig ge en positiv hélsoeffekt och nytta som kan motiveras med den betal-
ningsvilja som TLV och NT-radet faststéllt. Utan resurser kommer behandlingarna inte till
stand och nyttan for patienterna uteblir. Det &r hastigheten i upptaget som é&r det vésentliga

for att nyttan ska dstadkommas. Ett langsamt upptag ar dyrt i bemérkelsen forlorad hélsa.

De foreslagna finansieringsmodellerna har alla sina fordelar och nackdelar. Det dr var for-
hoppning att dessa forslag ska kunna vara ett litet bidrag till den fortsatta diskussionen om

sdrlakemedlens finansiering och prioritering.



Inledning och syfte

Lakemedel for mycket sdllsynta sjukdomar kallas sarldkemedel. Definitionen av sérldke-
medel regleras pa EU-niva. Ett sdrlikemedel - ”Orphan Medicinal Product” - dr enligt EU-
forordningen (EG) nr 141/2000 ett lakemedel som antingen ar 1) avsett for att diagnosti-
sera, forebygga eller behandla livshotande tillstand eller tillstind med kronisk funktions-
nedséttning och som hogst 5 av 10 000 individer inom EU lider av, eller 2) att utvecklings-
kostnaderna forvéntas dverstiga de forvintade intékterna och att dessa sjukdomstillstand dr
livshotande eller allvarliga och kroniskt funktionsnedséttande samt att inga tillfredsstil-
lande metoder finns godkénda inom gemenskapen eller att den foreslagna produkten kom-
mer att vara till stor nytta for dem som lider av sjukdomstillstandet (Delbetinkande SOU

2012:75, sid. 202).

Det ska observeras att ovanliga diagnoser definieras ibland snivare i Sverige 4n 1 EU. Del-
betdnkandet SOU 2012:75 anger att sillsynthet avser en forekomst pa hogst 1 per 10 000
invanare, eller maximalt cirka 950 personer i Sverige. Det édr Socialstyrelsen som i ett upp-
drag gillande en nationell plan for sdllsynta diagnoser definierat séllsynthet som nagot som
drabbar féarre dn 1 pa 10 000 individer. Socialstyrelsen anviander ocksa begreppet tillstand
(engelska condition) i stéllet for diagnos/sjukdom. Socialstyrelsen anser det vara mer kor-
rekt att diskutera behandling utifran rent medicinska stillningstaganden med ett avgrénsat
tillstdnd eftersom en sjukdom kan genomga olika skeden. Aven i andra linder tillimpas
olika definitioner pa ovanliga diagnoser. EU arbetar med olika dtgirder for att stimulera

utvecklingen av dessa ldkemedel.

Efter den regulatoriska myndighetens godkdnnande for sérlikemedelsstatus pa en indikat-
ion ges foretaget ensamrétt pa marknaden for forséljning under tio ar. Samma likemedel
(aktiva substans, exempelvis sidenafil) men med olika produktnamn (exempelvis Revatio
och Viagra) kan vara registrerat som sérlikemedel for en ovanlig indikation och som van-
ligt ldkemedel for en allmén (bredare) indikation (TLV, 2010). Ett och samma ldkemedel
kan registreras som sirlikemedel for mer dn en ovanlig indikation vid olika tillfdllen.
Denna marknadsexklusivitet och monopolstéllning for sirldkemedel kan brytas om foreta-
get inte kan forse marknaden med tillrdckliga médngder av originalprodukten (leveranspro-
blem) eller om det kommer in en ans6kan om ett annat ldkemedel som kan visas vara sak-
rare, mer dndamalsenligt eller i andra hdnseenden kliniskt 6verlagset det ursprungliga. Im-
materiella rattigheter for lakemedel generellt innebar ett patent pa 20 ar. Man skulle kunna
sdga att sarldkemedel har en kortare men bredare exklusivitet &n vad som géller for andra

lakemedelspatent.



For sdrldkemedel géller ocksa att foretaget har rétt till avgiftsfri vetenskaplig rddgivning
och protokollassistans fran den europeiska likemedelsmyndigheten (EMA) infor ansékan
om godkénnande for forséljning. Foretaget far dessutom avgiftslittnader vid ansdkan om

godkénnande av forsiljning inom andra EU lander (www.ema.europa.eu).

Enligt Delbetdnkande SOU 2012:75 var ar 2012 cirka 60 sarldkemedel godkdnda av EMA
(varav ett 50-tal haft forsdljning i Sverige).

Den totala forsdljningen av sérlikemedel i Sverige uppgick under 2011 till 1 029 Mkr,
varav 794 Mkr var receptforskrivna likemedel och 235 Mkr var lakemedel rekvirerade till
avdelningar pé sjukhus, (Natverk for Lakemedelsepidemiologi, NEPI 2011). Kostnaderna
for sérldkemedel 2011 utgjorde 3,2 procent av den totala lakemedelsforsdljningen. 5 000
individer i 6ppenvérd blev forskrivna sérlikemedel under 2011. Finansieringen av de re-
ceptforskrivna likemedlen fordelades med 767 Mkr pa likemedelsforménen och med 27
Mkr pé patienternas egenavgifter (NEPI 2011). Genomsnittskostnaden per patient och ar
for sérlakemedel var drygt 140 000 kronor. (Delbetinkande SOU 2012:75, sid. 297).

Liakemedel med sdrldkemedelstatus i april 2014 hade en total forséljning i Apotekens ut-
forsaljningspris (AUP) pa 826 Mkr ar 2013 (Slutbetdnkandet SOU 2014:87). Som jamfo-
relse kan ndmnas att de samlade kostnaderna for lakemedelsbehandling av diabetes (insulin
och blodglukossiankande ldkemedel: perorala och GLP-1-analoger) uppgick till 1 345 Mkr
ar 2013 (Socialstyrelsen 2015). De tre storsta sarldkemedlen var Revlemid (lenalidomid)
for cancersjukdomen multipelt myelom (135 Mkr), Soliris (eculizumab) fér behandling av
atypiskt hemolytiskt uremiskt syndrom (aHUS) (94 Mkr) och Tracler (bosentan) for pul-
monell arteriell hypertension (PAH), (87 Mkr).

Glivec (imatinib) for behandling av kronisk myeloisk leukemi (KML) som tidigare var ett
av de storsta sirldkemedlen matt i kostnader hade fortfarande en betydande forséljning &r
2013 pa 232 Mkr, men har forlorat sin sirlikemedelsstatus. Ar 2013 forlorade fyra like-
medel med en total forskrivning pa 403 Mkr sin sérldkemedelsstatus. Dessa var Glivec
(imatinib), Sutent (sunitinib) (54 Mkr), Afinitor (everolimus) (45 Mkr) och Fabrazyme
(agalsidas beta) (32 Mkr). Anledningar till att ett lakemedel forlorat sin sérldkemedelsstatus
ar att tiden for marknadsexklusivitet 16pt ut eller att anvdndningen blivit storre 4n vad som
géllde vid beslutet om sérlakemedelsstatus. Sarlakemedel har vanligen en forséljning pa

10-20 Mkr oavsett storlek pa patientgrupp (Slutbetdnkandet SOU 2014:87).



Glivec (imatinib) och Duodopa (intestinal gel, karbidopa & levodopa) for behandling av
Parkinsons sjukdom &r exempel pa likemedel som huvudsakligen forskrivs pa recept. So-
liris (eculizumab) for behandling av atypiskt hemolytiskt uremiskt syndrom (aHUS) samt
Vidasa (azacitidin) vid vissa blodbristsjukdomar &r exempel pé likemedel som ges i sluten

vard.

Den s k fyrldnsgruppen (Stockholms lans landsting, Viastra Gotalandsregionen, Region
Skane och landstinget i Ostergdtland) bevakar nya likemedel eller nya indikationer for
befintliga ldkemedel ”horizon scanning”. I september 2013 presenterade den globala ldke-
medelsorganisationen (PhRMA) en kartldggning av nya likemedel mot séllsynta sjukdo-
mar under utveckling. Totalt angav PhARMA 453 liakemedel under utveckling varav 156 i
Fas III och 32 dér ans6kan var inskickad. Det finns ocksa ett arbete av Hutchings et al som
prognosticerar antalet sirlikemedel pa marknaden och antalet nya varje &r fram till 2020.
De skattar att vi far ca tio nya sérldkemedel varje ar och att totalantalet skulle 6ka fran 111

ar 2016 till 149 ar 2020.

Det finns berdkningar av Schey m fl (2011) dér tillvéxten av sirlikemedlens kostnader
forvéntas plana ut kring 2016 pé ca 4,5 procent av lakemedelskostnaderna. Orsaken dr att
lakemedlen tappar sin ensamritt, att endast en liten andel, runt tio procent, av ldkemedlen
som beviljats sarladkemedelsstatus godkanns for forsdljning och att antalet patienter for be-

handling identifieras snabbt och sedan minskar takten i upptaget av nya patienter over tid.

Aven om den totala nationella budgetbelastningen av sirlikemedlen dr mattlig och inte
heller forvéintas 6ka upplevs sarlakemedlen som ett problem eftersom kostnaderna per pa-
tient och ar i vissa fall kan bli mycket stora och uppga till en miljon kronor eller mer. Sa
stora behandlingskostnader dr det mycket svart att f4 acceptans for i det nuvarande systemet
for virdebaserad prissittning som vi tillimpar i Sverige sedan 2002. Aven i andra linder
har de hoga behandlingskostnaderna per patient och ar svart att bli accepterade. National
Institute for Health and Care Excellence (NICE) i England som é&r kidnda for att endast i
undantagsfall rekommendera liakemedel som kostar mer dn £300 000 per vunnen QALY
har svart med ménga sérladkemedel. Schlander et al (2016) visar att lakemedelskostnaden
per patient och &r dkar dé prevalens minskar. Om utvecklingskostnaderna for lakemedlen
ar den dominerande kostnaden for lakemedlen och denna dr en fast kostnad dr sambandet
logiskt eftersom utvecklingskostnaden for sérlikemedel maste slés ut p4 mindre antal pati-

enter.

Olika organisationer som TLV 1 Sverige, NICE i England och SMC i Skottland har ansvar
for att svara pa fragan om ladkemedelsbehandlingen &r vérd sitt pris. De har alla forsokt hitta

andra argument &n kostnad per vunna QALY for att hantera sdrlikemedlen. Problemet med



sdrlikemedel och dagens pris- och subventionssystem har ocksé uppmérksammats i rege-
ringens direktiv till utredningen om Finansiering, subvention och prisséttning av lakemedel
(Kommittédirektiv 2016:95). Syftet med denna studie ar att forsdka ge ett bidrag till dis-

kussionen om hur sirlikemedel ska kunna prioriteras och finansieras.

I rapporten beskriver vi de nyligen genomférda fordndringarna som TLV och NT-radet
infort for att prioritera sarlikemedel. Vi ger ocksa nagra exempel pa vad fordndringarna
inneburit for nagra sirldkemedel. Déarefter beskrivs principer for prioritering baserat pa
svensk lagstiftning, d v s den s k etiska plattformen och Lagen om likemedelsférmaner.
Darefter ger vi forslag till hur prioriteringarna kan forbéttras och vi presenterar fem mojliga

framtida finansieringsmetoder for sarldkemedel.
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Nuvarande prissattning och subvention av sarlakemedel och
andra lakemedel

Det finns inga EU bestammelser for prisséttning och subventionering av siarldkemedel utan
varje medlemsstat beslutar om sina egna regler. Vanligen &r reglerna samma som for 6vriga
lakemedel. I Sverige ar det Tandvards- och likemedelsférmansverket (TLV) som provar
om ett lakemedel ska ingd i ldkemedelsforménerna till ett faststéllt pris som géller pa alla
Oppenvardsapotek i1 landet. TLV bedomer lakemedlet enligt tre principer: méanniskovarde-
sprincipen, behovs- och solidaritetsprincipen och kostnadseffektivitetsprincipen. Beslutet
fattas av Namnden for lakemedelsformaner pA TLV. Namnden har ldnge arbetat efter prin-
cipen att man kan acceptera en samre kostnadseffektivitet, d v s en hégre kostnad per
QALY, for behandling av en svar sjukdom &n vad som kan accepteras for en lindrig sjuk-
dom. Denna princip att acceptera ett hogre troskelvérde for beslut om pris och subvention
da tillstandets svarighetsgrad ar hog har utvecklats successivt av nimnden for likemedels-
formaner, badde under LFN och senare inom TLV. Déremot har nimnden under lang tid

inte ansett att man kan gora skillnad beroende pé om sjukdomen é&r vanlig eller ovanlig.

Enligt en nyligen publicerad rapport frén Prioriteringscentrum (Wiss och Carlsson 2016),
har TLV godként subvention av 37 av de 90 ldkemedel som har sdrlikemedelsstatus i
Europa. Ett ldkemedel, Kuvan, (sapropterin) har nekats subvention av TLV. NT-radet hade
fram till den 6 oktober 2016 avgett rekommendation till landstingen och regionerna om atta
lakemedel med sdrldkemedelsstatus och ytterligare elva ldkemedel avser behandling av
sillsynta sjukdomar men ldkemedlen saknar sdrldkemedelsstatus. NT-radet har avratt
landstingen att behandla patienter med Kyprolis (karfilzomib) vid multipelt myelom, Re-
vestive (tediglutid) vid Short Bowl Syndrom (SBS), Soliris (eculizumab) vid atypisk hemo-
lytiskt uremiskt syndrom (aHUS), Translarna (ataluren) vid Duchennes muskeldystrofi och

Vimizim (elosulfas alfa) vid mukopolusackaridos typ IVA.

TLVs beslut om att neka subvention for Kuvan, (saproterin) behandling av patienter, vuxna
och barn frén fyra &r, med en genetisk storning som kallas fenylketoneuri (PKU), baserades
pa en hilsoekonomisk analys dir dietbehandling var alternativet till Kuvan. Enligt denna
analys var kostnaden per QALY mellan 1,3 och 1,8 Mkr vilket TLV ansag vara for hogt.
TLV bedémde dock Kuvan som kostnadseffektivt for barn da det krivdes lagre doser. TLV
och foretaget kunde inte enas om ett pris eller prissittningsmodell och darfor avslogs an-

s6kan av TLV ar 2009 (Wiss och Carlsson 2016).
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Samma &r inledde TLV en omprévning av samtliga lakemedel som anvénds vid blodnings-
rubbningar, diar hemofili som &r en séllsynt sjukdom ingér. Omprévningen kom att fokusera
pa faktor VIII-preparat som anvénds vid hemofili typ A. Hér finns tva typer av faktor VIII-
preparat, de som utvinns ur plasma och de som 4r rekombinant framstéllda. Plasma prepa-
raten r dldre och de drabbades under 1980-talet av blodburna sjukdomar som vid den tiden
var okdnda, HIV. Det innebar svara konsekvenser for méanga hemofilipatienter. De rekom-
binant framstéllda preparaten kan inte drabbas av framtida okdnda sjukdomar och &r darfor
sdkrare. TLVs omprovning resulterade i prissdnkningar for samtliga produkter men slutli-
gen accepterades ett hogre pris for de rekombinanta jamfort med plasmaprodukterna (TLV
beslut 2012-04-19). Det finns en studie publicerad som visar att befolkningen i Sverige
tillméter sidkra blodprodukter ett hdgre varde dn blodprodukter med samma effekt men dér
risken finns att de skulle kunna drabbas av idag okdnt virus som skulle kunna leda till
blodburna sjukdomar (Olofsson et al 2016). Det framgar inte av TLV's publicerade beslut
vilka argument som motiverade de hogre priserna pa rekombinanta produkter men detta ar

ett exempel pé att dven andra attribut &n QALY vinsten spelat roll i beslutsprocessen.

Det ar svart att fa en réttvisande bild av TLVs bedomningar av sdrlikemedlen eftersom
ansokningar kan dras tillbaka av foretagen innan TLV fattar beslut om avslag, eller besked,

om subvention.

Under senare ar har arbetet med att utveckla den vérdebaserade prisséttningen inte bara
handlat om TLVs och nimnden for lakemedelsforméners stallningstaganden utan ocksa om
det arbete med prioritering som sker inom landstingens gemensamma organisation, fram-
forallt NT-radet. NT-radet kom under varen 2015 att fi en inflytelserik roll for att hantera
introduktionen av tva ldkemedel for prostatacancer, Zytiga (arbiraterone) och Extandi
(enzalutamide). I ans6kan om pris- och subvention for dessa ldkemedel bedomde TLV att
kostnader per vunnet QALY var for hogt och ansdkan avslogs. NT-radet fick da tillsam-
mans med ldkemedelsforetagen och TLV forhandla fram s k sidoavtal med konfidentiell
rabatt och riskdelningsavtal som innebar att det verkliga priset kunde ligga lidgre &n det

officiella listpriset.

Likemedlen blev da kostnadseffektiva utan att det lagre verkliga priset behdvde tillkénna-
ges till 6vriga ldnder i Europa via det internationella referensprissystemet. Uppdelningen 1
ett konfidentiellt verkligt pris och ett hogre listpris (som ingen behdver betala i Sverige)
var acceptabelt for de internationella likemedelsforetagen eftersom det ger viss mojlighet
att prisdiskriminera mellan kopare i olika ldnder. Liknande riskdelningsavtal tecknades for
de olika lakemedlen mot hepatit C, vilket bidrog till att snabba upp upptaget av dessa like-
medel. Hepatit C-ladkemedlen betraktades dock redan innan denna prisforhandling som

kostnadseffektiva av bade TLV och NT-radet. For dessa lakemedel var det snarast en oro
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for att ett snabbt upptag skulle kunna fa odnskade undantréngningseftekter i landstingens
budget och i den statliga budgeten for formanssystemet for likemedel. Staten beslutade
dérfor att utoka den statliga forménen for likemedel med 1,5 miljarder kronor for hepatit

C-lakemedlen.

NT-radet publicerade i december 2015 ett policydokument ”Policy till stod for NT-radets
beddmning av betalningsviljan”. I detta dokument foreslés betalningsviljan inte vara en fix
kostnad per QALY utan att betalningsviljan ska variera p g a olika faktorer utéver de som
inkluderas i den samhéllsekonomiska analysen. De faktorer som man anser sig behdva ta

hansyn till i prioriteringarna utdver den hdlsoekonomiska analysen ar:

1) tillstandets svarighetsgrad,
2) storleken och betydelsen av effekten (patientnyttan),
3) osidkerheten (i de kliniska och hilsoekonomiska underlagen), samt

4) tillstdndets séllsynthet.

I rapporten fortydligas att en hogre betalningsvilja for behandling av séllsynta tillstdnd
kommer i praktiken endast att vara aktuellt i de fall da tillstindet ocksé ar allvarligt och
effekten av behandlingen ar vdsentlig. Séallsynthet som enda faktor for hdgre betalningsvilja

ar saledes 1 normalfallet inte acceptabelt.

I NT-radets policydokument diskuteras ocksa olika sétt att vdga samman de olika fak-
torerna for att komma fram till en niva for betalningsvilja som speglar landstingens/med-
borgarnas betalningsvilja. Tre metoder anges; (1) bygga en matematisk modell (multicrite-
ria decision analys, MCDA) dér olika faktorer ges olika vikter. Fordelen skulle bli transpa-
rens men nackdelen &r att man inte vet vilka vikter som medborgarna/landstingen vill sitta
pa faktorerna; (2) anvénda ett mer kvalitativt angreppssétt och det tredje (3) ett semikvan-
titativt arbetssitt som graderar de olika faktorerna i 3—5 steg/fargkoder och att dessa suc-
cesivt utvecklas mot en matematisk modell s snart som kunskapen om relevanta vikter

forbéttras.

Ytterligare fortydligande av NT-radets policy publicerades i oktober 2016 av Liliemark m
fl (Lakartidningen, 2016;113:D4WP). Dar redovisas ockséa en semikvantitativ gradering av
de fyra dimensionerna i fyra grader, dar mycket sillsynt tillstand (hogst 10 patienter i Sve-
rige ges grad 4 och séllsynt tillstand (hogst 50 patienter i Sverige) ges grad 3. Behandling-
ens effektstorlek klassificeras ocksa i olika grader sa att botande eller motsvarande far grad
4 och viasentligen livsforlangande eller eliminerar det mesta av symptom ges grad 3. For-
fattarna podngterar att den policy de tagit fram bor betraktas som ett levande dokument.

Nedan redovisas ett antal av NT-rddets beslut/rekommendationer fran 2016.
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Tabell 1. NT-rdadets beslut/rekommendationer, exempel frin andra kvartalet 2016.

Behandling

Pixuvri
(pixantron)

Erivedge
(vismodegib)

Kyprolis
(karfilzomib)

Avastin
(bevacizuma
b)

Sjukdom/
tillstand

Non-Hodgkins-
B-celllymphona
(NHL)

Basal cell cancer
nar kirugi inte ar
tillampligt

Multipel
myelom

Epitelial ovarial
tubar eller
primar
peritoneal
cancer, platinum
resistent

“

Platinum kénslig

Effekt-
storlek

Inte
significant for
PFS eller OS

Inte
kvantifierbart

Mattlig

Mattlig

Mattlig

Tillforlitlig-
het av
dokumenta
tionen

Inte mojlig att
uppskatta

Lag

Mattlig

Lag, ingen
significant OS

Lag, ingen
significant OS

Svarighets

grad

Mycket hog

Hog

Mycket hog

Mycket hog

Hog

Sallsynth | C/E

et

Mindre
vanlig,
n=50-60

Sallsynt,
n=20

Mindre
vanlig,
n=100

Séllsynt,
n=20-30

Mindre
vanlig,
n=50-60

Ingen

Mycket hog
ICER

Mycket hog,
ICER=2,5
MSEK

Mycket hog,
ICER=1,4
MSEK

Hag,
ICER=0,6
MSEK

Yttrande

Avsta fran
behandling

Avsta fran
behandling

Avsta fran
behandling

Avsta fran
behandling

Anvand

Tabell 2. NT-radets beslut/rekommendationer, exempel fran tredje och fjéirde kvartalen 2016.

Behandling

Opdivo
(nivolumab)

Empliciti
(elotuzumab)

Opdivo
(nivolumab)

Opdivio
(nivolumab

Keytruda
(pembrolizu
mab)

Sjukdom/
tillstand

Avancerad
njurcellscancer

Multipel
myeloma

NSCLC
skivepitel

NSCLC
Icke-skivepitel

NSCLC
EGFR eller ALK
positiv

Effekt-
storlek

Mattlig

Mattlig

Mattlig

Mattlig

Mattlig

Tillforlitlig
het av
dokument
ationen

Mattlig

Hog

Mattlig

Mattlig

Lag

Svarighets
grad

Hog

Hog

Myket hog

Mycket hog

Mycket hog

Séllsynthet

Vanlig,
n=1000

Mindre
vanlig, n=100

Vanlig,
n=300

Vanlig,
n=400

Vanlig,
n=450

(V3

Mycket hog,
ICER=1,2
MSEK

Lagre med
rabatt

Mycket hog
ICER=3.9
MSEK

Hag,
ICER=0.9
MSEK

Hag,
ICER=0.6
MSEK

Mycket hog,
ICER=1.1
MSEK

Anvand

Avsta fran
behandling

Anvénd

Anvand

Anvéand
efter
Opdivo

Det &r svart att se att de nya bedémningarna som redovisas i NT-rddets policydokument

har slagit igenom i deras beslut/rekommendationer under 2016. Framtiden far utvisa hur

genomslaget blir i praktiken.

TLV har ocksa uttalat att verket har &ndrat synsétt och &r berett att acceptera hogre priser

pa sérlikemedel for sméa patientpopulationer enligt TLVs generaldirektor pa ett frukostse-

minarium den 27 september 2016 (LIFe-time.se). TLVs nya synsitt har kommit till uttryck
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i tva beslut om likemedlen Cerezyme (imiglukeras) och Vpriv (velaglukeras alfa) for be-
handling av Gauchers sjukdom (TLV Beslut 2016-12-19). Gauchers sjukdom &r en ovanlig
och irftlig sjukdom som ger forsdmrad livskvalitet, till stor del p g a skelettmanifestationer,
blodbrist, organforstoring, neurologiska skador, smérta och funktionsnedséttning samt for-
kortad livslangd. Behandlingen med Cerezyme (imiglukeras) eller Vpriv (velaglukeras
alfa) kan inte stoppa progressionen helt men effekten i form av minskad bensmaérta syns
redan efter kort tids behandling (TLV beslut 2016-12-19). TLV har i sitt beslut accepterat
dubbelt s& hog kostnad per vunnen hélsoenhet (2 Mkr per vunnet QALY) jamfort med
behandlingar mot vanligare men lika svara sjukdomar. Den, enligt TLV, acceptabla kost-
naden for Cerezyme (imiglukeras) respektive Vpriv (velaglukeras alfa) skulle uppnas ge-
nom en omfattande sdnkning med 67 respektive 66 procent av priserna pa de tva ladkemed-
len. Trots detta uppskattas behandlingskostnaden per patient och ar till 850 000 kr respek-
tive 1 Mkr for Vpriv (velaglukeras alfa) och Cerezyme (imiglukeras).

Bakgrunden till TLVs omprovning av Cerezyme i december 2016 ska ses i det beslut som
kammarrétten meddelade den 10 oktober 2014 (kammarrétten i Stockholm 2014). Foreta-
get hade overklagat TLVs beslut och fragan hade hamnat i férvaltningsrétten och slutligen
i kammarrétten. Domstolen tog inte hénsyn till fragan om Cerezyme var kostnadseffektivt
eller inte men sa att TLV skulle handlagt d4rendet pa annat sétt — d v s att beslutat om pris-
sankning istéllet for att utesluta Cerezyme ur forménerna. TLVs beslut den 19 december

2016 innebar en prissdnkning p& Cerezyme pa 67 procent.

Konsekvensen blev att savidl Cerezyme som Vpriv uttrdder ur formanerna pa foretagens
begdran den 1 februari 2017, enligt pressmeddelande fran TLV den 13 januari 2017 — med
bibehallet pris.
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Grunderna for principer for prioritering idag och mojliga
framtida prioriteringsmetoder

Prioriteringsutredningen (Socialdepartementet SOU 1995:5) 1ag till grund for den lagstift-
ning som Sveriges riksdag beslutade om 1997. Beslutet innehaller tre principer som till-
sammans brukar kallas den etiska plattformen. Principerna ar; méanniskovardesprincipen,
behovs- och solidaritetsprincipen och kostnadseffektivitetsprincipen. Manniskovérdesprin-
cipen innebdr i1 korthet, enligt propositionen, att ”det dr oférenligt med ménniskovéardes-
principen att prioritera pa basis av social status, ekonomisk stillning, kronologisk alder,
om behoven uppkommit genom negativ livsstil eller anses vara sjalvforvallade”, enligt Pri-
oriteringscentrums slutsatser i en bilaga 7 till Lakemedels- och Apoteksutredningen (SOU

2014:87 s. 665).

Behovs- och solidaritetsprincipen séger att resurserna bor fordelas efter behov” (regering-
ens proposition 1996/97:60). Det innebar enligt SOU 2014:87, bilaga 7, s. 666, att "mer av
hélso- och sjukvérdens resurser bor fordelas till de som har storsta behoven, i bemérkelsen
de svéraste sjukdomarna och den sdmsta livskvaliteteten. Detta géller d4ven om inte alla far
sina behov tillgodosedda. Det sigs att behovets storlek beror av sjukdomens svarighetsgrad
men dven dess varaktighet. Samtidigt papekas att man inte kan ha behov av det som man
inte har nytta av, vilket kan ses som ett krav pa de dtgiarder som anvinds dtminstone ska ha

nagon form av minimieffekt.”

Den tredje principen, kostnadseffektivitetsprincipen sager ”Vid val mellan olika verksam-
hetsomraden eller atgdrder bor en rimlig relation mellan kostnader och effekt, matt i for-

battrad hélsa och hojd livskvalitet efterstravas” (Socialdepartementet SOU 1996/97:60).

Lagen om lékemedelsformaner mm antogs 2002 (Socialdepartementet SFS 2002:160) och
samma ar bildades myndigheten Likemedelsformansndmnden (LFN) som senare bytte
namn till Tandvérds- och ldkemedelsférménsverket (TLV). I forarbetena till Lagen om 14-
kemedelsformaner (Socialdepartementet Prop. 2001/02:63) anges att ”’Grundtankarna i for-
manssystemet dr att samhéllets kostnader for likemedel ska st i rimlig proportion till den
nytta de tillfér och att lakemedelskostnaderna inte far medfora att utrymmet for annan an-

geldgen sjukvard minskar”.
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Kommentarer till de grundlaggande principerna och lagstiftningen

Nagra kommentarer till lagstiftningen kan vara pa sin plats. For det forsta dr lagstiftaren
mycket tydlig med att det finns en alternativkostnad, d v s vi kan tvingas avstd andra onsk-
varda behandlingar med stor effekt, till f61jd av vara val att anvianda resurserna pa ett visst
sdtt i sjukvarden. Det giller oavsett om de anvénds till olika verksamhetsomraden, atgarder
eller lakemedel. For det andra ar lagstiftaren ocksa tydlig med att kostnaderna ska ge effekt,
mitt 1 forbéttrad hélsa och forhojd livskvalitet och att lakemedelskostnaderna ska sta i rim-
lig proportion till den nytta de ger. Det betyder att effekt och nytta for nya ldkemedel méste
visas for att de ska kunna ingé i forménssystemet. For det tredje uttalar lagstiftaren inget
explicit om att sidrladkemedel eller sdrbehandling till séllsynta sjukdomar ska prioriteras an-
norlunda p g a séllsynthet i sig. Det gar ddremot att finna stod i lagtexten for att stor sva-

righetsgrad ska prioriteras.

I Prioriteringscentrums rapport (bilaga 7 till SOU 2014:87) drar man dock slutsatsen att
”samhiéllet bor kunna betala mer per hdlsovinst (kostnad per kvalitetsjusterat levnadsér
(QALY)) och acceptera lagre krav pa vetenskapligt underlag vid prioritering av 1akemedel
for behandling av séllsynta sjukdomar om samtliga foljande villkor ar uppfyllda:

1. Behandlingen har en hég kostnad per hdlsovinst som en konsekvens av att den
omfattar endast fa patienter.

2. Det ror sig om ett tillstind med mycket hog svarighetsgrad.

3. Det behandlingsalternativ som dvervigs pé goda grunder ska antas ha en visentlig
effekt.

4. Det inte finns ndgon alternativ behandling med en vésentlig effekt som kan forvan-

tas forebygga, bota, fordrdja forsdmring eller lindra det aktuella tillstdndet.”

Bade TLVs nyligen dndrade synsatt pa sarlakemedel och NT-radets nya publicerade policy
bygger pa dessa slutsatser som Prioriteringscentrum formulerat i sin rapport och som ater-

finns i bilaga 7 till SOU 2014:87.

NT-radet har, nér det géller att bedoma samhaéllets betalningsvilja, landat i en ”semikvan-
titativ gradering” av de fyra dimensionerna: tillstdndets svarighetsgrad, effektstorlek, till-
forlitlig dokumentation och séllsynthet. For varje dimension har NT-radet fyra nivaer/gra-
der: lag/liten/vanlig (n>200 patienter i Sverige), maéttlig/mindre vanlig (n<200),
hog/stor/sillsynt (n<50) och mycket hog/mycket stor/ mycket sillsynt (n<10), se Liliemark
m fl 2016. NT-rédet séger att det inte dr rimligt gora kvantitativa estimat av de enskilda
dimensionerna eller deras inbdrdes viktning. Liljemark m fl, séger att det ar till sist politiska
prioriteringar som bestdmmer vilka resurser som ska ges till hdlso- och sjukvard i relation

till andra sektorer respektive privat konsumtion (skattenivd). Detta bestimmer var gransen
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for betalningsviljan ska ligga. NT-rddets policydokument ska betraktas som ett levande

dokument.

Kommentarer till NT-radets och TVLS nya principer

Ett nytt behandlingsalternativ till patienter dér effektiva behandlingar saknas skulle ocksé
kunna fa stdd i lagtexten. Fragan &r da bara hur det i praktiken ska hanteras nir och om det
sedan tillkommer ett ytterligare behandlingsalternativ. Ska da bada behandlingarna nedpri-

oriteras eftersom alternativ finns?

Bade TLV och NT-radet gar i riktning mot en mer eller mindre utprdglad multi criteria
decision model (MCDM). Bada saknar ocksa végledning och principer for att ta fram un-
derlag for hur de olika dimensionerna och nivderna/graderna ska viktas. Utan ett sadant
viktningssystem blir beslutsfattande och utfardande av rekommendationer godtyckligt eller

atminstone inte transparent for utomstaende.

Tyvérr finns det inte mycket empiriska studier av allménhetens virdering av de olika di-
mensionerna. Prioriteringscentrums rapport (Bilaga 7 1 SOU 2014:87) redogdr for nagra
publiceringar fran andra lénder och de finner inte négot stdd for att sdllsynthet ska vérderas

annorlunda, allt annat lika.

Béde TLV och NT-radet talar om samhaéllets betalningsvilja utan att nirmare precisera vad
som avses. Det dr rimligt att samhéllets betalningsvilja ska grundas pé allménhetens prefe-
renser. Fragan blir i s& fall hur? En intressant artikel av Dolan et al (2003) pekar pa att
studier av prefenser maste ta hinsyn till tvd dimensioner: For det forsta ar det viktigt att
klargora om fragorna om preferenser avser personliga/individuella (personal) prefenser for
undersdkningspersonen sjalv eller om det dr undersokningspersonens prefenser for andra
manniskor. Det senare brukar kallas samhallets preferenser (social). En undersokning av
prefenser kan inkludera bade individens prefenser for sitt eget vidlbefinnande och indivi-
dens preferenser for andras vélbefinnande samtidigt. Dolan et al kallar detta samhaéllets

preferenser inklusive personliga (social including personal).

Den andra dimensionen handlar om vid vilken tidpunkt preferenserna ska undersokas. Tid-
punkten anger graden av osdkerhet om behovet av varden. Det kan vara sé att det finns en
osdkerhet om undersokningspersonen éverhuvudtaget kommer att behova varden i framti-
den (ex ante) eller om varden med sékerhet behovs eftersom individen redan drabbats av

sjukdomen eller det nedsatta hélsotillstandet (ex post).
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Undersdkningar om betalningsviljan svarar pé olika fragor beroende pé vilket perspektiv
som anvénds. En undersokning om individers betalningsvilja for egen framtida vard ank-
nyter till ett forsdkringsperspektiv dér individens incitament att betala for att f& vard i fram-
tiden om det behovs kan jamforas med en kalkyl dér individen ser till sig sjélv och till sin
formaga att kunna ta hand om sina anhdriga. Den personliga ex ante kalkylen &r inte enbart
”sjalvisk” utan inkluderar omtanke om andra familjemedlemmar och nérstaende som é&r
beroende av inkomst och hjédlp av undersokningspersonen. Det dr samma kalkyl som ligger

bakom individers val att kopa forsdkringar.

En unders6kning av en individs betalningsvilja for framtida vard foér andra behévande dn
sig sjalv forsdtter individen i en helt annan roll. Vid skattning av samhdllets (social) prefe-
renser antas individen férsoka ta rollen som politiker. Det innebar att teorierna om politiskt
beteende/beslutsfattande, beskrivna i public choice theory, se Mattson och Pettersson
(2003), kan resultera i utfall som ar i konflikt med allminhetens preferenser. Till forkla-
ringarna hor att politiska aktOrer antas vara rationella och forsoker maximera sin egennytta,

rOstmaximerar.

Det tredje perspektivet som inkluderar egen och andra framtida vardbehov inkluderar ett
antagande om att andras nytta av hélsa och uppoffring av andra nyttigheter &r likadan som
for undersokningspersonens vilket inte alls behdver vara sant. Andra individer kan ha en

helt annan prioritering av inkomst visavi hélsa.

Tidsdimensionen i studierna, d v s om det finns en betalningsvilja for att fa vard da det ar
en risk att undersokningspersoner kommer att behdva varden (ex ante) eller om man redan
drabbats av ohilsa och man vill uppoffra inkomst for att fa vard (ex post), ger inte likvér-

diga resultat, se t ex Dolan & Kahneman (2008).

Vi vet fran studier av vikter for livskvalitet att ex ante virdering av nedsatta hélsotillstand
tenderar att f& lagre vikt &n ex post véirdering. Skillnaden forklaras med att individer som
drabbas av nedsatt hélsa anpassar sig och efter en viss tid dndrar man sin livsstil sa att man
inte vill ge upp sa stor del av sin framtida livslangd (eller inkomst) for att bli frisk. Individer
som &nnu inte drabbats av det forsémrade hélsotillstandet dr ddremot mer angeldgna att
forebygga/undvika hélsoforlusten och tilldelar den framtida hélsoforlusten ett storre virde.
Ett vanligt exempel ar hur individer ser pa risken att hamna i rullstol som kan upplevas

svarare ex ante dn ex post, Dolan & Kahneman (2008).

De studier som hittills genomforts och redovisas i internationella vetenskapliga tidskrifter
innehaller olika perspektiv och svarar darfor pa olika fragestillningar. Det blir da svart att

fa kunskap om allménhetens preferenser och ddrmed vagledning till NT-radets rekommen-
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dationer och TLVs subventionsbeslut om hur de olika attributen séllsynthet och svérighets-
grad ska vérderas. Tyvirr betyder detta att vi inom den ndrmaste framtiden far acceptera
att besluten tas med begrénsad insyn och med begransad kunskap om de dverensstammer

med allmédnhetens 6nskemal.

Sedan Prioriteringscentrums rapport publicerades 2014 har det tillkommit ndgra arbeten
som avser att belysa hur olika attribut som t ex osdkerhet och séllsynthet kan virderas. Det
géller hdlsoekonomiska analyser med separata betalningsviljestudier (WTP), risk trade-off
(Standard Gamble) eller time trade-off (TTO) studier for att vardera attribut som idag inte
automatiskt ingar i skattningarna av QALY vinsten. Ett exempel ar den studie som gjorts
for att skatta enskilda individers betalningsvilja for sdkra Faktor VIII lakemedel dér risken
for idag okénda blodsjukdomar som t ex HIV skulle kunna elimineras eller minskas, Olofs-
son m fl (2016). Den visar att enskilda individer vill betala en prispremie pa 30 %, utover

QALY vinsten, for att eliminera risken for framtida blodsjukdomar.

Det finns ocksé andra attribut som undersokts i studier fran USA, Storbritannien, Spanien
och Sverige, t ex vérdet av att eliminera risken for aterfall, d v s virdet av bot, Viskusi
(2014), Olofsson et al (2016a), virdet av hélsoforbattringar vid vissa svara sjukdomstill-
stand (Cancer, ALS, mm), Viscusi (2014), Olofsson et al (2016a), virdet av behandling vid
livets slutskede etc., Linley & Hughes (2013), Pinto-Prades et al (2014), Shah et al (2016)
och Olofsson (2016b). Resultaten visar att det finns personliga/individuella (personal) pre-
ferenser och betalningsvilja, utéver QALY vinsten, for att behandla svéra sjukdomstill-

stand och for att behandla till bot.

Det finns ocksa pagaende studier som syftar till att skatta vikter for olika attribut i multi-
kriterieanalys dar sdllsynthet i sig ingér. Ett sddant internationellt tvarvetenskapligt samar-
bete dr European Social Prefence Measurement (ESPM) projektet, Schlander et al (2016a).
En empirisk forstudie genomfors i Schweiz, SoPHI study (Social preferences for health
care interventions, Schlander et al 2016b). De attribut som ska studeras i denna studie har

vissa likheter med de attribut som NT-radet identifierat.

Hur kommer vi framat?

Den vig som bade TLV och NT-rédet slagit in pa &r forenlig med den s k etiska plattformen
som togs fram av i prioriteringsutredningens arbete och lagen om ldkemedelsformaner mm
som antogs 2002. Den innebér att beslut om pris/subvention och behandlingsriktlinjer ska
fattas utifrdn betalningsviljan for behandlingen och denna ska bedomas med hjélp av en
multikriterieanalys. Hur denna betalningsvilja ska bestimmas och hur multikriterieana-

lysen ska genomforas har varken TLV eller NT-radet nagot tydligt recept pa. For nigra
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attribut som t ex de ekonomiska konsekvenserna (kostnader) finns det marknadspriser som
ger information om allménhetens preferenser. For hélsoeffekter finns en idag etablerad me-
tod att berikna vunna QALY. Aven beriikningen av QALY har inslag av allmiinhetens
preferenser eftersom vikterna for olika hélsotillstand skattats med hjélp av metoder som
utgér fran individers prefenser. Man kan ddrmed hévda att bade kostnader och QALY vilar

pa vetenskapligt accepterade metoder och evidens.

Virdet av hdlsoeffekten, d v s vérdet av ett QALY, kan diskuteras. Idag tillampar TLV ett
varde som motsvarar ca 1,0 Mkr for behandling av svara tillstdnd som t ex metastaserande
cancersjukdom. For sjukdomstillstind med mattlig svarhetsgrad, dit kan rdknas diabetes,
dr TLVs bedomning i storleksordningen 500 000 kr per vunnet QALY . Det viarde som TLV
tillampar kan vara lagre dn vad befolkningen anser att hilsan dr viard. En nyligen genomford
studie av Olofsson m fl (2016 c) visar att befolkningen i Sverige anser att virdet av ett

QALY ska ligga betydligt hogre, och snarare motsvara 2—-3 Mkr.

For de andra attributen som diskuteras, bl a svéarighetsgrad, effektstorlek, tillforlitlighet och
sdllsynthet finns inga motsvarande vikter som vilar pa allménhetens preferenser. For své-
righetsgrad och tillforlitlighet i dokumentation finns en utarbetad praxis som kan skonjas i
tidigare beslut av Ndmnden for likemedelsformaner. TLV har accepterat en sémre kost-
nadseffektivitet (hogre ICER) for svara till stand jamfort med lindrigare tillstand. For like-
medelsbehandling av avancerad cancer har TLV accepterat dubbelt sa hog ICER (1 Mkr
per vunnen QALY) som vid behandling med diabetes (0,5 Mkr per vunnen QALY) som
bedomts vara av genomsnittlig svarighetsgrad. TLV har ocksa tagit hansyn till osdkerheten
i dokumentationen genom att krdva en hog kostnadseffektivitet (ldgre ICER) da oséker-

heten bedomts som stor.

Vad vi nu kan se fran TLVs beslut {or sérladkemedlen Cerezyme och Vpriv vid behandling
av Gauchers sjukdom dr att TLV é&r beredd att acceptera dubbelt sa hog kostnad per vunnen
hélsoeffekt (dubbelt sa hog ICER) for att sjukdomen ér séllsynt, d v s 2 Mkr per vunnen
QALY.

Om man tycker att TLVs och NT-radets beslut och rekommendationer ska vila pa veten-
skaplig evidens och kénnetecknas av transparens i beslutsprocessen dr det rimligt att krdva
att dven de attribut som idag saknar vikter, d v s svarighetsgrad, tillforlitlighet och sdllsynt-
het ska forankras i allménhetens varderingar och preferenser. Det kan mycket vil vara sa
att allménheten skulle vilja tilldela svarighetsgrad och séllsynthet mycket hogre (eller

lagre) viarde dn vad TLVs ndmnd har satt i sina beslut.

Vidare finns det att antal ytterligare attribut som kdnnetecknar sirldkemedel och som inte

(dnnu inte) foreslas beaktas av TLV eller NT-radet. Det kan gélla sadant som behandling i
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livets slutskede (end of life treatment), behandling som leder till bot (eliminera oro for

aterfall), fordelningsaspekter (alla ska ha ritt till behandling), mm.

Slutsatser blir da att det kravs forskning om allménhetens preferenser avseende attribut som
kannetecknar sdrlakemedel och som kan anvéndas for att vigleda TLV och NT-radet i deras

beslutsprocesser.

En helt annan vag att ga &r att betrakta behandling med sirldkemedlen som en offentligt
finansierad forskningsprocess. Alternativkostnaden kommer man inte ifrdn men TLVs och
NT-radets bedomningar blir initialt inte 1dngre relevanta. Det skulle krédva tilldelning av
statliga (eller mojligen landstingskommunala eller privata) 6ronmérkta medel for detta dn-
damal. Det skulle ocksé behovas ndgon form av tidsbegriansning och process for utvirde-
ring av forskningen for att kunna avgéra nér och om ldkemedelsbehandlingen ska inlemmas
i den ordinarie behandlingsarsenalen. Vid den tidpunkten blir det dterigen aktuellt med

TLVs och NT-radets virdering.
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Moaijliga framtida finansieringsmetoder for sarlakemedel

Nedan redogors for ett antal finansieringsmetoder och deras fordelar och nackdelar disku-

teras.

1. Egenfinansiering — privata forsdkringar — Egenfinansiering innebér ingen stor for-
vantad kostnad eftersom sannolikheten att drabbas av en ovanlig sjukdom per de-
finition dr mycket 1dg. En aktuarieforsdkring som tacker en forviantad kostnad pa
10 Mkr med en risk att drabbas pa 1/100 000 érligen skulle motsvara en forsak-
ringspremie pa 100 kr arligen. Beloppen som skulle kravas i forsiakringsavgifter ar
formodligen inte av den storleken att den ekonomiska bordan skulle upplevas som
orimlig for ett hushall. Risken att drabbas av en sillsynt sjukdom &r formodligen
inte jamt spridd i befolkningen. Vissa sillsynta sjukdomar kan vara genetiskt be-
tingade och ojamnt fordelade mellan olika grupper och regioner vilket skulle kunna
var argument mot frivillig forsékring. Darmed skulle det formodligen krivas obli-
gatoriska forsékringar for att fa stor tackning av forsékring for sillsynta sjukdomar.

2. Nya ekonomiska erséttningsmodeller — En méjlig sddan &r Bundled payment — Det
skulle vara teoretiskt mojligt att i samband med upphandling av viss service eller
ink&p av viss volym ldkemedel i avtalet bygga in villkor om att foretaget ocksé ska
leverera en viss mingd sdrldkemedel. Inkép och avtal om Faktor VIII ldkemedel
till hemofilipatienter kan idag inkludera ett avtal om distribution, lagring, admi-
nistration, skoterska mm. Vid avtal om ink6p av lakemedel till en stor” indikation
skulle det vara mojligt att koppla ett villkor om leverans ocksa till en mycket liten
indikation med sdrlakemedelsstatus. En annan mojlig betalningsmodell ar att ldgga
en viss avgift pa alla eller en utvald del av sjukhusldkemedel eller receptforskrivna
lakemedel sa att man astadkommer en “’sdrldkemedelspeng” som kan anvindas till
en fond som finansierar férskrivning av vissa sirldkemedel. Nagonting liknande
en “antibiotikapeng” har foreslagits for finansiering av utveckling av nya antibio-
tika 1 LIFs forslag till ny finansieringsmodell for ny antibiotika, (Folkhdlsomyn-
digheten och TVL 2016).

3. Skattefinansierad landstings/regional egen forsékringslosning for sarlikemedel —
En fordel &r att man hérigenom kan eliminera risken for att en eller ett litet antal
landsting/regioner drabbas ekonomiskt hart av att sjukdomarna ér lokaliserad till
vissa geografiska omrdden. En annan fordel dr att landstingen/regionerna kan
bygga upp en beredskap for finansiering av nya sérldkemedel och signalera huvud-

ménnens betalningsvilja for dessa lakemedel. En nackdel &r att det kan vara svart
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att budgetera och bestimma avséttningen till denna forsékring om det rader oenig-
het mellan huvudménnen om betalningsviljans storlek. Det finns ocksa osékerhet
om hur mycket framtidens sérlakemedel kan komma att kosta.

4. Skattefinansierad statligt Gronmérkt tilldggsfinansiering — Det senaste exemplet &r
de 1,5 Mkr som skéts till fran staten for att kunna ge lakemedelsbehandling till en
stor andel av de som drabbats av Hepatit C. En av fordelarna med denna typ av
finansiering ar att den inte innebér uppbyggnad av nya silos/stupror eftersom den
kan var designerad till en speciell behandling och vildefinierad indikation, inte till
en bred grupp ldkemedel och tillstdand med olika egenskaper. En nackdel &r dére-
mot att metoden for prioritering av de ekonomiska medlen till den definierade in-
dikationen och behandlingen maste bestimmas. Om detta ska ske med samma pri-
oriteringskriterier som for andra likemedelsbehandlingar eller pa annat sétt ar en
fraga for sig. Tillaggsfinansieringen for behandling av Hepatit C motiverades med
att det var ett kortsiktigt budgetproblem som maste 16sas inte ett kostnadseffekti-
vitetsproblem. Det rddde ingen speciellt stor osékerhet om likemedelsbehandling-
arna mot Hepatit C var kostnadseffektiva eller inte utifran de vanliga etablerade
kriterierna.

5. Skattefinansierad separat statlig budget for sirldkemedel — En fordel &r att riksdag
och regering i forvig kan bestimma storleken pa en budget for forvintade framtida
sdrlakemedel och diarmed signalera att samhéllet har en betalningsvilja for dessa
lakemedel. En av nackdelarna &r att vi skulle bygga upp nya silos/stupror vilket
knappast ér onskvért. Det brukar finnas en 6nskan att eliminera barridrer mellan
olika budgetar och forsoka se helheten i ett samhéllsekonomiskt perspektiv och da

gar nya budgetbarridrer stick i stdv med denna stravan.

Finansieringsforslagen syftar framst till att sdkra tillgangen till resurser for sddana behand-
lingar som visat sig ge en positiv hdlsoeffekt och nytta som kan motiveras med den betal-
ningsvilja som TLV och NT-radet faststéllt. Utan resurser kommer behandlingarna inte till
stand och nyttan for patienterna uteblir. Det dr hastigheten i upptaget som ar det vdsentliga
for att nyttan ska dstadkommas. Ett langsamt upptag ar dyrt i beméarkelsen forlorad hélsa.
En skattefinansierad 6ronmairkt tilliggsfinansiering (forslag 5) kan gé snabbt att ta fram om
det finns institutionella forutséttningar for att bereda fragan. Om inte kan en tillaggsforsak-
ring vara ett hialsoméssigt dyrt alternativ. Erfarenheten fran Hepatit C visar att det kan gé
fort. I det fallet fanns det dock betydande sékerhet om den kliniska och ekonomiska evi-
densen som visade att det var en prioriterad behandling och att problemet 14g i att snabbt
fa fram resurser och modifiera befintliga budgetar. Nya sérlikemedel kénnetecknas séllan

av dessa forhallanden. For sirldkemedel dr det snarast regel att osdkerheten om effekten
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och nyttan &r stor och darfor kan beslutsprocessen som ska ta fram resurser for andamalet

forvantas vara langsam.

For sdrldkemedel kan det darfor vara angeldget att det redan fran boérjan/tidigt i processen
finns resurser att snabbt sdtta in om det visat sig komma fram nya effektiva behandlingar.
En skattefinansierad statligt 6ronmarkt budget (férslag 4) for nya sdrldkemedel eller en
skattefinansierad 6ronmérkt landstingsorganiserad nationell budget for nya sérlakemedel
(forslag 3) kan darfor vara att foredra. For att dessa alternativ ska fungera krdvs det dock
att de inte redan fran borjan dr maximalt utnyttjade for finansiering av befintliga sérldke-
medel. Det dr forsdkringsfunktionen i form av snabbt tillgdngliga resurser som ar det efter-
stravansvarda. Det ska ocksa noteras att det bor vara mojligt att astadkomma denna forsak-
ringsfunktion bade med privata forsékringar (forsta forslaget) och med en foretagsfinansi-

erad “sédrldkemedelpeng” (andra forslaget).
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