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Battre vard och starkt tillgang till lakemedel for
patienter med sallsynta halsotillstand
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Sverige star infor ett avgorande vagval

Sverige stdr infor ett avgdrande vagval. Ska Sverige vara ett valfardsland som erbjuder vard for de allra mest sarbara?
Eller ska Sverige vara ett land dar svart sjuka tvingas vanta lange eller inte ens erbjuds behandling som ar
tillganglig i dvriga europeiska lander? Ska Sverige vara ett ledande forskningsland ddr innovationer snabbt kommer

patienterna till del eller ett land som valjs bort nar nya lakemedel introduceras?

| EFPIA:s" senaste rapport om tillgang till sarlakemedel i Europa placerades Sverige 2025 tydligt under EU-snittet.
Idag ar 45 icke-onkologiska sarlakemedel godkanda av den europeiska lakemedelsmyndigheten EMA. Endast 10 av
dessa lakemedel ar tillgangliga i Sverige. Totalt har 21 europeiska lander bdttre tillgang till sarlakemedel an

Sverige, daribland Tyskland, Danmark, Slovenien och Bulgarien.?

Det duger inte. Sverige maste ha hogre ambitioner. Tillgangen till innovativa behandlingar for patienter med sall-
synta halsotillstand maste starkas. Darfor foreslar Kommissionen for Innovativa Sarlakemedel, en sammanslutning
av 13 forskningsintensiva lakemedelsforetag som efterlyser forbdttringar inom varden av sdllsynta halsotillstand,

ett nytt matbart nationellt mal for tillgang till sarldkemedel:

Sverige ska mer an fordubbla andelen tillgangliga icke-onkologiska
sarlakemedel fran dagens 22 procent till minst 50 procent fore 2030.

Det ar ett ambitiost mal men ett nddvandigt mal om Sverige ska ha ambitionen att vara en ledande valfards- och
innovationsnation. Det skulle ocksa innebara att Sverige etableras som ett av de tio framsta landerna i Europa nar

det galler tillgang till icke-onkologiska sarlakemedel.

| detta valmanifest presenterar vi ett antal reformer och atgarder som kan bidra till att uppna detta mal och stdrka

den langsiktiga tillgangen till sarlakemedel och vard for personer med sallsynta halsotillstand:

= Komplettera den nationella strategin for sallsynta hdlsotillstand med Iakemedelsperspektivet
= Reformera varderingsmodellen for sarlakemedel

= Infor en nationell introduktions- och utjamningspeng

= Infor ett tydligt och langsiktigt hallbart statligt kostnadsansvar

= Infor en ny, sarskild nationell vardgaranti for personer med sdllsynta sjukdomar

= Effektivisera beslutsprocesser samt samordningen mellan myndigheter, regioner och

nationella beslutsfattare

= Inrdtta nationella register for sdrlakemedel och patientutfall

"Fran Den europeiska branschorganisationen for lakemedelsforetag.
2FIQVIA, EFPIA Patients W.A.LT. Indicator 2025 Survey, 2025, https:/www.efpia.eu/media/mnfdwzax/efpia-patients-wait-indicator-2025.pdf



Nar varden inte lever upp till
de etiska riktlinjerna

| Sverige finns en stark ambition om att varden ska vara jamlik och bygga pa allas lika varde. Anda finns det grupper

som gang pa gang hamnar i skymundan. Personer med sdllsynta halsotillstand ar en av dem.

Sdllsynta halsotillstand ar tillstand som drabbar ett litet antal manniskor jamfort med befolkningen i stort. | EU och av

Socialstyrelsen definieras ett sallsynt hdlsotillstand som en sjukdom eller skada som drabbar farre an 1 av 2 000 personer.

Men sallsynta halsotillstand dr inte ovanliga. Tillsammans finns det uppskattningsvis 500 000 personer i Sverige som
lever med ett sdllsynt hdlsotillstand. Det ar ungefar lika manga personer som lever med en cancerdiagnos. Totalt finns
det mellan 6 000 och 8 000 kanda sallsynta halsotillstand.

Sdllsynta halsotillstand omfattar en rad olika diagnoser, ofta med genetiska orsaker. Manga sallsynta halsotillstand
paverkar flera delar av kroppen samtidigt och forekommer som syndrom (en kombination av olika symtom).
Syndromen dr vanligtvis komplexa och kan paverka bade fysiska organ och kognitiva eller psykiska formagor, vilket
kan leda till omfattande funktionsnedsattning och smarta. For manga ar tillstanden livslanga och direkt livshotande.

Ofta debuterar tillstanden hos nyfodda eller barn.

Sallsynta halsotillstand har stor paverkan pa bade patienter och deras familjer. Att leva med en sjukdom som
drabbar fa innebar sarskilda pafrestningar jamfort med mer vanligt férekommande tillstand. Kunskapen inom

varden dr ofta otillracklig, vilket kan leda till sen eller felaktig diagnostik och bristande vardinsatser.

Diagnostik och behandling forsvdras ytterligare av att liknande symtom kan ha olika bakomliggande orsaker, ofta
kopplade till komplexa syndrom. Sammantaget innebar detta att manga patienter far vanta i flera ar pd en korrekt

diagnos och nar diagnosen val stalls foljer ofta en lang kamp for att fa tillgang till nddvandiga vardresurser. Dartill ar

moajligheterna till stod och erfarenhetsutbyte med andra i samma situation begransade.
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Problembeskrivning

Sveriges halso- och sjukvdrd ar byggd pa principen om jamlik tillgang till vard och Iakemedel.
Men for patienter med sdllsynta halsotillstand brister denna princip varje dag.

Manga far sin diagnos forst efter en lang och komplicerad resa genom sjukvarden. Andra far en diagnos snabbare

men far vanta ldnge pa tillgang till livsavgorande behandlingar om de éverhuvudtaget far tillgang till dem.

| rapporten Vad far framtidens lakemedel kosta och vad kan de ge i besparingar? (2025) skriven av UIf Persson
pa uppdrag av Kommissionen, kannetecknas lakemedel for behandling av sdllsynta halsotillstand, sa kallade
sarlakemedel, av att de ar framtagna for sma eller mycket sma patientgrupper, med hoga utvecklingskostnader och

ibland komplex hantering som kraver specialistkompetens.

Samtidigt som dessa utmaningar praglar omradet har utvecklingen av sarlakemedel varit positiv och flera nya
preparat, som ofta har visat god effekt, har tagits fram. Under de senaste dren har den europeiska Iadkemedels-
myndigheten (EMA) godkant mellan 10 och 15 nya sérlidkemedel varje &r.3 Anda finns det idag ett stort antal

internationellt godkanda sarlakemedel som inte subventioneras eller anvands i den svenska varden.

EFPIA, den europeiska branschorganisationen for lakemedelsforetag, publicerar regelbundet rapporter om tillgangen
till sarlakemedel i Europa. Rapporten analyserar tillgangligheten av de idag 45 sarlakemedel som godkants av EMA i
respektive EU-land. | den senaste jamforelsen hamnar Sverige under EU-snittet (17 av 45) med endast 10 av 45 sdr-
lakemedel tillgéngliga i nagon form for svenska patienter (22 procent tillganglighet). Totalt har 21 europeiska lander
bdttre tillgang till dessa lakemedel an Sverige, daribland Tyskland, Danmark, Slovenien och Bulgarien. Majoriteten
av de vasteuropeiska lander vi vanligtvis jamfor oss med vad galler halso- och sjukvardens utveckling erbjuder

alltsd bade storre och snabbare tillganglighet till nya sarlakemedel.

Andelen tillgangliga icke-onkologiska sarlakemedel i Europa januari 2026
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3 Jonas Andersson, Frén ord till handling - Atta férslag fér en béttre och snabbare tiligéng pd sérldkemedel i Sverige (Kommissionen for Innovativa Sérldkemedel,
2024), https:/www.isl-forum.se/wp-content/uploads/2024/06/Fran-ord-till-handling-2024.pdf

“Max Newton m.fl., EFPIA Patients W.A.LT. Indicator 2025 Survey (EFPIA, 2026), https:/www.efpia.eu/media/mnfdwzax/efpia-patients-wait-indicator-2025.pdf
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Rapporten visar ocksa att tillgangen till nya Iakemedel generellt har forsamrats i Sverige under de senaste dren.

For sex ar sedan nadde 63 procent av nya lakemedel svenska patienter jamfort med 49 procent idag.

Detta ar ett underbetyg for Sveriges formaga att sakerstalla jamlik och snabb
tillgang till livsviktiga behandlingar.

Problematiken forvarras ytterligare av de geopolitiska och marknadsmadssiga forandringar som just nu ritar om den
globala lakemedelsmarknaden. Nar fler Iander ser dver sina modeller for lakemedelsprissattning okar trycket pa
marknader med Iag betalningsvilja. Det riskerar att ytterligare forsamra tillgangen till nya behandlingar i Iander som
Sverige. For sarlakemedel, dar patientgrupperna ar sma och utvecklingskostnaderna hoga, kan detta leda till att
foretag valjer att senareldgga eller helt avsta fran lanseringar pa den svenska marknaden. Det innebar att patienter
riskerar att drabbas dannu hdrdare av brist pa tillgang till behandling &n vad de gor idag, bara for att de ar fodda

i Sverige.

P4 sikt riskerar omvarldsutvecklingen aven paverka investeringar i klinisk forskning, innovation och Sveriges
konkurrenskraft som life science-nation. Investeringar i Iakemedelsutveckling har ett tydligt innovationsperspektiv,
ndgot som bland annat underbyggs i UIf Perssons i rapport for Kommissionen.> Den omfattande forskning,
avancerade teknologi och Iangsiktiga FoU som krdvs for att utveckla nya terapier driver medicinska genombrott,
teknologisk utveckling och ny vetenskaplig kunskap med bredare paverkan an den enskilda behandlingen i sig. Life
science-sektorn fungerar darmed som en innovationsmotor med starka incitament att utveckla behandlingar for

tidigare underbehandlade eller obotliga sjukdomar.

Till skillnad fran manga andra forskningsomraden finns ofta en tydlig vag fran forskning till konkret patientnytta,
klinisk implementering och kommersiell tillampning. Darfor bor vardet av innovativa lakemedel bedomas utifran
deras langsiktiga effekter snarare an enbart utifrdn initial behandlingskostnad. Manga moderna terapier innebar
hoga kostnader i introduktionsfasen men kan dver tid minska kostnader for annan vard, omsorg och sjuklighet. Nar
patentskydd upphor och konkurrens tillkommer sjunker dessutom priserna ofta, samtidigt som behandlingarna kan

komma fler patienter till del.

For patienter kan tillgangen till sarlakemedel innebara skillnaden mellan ett liv med svar smarta och funktions-
nedsattning och ett liv med 6kad sjalvstandighet, battre livskvalitet och i vissa fall overlevnad. Nar ratt behandling
finns pa plats paverkas inte bara patienten utan ocksa narstdende som far majlighet till ett mer hallbart vardagsliv,
samtidigt som samhallet vinner genom minskat vardbehov och 6kad delaktighet. Fradgan handlar om huruvida
Sverige ska vara ett riktigt valfardssamhalle och om patienter ska kunna kdnna trygghet i att ratt vard och behandling

finns tillganglig nar den behdvs, oavsett diagnos eller bostadsort.

S UIf Persson, Vad fdr framtidens likemedel kosta och vad kan de ge i besparingar? (Kommissionen for Innovativa Sarlakemedel, 2025),
https:/www.is|-forum.se/wp-content/uploads/2025/04/Vad-far-framtidens-lakemedel-kosta-och-vad-kan-de-ge-i-besparingar.pdf
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Nulage och utmaningar

Trots hog medicinsk kompetens och starka offentliga system halkar Sverige efter jamforbara
europeiska lander nar det galler att gora sarlakemedel tillgangliga for patienter. Det foljer
inte av ndgon naturnddvandighet utan dr ett resultat av prioriteringar och processer som gar
att forandra. Foljande utmaningar anser Kommissionen vara de storsta och viktigaste for
politiken att ta itu med under den kommande mandatperioden.

1. Diagnos och identifiering

Ett forsta och avgorande steg for en patient ar att fa sitt tillstand korrekt diagnosticerat. Cirka 80 procent av de
sallsynta diagnoserna har en kand genetisk orsak.® En korrekt diagnos har direkt betydelse for vard, omhander-
tagande, familjeplanering och stddinsatser for individen och hela familjen. Mgjligheterna att stdlla diagnos har
dessutom utvecklats kraftigt de senaste dren och allt fler tillstand kan idag behandlas, vilket gor tidig utredning och

diagnostik annu viktigare.

For patienter med sallsynta hdlsotillstand drar utredningen ofta ut pa tiden och feldiagnoser ar inte ovanliga. Den
senaste medlemsundersdkningen fran Riksforbundet Sallsynta diagnoser visar att det i genomsnitt tar sju dr att fa en
diagnos” En av fem far vanta dver tio dr, och halften far sin diagnos forst i vuxen alder. Nar diagnosen val stdlls uppger

var tredje person att varden forbattras — men da har ofta vardefull behandlingspotential redan gatt forlorad.

Idag saknas en sammanhallen nationell strategi for genetisk diagnostik med resultatet att mdnga patienter faller
mellan stolarna och gar miste om tidig och livsavgdrande vard. En utmaning ar att patienter med sallsynta
hdlsotillstand ofta utreds for vanliga sjukdomar innan ratt diagnos kan stdllas. For att korta tiden till diagnos och

sakerstdlla jamlik vard i hela landet krdvs riktade och samordnade insatser.

2. llla anpassade varderings- och beslutsmodeller

Det svenska formanssystemet for lakemedel, som forvaltas av Tandvards- och lakemedelsférmansverket, bygger
idag till stor del pa sa kallad vardebaserad prissattning dar priset satts utifran den forvantade nyttan for befolk-
ningen och den betalningsvilja som finns i Sverige snarare dn utifran exempelvis produktionskostnader eller priser i

andra lander. | praktiken innebar det att lakemedel subventioneras om de bedoms vara tillrackligt kostnadseffektiva.

Samtidigt tar det i dag alldeles for Iang tid for patienter att fa tillgang till Idkemedel som redan har godkants av EMA.
For patienter kan vantan innebara irreversibel sjukdomsutveckling och forlorade behandlingsmajligheter.
En modell som bor 6vervagas ar tillgang fran dag ett medan fragor om langsiktig prissattning, ersattning och

riskdelning hanteras parallellt.

& Centrum for sallsynta diagnoser Vast, "Om sallsynta hélsotillstand", Sahigrenska Universitetssjukhuset, senast uppdaterad 18 mars 2025,
https:/www.sahlgrenska.se/om-sjukhuset/organisation/centrumbildningar/csdvast/om-csd-vast/om-sallsynta-halsotillstand/

7 Riksforbundet Sallsynta diagnoser, "Ny medlemsunderscékning visar: Stora brister inom varden i behandlingen av séllsynta diagnoser”, Riksforbundet
Sdillsynta diagnoser, senast uppdaterad 17 oktober 2024,
https:/www.sallsyntadiagnoser.se/post/ny-medlemsunders%C3%B6kning-visar-stora-brister-inom-v%C3%A5rden-i-behandlingen-av-s%C3%As4llsynta-diagnoser

Kommissionen for Innovativa Sarlakemedel



Problemet nar det kommer till sarlakemedel ar att samma varderingsmodell tillampas som for lakemedel mot
vanliga folksjukdomar trots att forutsattningarna ar helt olika. Sarlakemedel utvecklas for mycket sma
patientgrupper, vilket gor att utvecklingskostnaderna maste bdras av betydligt farre personer och att traditionella
matt pa kostnadseffektivitet ofta slar helt fel. Samtidigt behdver bedomningen av faktorer som livskvalitet,
medicinsk innovation och Iangsiktig samhallsnytta battre anpassas till verkligheten for personer med sallsynta

hdlsotillstand for att fanga den samlade paverkan pa patienter, anhoriga och samhdlle.

Dessutom fangar vdrderingsmodellen idag inte fullt ut de samhallsekonomiska konsekvenserna av att patienter
med sallsynta hdlsotillstand inte far behandling i tid. Forsdamrad halsa och tkade vardbehov leder till storre be-
lastning pa bade halso- och sjukvarden och andra samhallsresurser. Nar barn och unga drabbas innebar det ofta
att anhoriga behover minska sin arbetstid eller lamna arbetslivet helt for att ge stod och omsorg. Trots detta vags
anhdrigas situation och de langsiktiga konsekvenserna for familjeliv, arbetsformaga och samhallsekonomi sdllan in

pa ett tillrackligt satt i de hdlsoekonomiska bedémningarna.

Bristen pa transparens i beslutsprocesserna forvarrar situationen ytterligare. Det finns exempelvis ingen mojlighet
att dverklaga negativa rekommendationer fran Radet for nya terapier (NT-radet), som ger vagledning till regionerna
om hur och om lakemedel ska anvdndas i varden. Samtidigt upplevs processerna ofta som langa och svarforutsdgbara
med otydliga bedomningskriterier och begransad insyn i hur prioriteringar gors. Dessutom redovisar normalt
varken NT-radet eller regionernas fullmaktsgrupp, som beslutar vilka lakemedel som far ga vidare till nationella
pris- och inforandeforhandlingar samt omfattas av nationella rabattavtal, tydliga motiveringar nar rekommendationer

eller beslut blir negativa.

3. Bristande uppfaljning och kunskapsdelning

Idag saknas en systematisk och nationellt samordnad uppfdljning av vard och behandling fér personer med sall-
synta halsotillstand. Kunskap om behandlingseffekter, arbetssatt och patientutfall sprids inte tillrackligt mellan
regionerna, vilket leder till att samma problem upprepas. Samtidigt saknar manga regioner resurser och strukturer
for langsiktig uppfoljning och samordnad vard av sma och komplexa patientgrupper. Att specialistkunskap, avancerad
diagnostik och nya Iakemedel dessutom dr koncentrerade till ett fatal regioner forstarker skillnaderna i inférande-

takt, tillgdng och behandling trots likvdrdiga medicinska behov.

Bristen pa nationell datainsamling om behandlingseffekt, tillgang till Idkemedel och patientutfall férsvarar larande,
uppfdljning och vdlgrundade beslut. Utan dkad transparens och gemensam kunskapsuppbyggnad riskerar varden
att bli ojamlik, samtidigt som mojligheten till effektiv resursanvandning och kvalitetsutveckling gar forlorad. Detta
paverkar ytterst patienternas tillit till vardsystemet och magjligheten att kdnna trygghet i att varden ar jamlik och att

tillgang till expertis och behandling inte avgdrs av bostadsort.

4, Otydligt ansvar — nationellt och regionalt

Styrningen och samordningen inom varden for patienter med sallsynta halsotillstand dr idag splittrad mellan olika
aktorer. Detta &r en av slutsatserna i Jonas Anderssons rapport Fran ord till handling — Atta forslag for en battre och
snabbare tillgang pa sdrlakemedel i Sverige (2024) for Kommissionen. Ansvaret ar utspritt mellan 21 sjalvstyrande
regioner och flera olika myndigheter utan en tydlig samlande kraft. | vissa fall utvarderas ett sarlakemedel av TLV,

i andra fall hamnar fragan hos regionernas gemensamma organ, NT-radet. | en tredje typ av fall avgors tillgangen av de
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21 regionala lakemedelskommittéerna, som ger anvisningar om anvandningen av lakemedlen, med olika priorite-

ringar och budgetforutsattningar.

Manga av de foretag som utvecklar och tillhandahaller sarlakemedel i Sverige upplever att det nuvarande systemet
for utvardering, inforande och finansiering av nya lakemedel for sdllsynta halsotillstand inte fungerar tillfreds-
stallande. Ytterst kvarstar den grundlaggande fragan om vem som ska betala for sarlakemedel. Ska kostnaden
bdras av staten genom lakemedelsformanen efter beslut av TLV, av regionerna inom sina egna budgetar, eller av
staten genom sdrskilda statsbidrag utanfor formanen? Nar finansieringsansvaret dr oklart riskerar sarlakemedel

att hamna mellan systemen.

5. Stora regionala skillnader

Utdver att sarlakemedel introduceras i Sverige i ldngsammare takt och i mindre omfattning an i manga jamférbara
lander finns det idag ingen garanti for att enskilda patienter med sdllsynta halsotillstand faktiskt far tillgang till de

behandlingar som finns i Sverige.

Beslutet om att ge en patient ett sarlakemedel ar sist och slutligen ett beslut av den behandlande lakaren som beho-
ver forhalla sig till riktlinjer och rekommendationer i den region den verkar och i flera fall ocksa till klinikens, sjukhusets
eller regionens ekonomi. Det ar detta som ibland beskrivs som att vi har ett postkodlotteri for vem som far tillgang till
ett Iakemedel eller inte. Som patient i behov av ett potentiellt sarlakemedel galler det alltsa att vara vinnare bade i det

europeiska och i det svenska postkodlotteriet for att fa tillgang till det.

Patientgrupperna for sdllsynta halsotillstand ar mycket sma och ibland ror det sig om en enda patient i hela landet.
Det gor att kostnaderna fér behandling kan sl mycket ojamnt mellan regionerna. For en mindre region kan enstaka

patienter med behov av avancerade och kostsamma behandlingar fa stora ekonomiska konsekvenser.




VVad har skett inom politiken den
innevarande mandatperioden?

En viktig del av Kommissionens arbete ar att folja politikens utveckling pa omradet sdllsynta halsotillstand. Det ar
politiska beslutsfattare och ansvariga myndigheter som ytterst har makten att skapa verklig forandring. Under man-

datperioden 2022-2026 har fragan om sdllsynta halsotillstand uppmarksammats och ett antal viktiga steg har tagits:

Ar 2022 enades riksdagens socialutskott med bred uppslutning om ett tillkdnnagivande till regeringen om att
forbattra tillgangen till sarlakemedel och om behovet av en strategi for sallsynta hdlsotillstand. Som ett svar pa
riksdagens tillkannagivande fick TLV i juni 2022 i uppdrag av regeringen att analysera och foresla hur patienternas

tillgdng till lakemedel for behandling av sdllsynta sjukdomar kan starkas.

Detta tillkannagivande fungerade som en startpunkt for mycket av det arbete som darefter har genomforts under
mandatperioden och har satt tonen for en mer samlad och langsiktig nationell ambition inom omradet sallsynta

halsotillstand.

Socialstyrelsen har arbetat fram en nationell strategi inom omradet sallsynta hdlsotillstand. Rapporten ar ett
gediget underlag och lyfter sex prioriterade omraden for tidigare diagnoser, mer jamlik och samordnad vard samt
okad delaktighet.

Kommissionens forhoppning ar att strategins rekommendationer kan komma att innebara patagliga forbattringar i
varden. Men da tillgang till Idkemedel inte ingick i Socialstyrelsens uppdrag saknas detta viktiga perspektiv helt i
rapporten. Samtidigt skapar det osakerhet att regeringen har avvaktat med att anta strategin. Utan ett formellt

antagande och en plan for genomfdrande riskerar strategin att fa begrdnsad praktisk betydelse.

I juni 2023 gav regeringen en parlamentariskt sammansatt kommitté, Vardansvarskommittén, i uppdrag att ta
fram beslutsunderlag som gor det majligt att stegvis och langsiktigt infora ett helt eller delvis statligt huvudman-
naskap for hdlso- och sjukvarden. | sitt slutbetankande foreslar Vardansvarskommittén att staten ska ta ett utokat

ansvar for sex omraden inom hdlso- och sjukvarden, daribland Iakemedel.

Kommissionen valkomnar ambitionen att stdrka statens ansvar for och nationella styrning av hdlso- och sjukvarden.
For personer med sallsynta halsotillstand dr ett starkare nationellt ansvar sarskilt viktigt eftersom varden idag
praglas av sma patientgrupper, begransad specialistkompetens och ojamlik tillgang till diagnostik och behandling
mellan olika delar av landet. Dessa utmaningar kraver en mer samordnad nationell styrning inte minst inom

lakemedel, specialistvard och kunskapsutveckling.

Regeringen har gett tre olika uppdrag till Tandvards- och lakemedelsformansverket (TLV) dar myndigheten har
fatt i uppdrag att kartlagga tillgangen till nya terapier mot sdllsynta hdlsotillstand samt att starka tillgangen till

lakemedel for patientgruppen.

Tandvards- och lakemedelsformansverket (TLV) beslutar om vilka Idkemedel som ska inga i Idkemedelsférmanerna,
det vill saga vilka lakemedel som ska subventioneras och darmed bli tillgangliga for patienter till ett rimligt pris.
Besluten grundas pa sa kallade halsoekonomiska utvarderingar dar lakemedlets nytta, kostnadseffektivitet och hur

allvarligt sjukdomstillstandet ar vags samman.
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Kommissionen har foljt regeringsuppdragen nara, haft dialog med TLV under arbetets gang och skickat in forslag till
hur en battre modell for 6kad betalningsvilja for sarldkemedel skulle kunna utformas. Huruvida TLV:s nya sa kallade
trappstegsmodell, dar kraven pa kostnadseffektivitet anpassas steguvis utifran hur allvarlig sjukdomen ar och hur

liten patientgruppen dr, faktiskt kommer att innebara att fler behandlingar tillgangliggors aterstar att se men initiala
analyser visar enbart pa en marginell forbattring. Kommissionen foljer nu utfallet av nya ansékningar och avrapporterar

I6pande genom verktyget Annual Tracker.

| budgeten for 2026 avsatte regeringen 450 miljoner kronor per ar 2026-2028 for att utveckla arbetet inom

sallsynta hélsotillstand.

Att regeringen har riktat sarskilda medel till omradet sallsynta halsotillstand ar positivt inte minst mot bakgrund
av de omfattande utmaningar som patienter med sallsynta diagnoser fortsatt moter. Mot denna bakgrund ar
det avgdrande att regeringen redovisar hur medlen ska fordelas och vilka Iangsiktiga prioriteringar som ska styra

satsningen innan valet, vilket i borjan av maj 2026 annu inte har gjorts.

I mars 2026 tillsatte regeringen Lakemedelsutredningen med syfte att analysera och lamna forslag pa
hur statens ansvar for lakemedel och vaccin kan utdkas, starkas och organiseras. Malet ar att skapa ett
transparent och effektivt system som sakerstaller patienters tillgang till kostnadseffektiva och medicinskt

motiverade behandlingar.

Kommissionen valkomnar tillsattandet av utredningen och att regeringen tar ett helhetsgrepp dver Sveriges lakeme-
delssystem. For att utredningen ska fa verklig effekt behdver sarladkemedel ges en tydlig plats sa att aven patienter
med sdllsynta halsotillstand omfattas av reformer som starker tillgangen till behandling. Samtidigt ar det viktigt att
nddvandiga reformer kan genomforas parallellt med att utredningen pagar. Utredningen behdver dven beakta den
geopolitiska utvecklingen, vilken paverkan det kan fa pa svensk lakemedelsmarknad och ta fram forslag pa adekvata

atgdrder.

8 CenKommissionen for Innovativa Sarlakemedel, "Annual Tracker’, Kommissionen fér Innovativa Sérldkemedel, https:/www.is|-forum.se/annual-tracker/
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Vara forslag: sju reformer
for kommande mandatperiod

Kommissionen anser att staten behdver ta ett samlat ansvar for tillgangligheten av lakemedel till patienter med sall-
synta halsotillstand, dels for att de inte passar in i mallen for hur lakemedel bedoms idag ur ett kostnadseffektivitets-

perspektiv, dels for att antalet patienter med sallsynta och kostsamma behandlingar inte fordelas jamnt dver landet.

1. Nationell strategi for sallsynta halsotillstdnd maste kompletteras
med lakemedelsperspektivet.

Socialstyrelsens nationella strategi for sdllsynta halsotillstand ar ett viktigt och vdalkommet steg framat. Den tydliggor
behovet av battre diagnostik, samordnad vard och starkt forskning for en patientgrupp som lange varit osynlig
i systemet. Tyvarr ingick inte tillgang till Idkemedel i uppdraget att ta fram strategin och darmed saknas det

perspektivet helt.

Kommissionen anser att den nationella strategin behéver kompletteras med tydliga mdlsdttningar for diagnostik,

vdrd, forskning och Iikemedel for att snabbt, jamlikt och forutsdgbart kunna infora nya behandlingar.

En nationell samordning och tydlig ansvarsfordelning skulle skapa battre forutsdagbarhet for patienter, varden och
lakemedelsutvecklare, minska regionala skillnader och sakerstalla att medicinska genombrott kommer patienter

med sallsynta hdlsotillstand till del i tid.

2. Reformerad varderingsmodell

| grunden bér det nuvarande systemet med sd kallad vardebaserad prissattning behdllas. De skattemedel som kan
anvandas till subventionerade lakemedel ar begransade, vilket gor det rimligt att prioritera lakemedel med storst
effekt pa dverlevnad och livskvalitet. For sarlakemedel har detta system dock visat sig fa orimliga konsekvenser,
vilket framgar i UIf Perssons rapport for Kommissionen Vad far framtidens lakemedel kosta och vad kan de ge i

besparingar? (2025). Det finns darfor behov av nagra mindre men viktiga justeringar i systemet.

Vi anser att TLV:s sd kallade trappmodell for bedomning av sarlakemedel behover vidareutvecklas till en mer
flexibel multikriteriemodell. Modellen behdver ge storre vikt at livskvalitet, avsaknad av alternativ samt langsiktiga
effekter pa patient och anhdriga. Bedomningar av allvarlighetsgrad behover bli mer forutsagbar och konsekvent for
att skapa tydligare forutsattningar for bade vard och lakemedelsutveckling. Samtidigt bor kriteriet kliniskt relevant
patientnytta i hogre grad utgd fran den medicinska nytta som redan har prévats och godkdnts inom den regulato-

riska processen, snarare an att omprovas i flera led.

Modellen behdver aven battre ta hansyn till att sma patientgrupper och begransade evidensunderlag ar en naturlig
del av omradet for sallsynta halsotillstand. Det innebar att osakerheten ofta blir storre an for Idkemedel riktade till

bredare patientgrupper. Sadan osakerhet kan hanteras pa andra satt an schablonartade prisreduktioner, exempelvis
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genom vardebaserade riskdelningsmodeller sdsom utfallsbaserade déverenskommelser eller villkorad subvention

kopplad till strukturerad datainsamling over tid.

Nar alternativa terapier saknas behover en hogre betalningsvilja tilldtas med stigande betalningsvilja ju farre

patienter som omfattas. Behovs- och solidaritetsprincipen ar viktig vid vardebaserad prissattning av lakemedel vid
allvarliga och sallsynta halsotillstand. Mdnga sallsynta halsotillstand ar sa ovanliga att det nastan ar slumpmassigt
nar och var patienterna soker vard, vilket forsvarar planering och budgetering. Ett allt for decentraliserat kostnads-

ansvar blir darfor svart att hantera for enskilda kliniker.

For att komma till réitta med bristerna i dagens vérderingsmodell pa kort sikt éir det viktigt att en ny regering ger
Tandvdrds- och Idkemedelsférmdnsverket i uppdrag att reformera den nuvarande modellen sa att stérre hénsyn tas till

sarldkemedels sdrskilda forutsdttningar och fler behandlingar kan godkédnnas och komma patienter till del.

3. Nationell introduktions- och utjamningspeng

Det gdr inte att komma ifran att ekonomiska resurser ar en av nycklarna for att oka tillgangligheten av sarlakemedel.

Staten bor ddrfor infora en nationell introduktions- och utidmningspeng. Det innebdir i praktiken ett sdrskilt riktat

statsbidrag for finansiering av sdrldkemedel.

Detta foreslés ocksé av Jonas Anderssons i hans rapport fér Kommissionen Fran ord till handling - Atta forslag
for en battre och snabbare tillgdng pa sarlakemedel i Sverige (2024). Statsbidraget ska kunna finansiera 90 % av
regionernas kostnader for sarlakemedel. Bidraget skulle utjamna ekonomisk borda och majliggora likvardigt

inforande i hela landet.

| budgeten for 2026 foreslog regeringen ett riktat bidrag om 450 miljoner kronor till bland annat omradet sallsynta
hdlsotillstand, vilket visar att riktade bidrag bade ar fullt magjliga och kan prioriteras aven om endast 20 miljoner

kronor hittills har avsatts for omradet.®

En nationell introduktions- och utjamningspeng skulle pa kort sikt kunna hantera ndgra av de storsta
finansieringsrelaterade utmaningarna inom omradet sallsynta halsotillstand som regionerna mater idag och
utgora ett forsta steg mot ett statligt finansiellt ansvar for sarlakemedel. Det ar forst genom ett tydligare statligt
ansvar som de strukturella skillnaderna mellan regionerna kan minska och patienter i hela landet ges mer jamlik

tillgang till behandling.

9Jonas Andersson, Fran ord till handling — Atta férslag for en béttre och snabbare tillgdng pd sdrlikemedel i Sverige (Kommissionen for Innovativa Sarlakemedel, 2024),
https:/www.is|-forum.se/wp-content/uploads/2024/06/Fran-ord-till-handling-2024.pdf

'°Socialdepartementet, Uppdrag till Socialstyrelsen att betala ut medel till centrum for sdllsynta diagnoser (Regeringskansliet, 2026),
https:/www.regeringen.se/contentassets/b974bc1ffc7ca4fc84atc6a514393c9d/uppdrag-till-socialstyrelsen-att-betala-ut-medel-till-centrum-for-sallsynta-diagnoser.pdf
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4, Tydligt och hallbart statligt kostnadsansvar

Behovet av en starkare och mer sammanhallen statlig styrning inom Iakemedelsomradet ar stort. Regionerna ska
inte, som idag, fatta olika prioriteringar och beslut om lakemedel som leder till ojamlik tillgang for patienter. Och att
staten dvertar kostnadsansvaret for behandlingar vid sallsynta halsotillstand skulle inte vara ett unikt steg. Staten har

tidigare tagit over ansvaret for behandlingar av bland annat HIV, Gauchers sjukdom, hepatit C och hemofili.

Det ar rimligt att utga fran hur sallsynt sjukdomen ar och vilken samlad budgetpaverkan en subvention skulle inne-
bdra. En nationell hantering av finansieringen for allvarliga och sallsynta halsotillstand bor vara hanterbar, eftersom
budgetpdverkan ofta kan berdknas med relativt stor sakerhet utifran en tydligt definierad patientpopulation och en
val avgransad indikation. Ett sddant ansvarstagande behdver inte heller innebdra stora ekonomiska konsekvenser for
staten om det kombineras med pris- och betalningsmodeller som hanterar risken for 6verutnyttjande. Nar staten tar
over kostnadsansvaret fran regionerna justeras statsbidraget i motsvarande grad men utan paverkan pa regionernas

basfinansiering for den dvriga varden.

Staten bor ddrfor 6verta subventionsansvaret for alla sérlikemedel.

5. Ny, sarskild nationell vardgaranti for sallsynta sjukdomar

Samtliga patienter i Sverige omfattas av den generella nationella vardgarantin.

Fér patienter med sdllsynta hdlsotillstdand foresidr vi ddrutover att staten infor en skdrpt och sdrskild nationell

vdrdgaranti med ett antal specifika réttigheter och villkor.

Alltfor manga patienter med sdllsynta halsotillstand far idag inte tillgang till den vard och behandling de behdver,
exempelvis relevanta lakemedel, trots att behoven ofta ar mycket omfattande. Skillnaderna mellan olika delar av
landet ar dessutom stora. Samtidigt har vardens vantetider fortsatt att 6ka och den lagstadgade vardgarantin

efterlevs i allt mindre utstrackning.”

Den sdrskilda vardgarantin ska ge patienter ratt till behandling med lakemedel som har godkants av EMA och som har
beddmts enligt den sarskilt anpassade kostnadsutvarderingsmodell som foreslds ovan, vilken tar storre hansyn till de

sarskilda forutsattningar som galler for sallsynta halsotillstand.

Forslaget innebdr dven att patienter ska ha rdtt att fa behandling inom EU/EES om relevant vard inte kan erbjudas
i Sverige. Staten far darmed ett tydligare ansvar for att sdkerstalla patienters tillgang till vard dven dver nations-

granserna ndr nationell kapacitet eller specialistkompetens saknas.

Forslaget inspireras av exempel fran Danmark dar vardsystemet har ett tydligt ansvar att i vissa fall hjalpa patienter

vidare till annan vardgivare om behandling inte kan erbjudas inom faststallda vantetider for vissa sjukdomar.

""Socialdepartementet, Bdttre styrning for en tillgcnglig och jamlik hdlso- och sjukvdrd med god kontinuitet (Regeringskansliet, 2024),
https:/www.regeringen.se/contentassets/aea545839dfb48ff87b713b39aa64a57/battre-styrning-for-en-tillganglig-och-jamlik-halso--och-sjukvard-med-god-kontinuitet-dir.-202450.pdf

12 Vagen till okad tillginglighet — delaktighet, tidiga insatser och inom lagens ram, SOU 2022:22 (Socialdepartementet, 2022), s. 59,
https:/www.regeringen.se/contentassets/424411786a2d4b38ba22fef3a169ab56/sou-2022-22.pdf
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6. Effektivare samordning och beslutsprocesser

Flera europeiska lander har visat att nationell samordning ger konkreta forbattringar for patienter med sallsynta
hdlsotillstand. | Danmark har flera strategier genomforts, med tilldelade resurser och uppfdljda resultat. Danmarks
exempel visar att en strategi kraver ledarskap, uppfdljning och resurser for att ge resultat. Myndigheten for vard- och
omsorgsanalys har efterfragat starkare nationell styrning for att forbattra varden for patienter med komplexa behov.

Det gdller i allra hogsta grad personer med sallsynta hdlsotillstand.

For att komma till ritta med dagens fragmenterade system ser Kommissionen positivt pd att den pdgdende
Ldkemedelsutredningen analyserar forutsdttningarna for en mer sammanhdllen besluts- och finansieringsstruktur

for att skapa 6kad nationell enhetlighet och ldngsiktig forutsdgbarhet for patienterna.

Okad samordning kan exempelvis ske genom att harmonisera utvirderingskriterierna sa att samma grundprinciper
gdller oavsett var i systemet ett lakemedel provas. Vi efterfragar ocksa tydliga tidsramar for prévning och inférande

for att oka forutsagbarheten och starka transparensen gentemot patienterna.

Slutligen bor systemet oppna for mer flexibla [6sningar nar kunskapslaget ar osakert. Mojligheter till villkorade
godkannanden, riskdelning mellan samhadlle och foretag samt betalning utifrdn faktisk behandlingseffekt, sa kallad
betalning per utfall, kan gora det mdjligt att ge patienter tidigare tillgang till behandling samtidigt som samhallets

resurser anvands ansvarsfullt.

7. Transparens och datadriven uppfoljning

Sverige har med sina nationella kvalitetsregister och sjukdomsspecifika register en unik majlighet att folja upp och
utvdrdera vard och behandling pa ett satt som fa andra lander kan. Redan idag samlas data in om hur Iakemedel
anvands och vilken effekt de har, bland annat for att bedoma nytta och kostnadseffektivitet. For patienter med sall-
synta halsotillstdnd behdver detta arbete stdrkas och samordnas battre. Eftersom patientgrupperna ar sma ar varje
datapunkt vardefull. Genom gemensam och strukturerad uppfdljning kan vi bygga den kunskap som kravs for battre

beslut, snabbare inférande och mer jamlik vard.

Kommissionen anser ddrfor att nationella register for sérldkemedel och patientutfall bor inrdttas.

Det skulle mdjliggora systematisk uppfdljning av behandlingseffekt, jamlikhet i tillgang och hur resurser anvands dver
tid. Uppfaljningen bor ske i en gemensam struktur dar staten, regionerna, lakemedelsforetag och oberoende forska-
re samverkar. Resultaten ska sammanstallas och rapporteras arligen till riksdagen, for att sakerstdlla transparens,

ansvarstagande och en kunskapsbaserad utveckling av varden for personer med sallsynta halsotillstand.

Kommissionen for Innovativa Sarlakemedel
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Genomforande och ansvar

Flera av Kommissionens reformfdrslag riktar sig till de aktérer som har storst mojlighet och ansvar att forbattra

situationen for patienter med sallsynta halsotillstand. Samtidigt star det klart att de utmaningar som praglar

denna patientgrupp kraver ett gemensamt ansvarstagande och ett narmare samarbete mellan samtliga berdrda

aktorer. Aven Kommissionen fér Innovativa Sarldkemedel har en viktig roll i att synliggéra dagens utmaningar och

bidra med Iakemedelsutvecklarnas perspektiv pa hur tillgangen till behandling och innovation kan starkas. Infor

nasta mandatperiod behdver vi darfor kraftsamla for att hitta Iangsiktiga I6sningar och nya former for samverkan.

Tabellen redovisar pa ett dversiktligt satt Kommissionens syn pa hur ansvaret fér genomférandet av vara

sju foreslagna reformer inom omradet sallsynta halsotillstand bor férdelas mellan relevanta aktorer under

kommande mandatperiod.

Aktor

Ansvar

Regering/Riksdag

TLV, Lakemedelsverket m.fl.

Regioner

Statliga utredningar

Lakemedelsindustrin

Anta nationell strategi, lagstifta om nya finansieringsmodeller, ansla adekvata
offentliga resurser

Utveckla anpassade varderingsmodeller, koordinera processer

Samverka i gemensamma inférandemodeller, bidra med data och uppfdljning;
harmonisera NT-radets beddmningar med TLV:s nya trappmodel

Kartlagga budgetpaverkan och foresla fordelningsprinciper

Medverka i riskdelning, transparens, uppfoljningsdata och innovationspartnerskap

Jamlik vard ar politiskt valbar

Det ar fullt mojligt att skapa ett rattvist och hallbart system for
patienters tillgang till sarlakemedel i Sverige. Det kraver politisk
vilja, samverkan over nivder — och mod att tanka nytt.

D Patienterna kan inte vanta langre.
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Kommissionen for
Innovativa Sarlakemedel

Kommissionen for Innovativa Sarlakemedel ("Kommissionen”) dr ett initiativ av en grupp forskningsintensiva
lakemedelsforetag som efterlyser forbattringar inom varden av personer med sallsynta och livshotande sjukdoms-

tillstand.” Detta inkluderar diagnostisering, sjukdomsbehandling och tillgang till innovativa lakemedel.

Kommissionens malsattning dr att lyfta fram forslag som kan bidra till att forbattra den svenska varden for personer
med sallsynta hdlsotillstand. Framfor allt vill vi uppmarksamma bristerna i det svenska systemet for utvardering
av och tillgang till nya Iakemedel for dessa patienter. Lakemedel for sdllsynta och mycket sallsynta halsotillstand
utvarderas idag pa samma sdtt som Iakemedel for bredare patientgrupper trots att forutsattningarna skiljer sig

vasentligt at.

Kommissionen grundades 2016 och har sedan dess arbetat intensivt med att uppmarksamma den bristande
tillgangen till behandling for patienter med sdllsynta halsotillstand samt bidra med konstruktiva underlag och
forslag for att dstadkomma forbdttringar. Genom att anordna seminarier, hearingar, ta fram rapporter och forfatta

manatliga nyhetsbrev sprider Kommissionen kunskap och driver fragan om jamlik tillgang till vard och behandling.

Under 2025 genomférde Kommissionen en analys' av Tandvards- och lakemedelsformansverkets modell for att
tillgangliggora fler sarlakemedel i Sverige och tog fram ett nytt verktyg for att mata inforandet av dessa lakemedel,

Annual Tracker.™

Var vision: En ny nationell modell for sarlakemedel

Vi vill se ett Sverige dar:
= Alla patienter — oavsett bostadsort - far tillgang till effektiva behandlingar mot sallsynta halsotillstand.

= En hojd betalningsuvilja for Idkemedel mot sallsynta och mycket sallsynta halsotillstand - dar vardet av

lakemedlet bedoms efter sarskilda kriterier som utgar fran sma patientgrupper.
= Inférande av nya lakemedel mot sallsynta halsotillstand sker snabbt, transparent och med nationell samordning.

= Staten och regionerna reder ut ansvaret for utvardering, finansiering och inférande pa ett Iangsiktigt hallbart satt.

3Kommissionen for Innovativa Sarlakemedel, “Om oss", Kommissionen fér Innovativa Sdrldkemedel, https:/www.is|-forum.se/om-oss/

“Kommissionen for Innovativa Sarlakemedel, Analys av TLV:s nya modell for att tillgdngliggora fler sdrldkemedel i Sverige (Kommissionen

for Innovativa Sarlakemedel, 2025), https:/www.isl-forum.se/wp-content/uploads/2025/04/Analys-av-TLVs-nya-modell-for-att- .
tillgangliggora-fler-sarlakemedel-i-Sverige.pdf

5Kommissionen for Innovativa Sarlakemedel, “Annual Tracker’, Kommissionen fér Innovativa Sdrlédkemedel,
https:/www.isl-forum.se/annual-tracker/




