POLICY BRIEF

For en lakemedelslagstiftning
som pa riktigt varnar folkhalsa och langsiktigt hallbara
halso- och sjukvardssystem i Europa

Europa behover ett modernt och langsiktigt hallbart regelverk for likemedel som pa riktigt varnar om folk-
hdlsan hos den europeiska befolkningen och som understédjer medlemslandernas befogenheter och ansvar
for de nationella halso- och sjukvardssystemen. Revideringen av ldkemedelslagstiftningen ger nya mojlig-
heter till att stimulera utveckling och starka tillgang till kliniskt relevanta — effektiva, sakra och kostnadseffek-
tiva — ldkemedel som nar hela vagen till patienter som behéver dem, idag och i framtiden. For detta kravs ett
tydligare halso- och sjukvardsperspektiv i lagstiftningen.

Huvudbudskap

Sveriges Kommuner och Regioner (SKR) vill se att foljande fem budskap ska reflekteras i den reviderade
lakemedelslagstiftningen*

. Den europeiska likemedelslagstiftningen ska pa ett tydligare sitt ta hansyn till helheten i likemedels-
systemet — inte bara godkdnnande av nya ladkemedel — for att effektiva, sékra och rimligt prissatta lake-
medel ska kunna na hela vagen till patient. Detta ar ocksd en central forutsattning for den langsiktiga
héllbarheten i nationella hilso- och sjukvardssystem i medlemslanderna.

™

Regelverket ska pa ett béttre satt styra mot godkdnnande av lakemedel for verkligt ouppfyllda
medicinska behov, tydligt definierat utifran ett patient- och hélso- och sjukvardsperspektiv, inklusive
hogre krav pé visat kliniskt mervarde for patienter och med hansyn till alla typer av tillgdngliga behand-
lingsalternativ for patienter. En mer restriktiv tolkning av begreppet 4n vad som sker idag ar nodvandig
for att unionsgemensamma stimulanséatgarder ska anvandas effektivt och fraimja utvecklingen av rele-
vanta ldkemedel for Europa.

3. Kraven fér godkinnande av lakemedel ska pa ett tydligare satt utga fran relevant och robust klinisk
evidens, inklusive visad effekt och sakerhet med kliniskt relevanta utfallsparametrar, fore beviljat
godkdnnande. Detta underlattar att vardeskapande lakemedel nar fram till patienter i medlemslanderna
och bidrar samtidigt till att uppréatthalla fértroendet for europeiska institutioner och de unionsgemen-
samma processerna.

4. Den europeiska likemedelslagstiftningen ska pd ett battre sitt stirka tillgangen till savil dldre som
nyare behandlingsalternativ i hilso- och sjukvarden. Lagstiftningens fokus pa foretags godkannan-
de for forsaljning av kommersiella lakemedelsprodukter pa den europeiska marknaden far inte tranga
undan andra etablerade ldkemedelsbehandlingar, hindra halso- och sjukvardens mojligheter att initiera
nya anvandningsomraden for gamla lakemedel eller himma halso- och sjukvardens utveckling och an-
vandning av nya behandlingsalternativ. Majlighet till nationella undantag bor tydliggoras och breddas.
Forsorjningssakerheten behover starkas, med ett tydliggérande av ansvar och ansvarsutkravande vad
galler produktion, lagerhallning samt distributionskedjor fér saval dldre som nyare ldkemedel.

5. Regelverket ska pa ett tydligare sitt framja utbytbarhet och tillgangen till generiska likemedel och
biosimilarer som kan siljas nar patentet gar ut. Stimulanser for marknadsexklusivitet fér originalforetag
far inte begransa utveckling och tillgang till denna typ av lakemedel fér patienter. Detta framjar ocksa
konkurrens och en sund ldkemedelsmarknad.

* Sveriges Kommuner och Regioner (SKR) 4r en medlemsorganisation ddr de 21 regionerna i Sverige ingar. Regionerna ansvarar fér huvuddelen av
svensk hadlso- och sjukvard. Innehallet i den europeiska lagstiftningen paverkar tillgangen till likemedel i nationella hdlso- och sjukvardssystem och
styri manga delar dven hur hélso- och sjukvarden kan bedrivas och hur behandlingsmojligheter kan tillgangliggoras till patienter. Den nuvarande lag-
stiftningen kan anses ha varit framgangsrik vad géller etableringen av ett unionsgemensamt ramverk for godkannande av kommersiella lakemedels-
produkter som ska séljas pa den europeiska marknaden. Stimulanser fér forskning och utveckling har bidragit till Iikemedelsutvecklingen. Daremot
har regelverket inte pa ett tillfredsstallande sétt kunnat tillgodose patienters verkliga behov och tillvarata de nationella hélso- och sjukvardssystemens
perspektiv. Nodvindiga konkurrensmekanismer for en sund lakemedelsmarknad har i vissa avseenden ocksa undergravts vilket pa sikt hotar den
langsiktiga hallbarheten i nationella hdlso- och sjukvardssystem.
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OM LAKEMEDEL

Lakemedel ar varje substans eller kombination av
substanser som tillhandahalls med uppgift om att
den har egenskaper for att forebygga eller behandla
sjukdom hos méanniskor och varje substans eller
kombination av substanser som dr avsedd att tillforas
manniskor i syfte att stélla diagnos eller att aterstdlla,
korrigera eller modifiera fysiologiska funktioner.
(Direktiv 2001/83/EG)

Sarldkemedel ("Orphan drugs") Lékemedel med
beviljad sérldkemedelsstatus. Galler séllsynta sjuk-
domstillstand (hégst fem av 10 000 personer) samt
lakemedel avsedda for livshotande, svart funktions-
nedsattande eller allvarliga och kroniska tillstand.
Klassificering av sarldkemedel sker for lakemedel dar
det saknas tillfredsstéllande behandlingsalternativ,
som innebar en betydande férdel for patienterna, eller
lakemedel som inte kan pavisa dkad klinisk nytta i ter-
mer av effekt och sikerhet men dar ldkemedlet dnda
antas utgora ett bidrag till hdlso- och sjukvarden.
(Forordning (EG) nr 141/2000)

Syftet med regelverket var initialt att stimulera
lakemedel for sma patientgrupper som annars inte
skulle vara lénsamma. Sa dr inte langre fallet och idag
faller saval lakemedel for ytterst sallsynta och icke
behandlingsbara sjukdomar som lakemedel for sub-
grupper av vanliga och behandlingsbara sjukdomar
under kategorin sdrldkemedel. Sarlakemedelsstatus
medger sarskilda stimulanser och fordelar sasom
marknadsexklusivitet, en ensamrétt pa marknaden
som utestdnger andra konkurrerande ldkemedel.
Sarlakemedel introduceras inte sdllan med mycket
hoga priser fran foretagen vilket i manga fall forsvarar
tillgdngliggorandet av behandling till patienter. Sar-
lakemedelsmarknaden utgor idag ett stadigt véxande
och lukrativt marknadssegment.

Lakemedel for barn Likemedel som avses anvan-
dasiendel av eller hela barnpopulationen, O (fran
fodseln) till 18 ar, och som adresserar en pediatrisk
indikation. Ar likt sarlikemedel férenade med mark-
nadsfoérdelar. (Férordning (EG) nr 1901/2006)

Godkannande for forsaljning av lakemedel avsedda
for manniskor inom medlemsstaterna sker enligt den
europeiska lakemedelslagstiftningen. Den Europeiska
Kommissionen, genom europeiska ldkemedelsmyn-
digheten EMA, ansvarar fér godkdnnande av bl a
hogteknologiska ldkemedel, lakemedel med nya
aktiva substanser eller lakemedel som framstallts med
terapeutisk, vetenskaplig eller teknisk innovation. Det
sker genom ett centraliserat forfarande och innefattar
dven sarldkemedel, lakemedel for pediatrisk anvand-
ning samt avancerade terapier ("ATMP"). (Férordning
(EG) nr 726/2004)

Undantag fran europeiska bestimmelser for goras
av medlemsstaterna, i enlighet med lagstiftningen, pa
initiativ av och under direkt personligt ansvar av be-
horig person — for dennes patienter — inom halso- och
sjukvarden, under sarskilda villkor samt for att tillgodo-
se speciella behov. (Dir 2001/83/EG (Artikel 5))

OM EUROPEISK LAGSTIFTNING

Europeisk lagstiftning sker mot bakgrund av ansvars-
fordelningen mellan unionen och medlemslanderna.
Detta géller dven lakemedelslagstiftningen. Inom om-
radet folkhélsa gdller delade befogenheter: Utform-
ningen och genomférandet av all unionspolitik och alla
unionsatgdrder ska sdkerstalla en hog hdlsoskyddsniva
for manniskor. Unionens insatser ska komplettera
den nationella politiken och inriktas pa att forbatt-

ra folkhalsan, forebygga ohdlsa och sjukdomar hos
méanniskor och undanrdja faror for den fysiska och
mentala hdlsan. For ldkemedel och medicintekniska
produkter ansvarar unionen for att "faststalla hoga
kvalitets- och sdkerhetsstandarder”. Vérdering och
prissattning faller utanfor europeisk lagstiftning.

Ansvaret att besluta om hélso- och sjukvardspolitik
samt for att organisera och ge hilso- och sjukvard ar
daremot en fraga om nationell kompetens. | detta in-
begrips dven forvaltning och fordelning av resurser for
hdlso- och sjukvard. Unionen kan "stédja, samordna
eller komplettera medlemsstaternas atgarder i syfte
att bidra till skydd och férbattring av manniskors hélsa"
men de dtgarder som vidtas ska respektera medlems-
lindernas ansvar. Unionen har exklusiv befogenhet
att faststélla konkurrensregler som ar nodvandiga for
den inre marknadens funktion, detta galler ocksa for
lakemedelsmarknaden.

Proportionalitetsprincipen anger att unionens atgar-
der till innehall och form inte ska ga utover vad som &r
nodvandigt for att na malen i fordragen.

Subsidiaritetsprincipen, anger att beslutsfattande
ska ske sa ndra medborgarna som mojligt och styr ut-
6vandet av EU:s befogenheter, primart inom omraden
dér planerade dtgarder inte i tillrdcklig utstrackning
kan uppnas pa en mer decentraliserad niva i medlems-
linderna.

(Fordraget om den Europeiska unionens funktionsrétt,
Artikel 168, artiklarna 2(5), 6(a) och 4(2)(k), samt arti-
kel 3(1)(b); Fordraget om Europeiska unionen, Artikel
5 och Artikel 10(3))
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Introduktion

Den europeiska lakemedelslagstiftningen utgor ett ramverk
for regleringen av ldkemedel i Europa. Hosten 2022 antas
Kommissionen presentera nya lagforslag fér EU:s generella
lakemedelslagstiftning samt lagstiftningen for sarlakemedel
och ldkemedel fér barn.

De senaste tva decennierna har det regulatoriska ramverket for
lakemedel i Europa centraliserats samtidigt som stimulanser
for forskning och utveckling har introducerats for att framja
lakemedelsutvecklingen pa den europeiska marknaden. Detta
har skett i en tid da vetenskapliga framsteg har skett i allt hogre
takt. Betydelsen av ett unionsgemensamt ramverk har varit
avgorande for medlemslandernas férmaga att hantera den
snabba utvecklingen. Stimulansatgarder i kombination med

bl a forenklade regler for genomforandet av kliniska studier
och flexibla evidenskrav for att mojliggora allt tidigare godkan-
nanden har utformats i syfte att dkatillgangen till lakemedel i
Europa.

Tillgang till lakemedel (“availability”) pa marknaden kan
dock inte likstéllas med att ldkemedel anvédnds och tillgang-
liggors till patienter ("accessibility"/"patient access”). Det
europeiska regelverket har misslyckats med att sakerstalla att
helheten i systemet dr och forblir funktionellt. En forklarings-
faktor for detta dr att nuvarande reglering i stor utstrackning
saknar ett tydligt hdlso- och sjukvardsperspektiv. Langt
ifran alla lakemedel som godkanns pa europeisk niva ar kliniskt
relevanta ur ett hdlso- och sjukvardsperspektiv och manga god-
kdnns med begréansad klinisk dokumentation och evidens vilket
innebar stora osakerheter vid inférande. Inte alla lakemedel
introduceras pa marknaden och allt fler ldkemedel introduceras
med hoga priser fran foretagen. | kombination med osdkerheter
avseende ett likemedels faktiska effekt och sdkerhet forsvaras
halsoekonomiska vdrderingar och beslut om inférande av nya
lakemedel, samtidigt som risker for felprioritering av resurser
och undantriangning av andra vardinsatser uppstar.

Regelverket har ocksa visat sig sarbart da det regulatoriska
systemet kan utnyttjas av foretag, inte minst for att atnjuta
fordelar genom de breda kriterierna for och generésatillamp-
ningen av sdrldkemedelsstatus. En rad exempel vittnar om
hur "regulatorisk innovation" leder till nya sarlakemedel inom
omraden dir behandlingsalternativ redan finns. Detta leder
ibland ocksa till forsamrad tillgang till véletablerade, valfung-
erade och kostnadseffektiva behandlingsalternativ for breda
patientgrupper.

Fokuset pa utveckling av lakemedel for undergrupper av
vanliga sjukdomar som manga géanger kan behandlas, istéllet
for fokus pa nya behandlingsmajligheter for verkligt sallsynta
tillstand, har ocksa noterats av europeiska patientorganisatio-
ner sasom EURORDIS. Organisationen har bl a lyft nationella,
europeiska och globala myndigheters roll for att stavja denna
trend som paketeras som "precisionsmedicin”. Denna typ av
regulatorisk uppfinningsrikedom foérsamrar inte bara hilsa och
vard fér europeiska patienter, det skapar samtidigt en osund
lakemedelsmarknad i Europa och driver foretagens ldkemedels-
priser uppat.

Idag utgar den europeiska ldkemedelslagstiftningen fran ett
kommersiellt perspektiv da det regulatoriska systemet antar
godkannande for forsaljning (marknadsgodkdnnande) som
huvudprocess — genom europeiska ldkemedelsmyndigheten
EMA — for att faststdlla kvalitets- och sakerhetsstandarder for
lakemedelsprodukter. Detta forbiser i stor utstrackning saval
akademins som hélso- och sjukvardens betydelse inom
forskning, utveckling och innovation pa lakemedelsom-
radet, i manga fall som drivande vad giller utvecklingen av nya
lakemedelsbehandlingar och behandlingsmdjligheter.

Tidigare kunde halso- och sjukvarden utéva sin férmaga att
dels hitta nya anvandningsomraden for dldre och viletablerade
lakemedel, dels driva utvecklingen av nya mer hogteknologiska
och avancerade ldkemedelsbehandlingar, genom evidens och
beprévad erfarenhet. Detta har bl a genererat nya behandlings-
mojligheter for patienter med sallsynta och allvarliga sjukdomar
som familjdr amyloidos och multipel skleros (off label i enlighet
med vetenskap och beprovad erfarenhet) samt avancerad
terapi for liviaddande behandling vid allvarliga brannskador
(sjukhustillverkad cellterapibehandling). Idag dr denna mojlig-
het kraftigt begransad.

Fler och tydligare vagar for godkdannande for introduktion
och anvandning av savél nya som dldre effektiva och sakra
lakemedelsbehandlingar, bortom det kommersiella sparet,
behover mojliggoras pa nationell niva. Det undantag fran
de europeiska bestimmelserna som idag finns i lagstiftningen
(Artikel 5, Direktiv 2001/83) ar for vagt formulerat och har inte
dversatts i motsvarande mojligheter till bredare anvéndning av
icke-kommersiella ldkemedelsbehandlingar.

Ett europeiskt regelverk for likemedel som i forsta hand utgar
fran kommersiella ldkemedelsprodukter — och styr de nation-
ella hdlso- och sjukvardssystemen mot anvandning av kom-
mersiella ldkemedel — innebdr en de facto inskrankning av
valmajligheter och beslutsfattande inom nationella be-
fogenheter. Detta dr inte hallbart for de nationella halso- och
sjukvardssystemen. For Sveriges del innebdr detta begréns-
ningar i utévandet av det lokala sjalvstyret, den fria forskriv-
ningsrdtten, mojligheten att tillimpa olika typer av sékra och
effektiva behandlingsalternativ (inte bara europeiskt godkanda
kommersiella lakemedel) och paverkar i vissa fall aven méjlig-
heterna att bedriva en kostnadseffektiv halso- och sjukvard
som sakerstdller mesta mojliga hélsa inom det skattefinansi-
erade hilso- och sjukvardssystemet.
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Exempel pa "regulatorisk innovation” inom lagens ramar — Vems ouppfyllda behov adresserar regelverket?

Chenodeoxycholic acid Leadiant Ett dldre ldkeme-
del utvecklat pa 1970-talet som har anvants "off label"
for behandling av en rad gallgangssjukdomar. God-
kdndes 2017 for en séllsynt variant av gallgangssjudom
(smalare population), baserat pa en registerstudie

med 35 patienter. Sarlakemedel med marknads-
exklusivitet. Motsvarande aldre lakemedel har
dragits tillbaka fran marknaden. Kraftiga prishojningar
har introducerats och géller dven for den bredare
populationen (inom ramen for off label-anvandning)
vilket paverkar dessa patienters behandling .

Amglidia Ett dldre diabeteslakemedel i tablettform
(glibenclamide) som lange har anvants "off label".
Numera avregistrerat. Godkdndes 2018 som oral
[6sning for nyfédda barn som diagnosticeras med

diabetes. Sdrlikemedel med marknadsexklusivitet,
baserat pa data fran publicerade studier dar bl a 10
patienter behandlats med saval oral [6sning som
krossad tablett (tillfredstallande behandling). Kliniskt
mervdrde kunde inte pavisas i studierna.

Verkazia Ett ladkemedel som innehaller den kanda
substansen ciclosporin, for behandling av en allergisk
6gonsjukdom som drabbar barn. Tillstandet &r
sallsynt men kan behandlas tillfredsstallande med
lakemedlet Ikervis, ocksa ciclosporin, som ar godkant
for en bredare patientpopulation (samma foretag).
Med Verkazia har barnpopulationen (smalare popu-
lation) brutits ut for godkannande och lakemedlet
har ddrigenom beviljats sarlikemedelsstatus och
marknadsexklusivitet.

Fokusomraden for lagstiftningsatgarder — Europeiska lakemedelsstrategin visar viagen

Den nuvarande europeiska ldkemedelsstrategin lanserades
2020. Strategin beskrivs av kommissionen som en patientcen-
trerad strategi som syftar till att sékerstalla lakemedlens kvalitet
och sakerhet samtidigt som den framjar ldkemedelsbranschens
globala konkurrenskraft. Den innefattar fyra fokusomraden,
inklusive forslag om lagstiftningsatgarder, som bl a syftar till

att framja tillgang till innovativa lakemedel till rimliga priser for
patienterna och stodja den europeiska ldkemedelsindustrins
konkurrenskraft och innovativa kapacitet. Strategin ska ocksa
bidratill att stdrka EU:s roll och oberoende pa den internation-
ellaarenan.

Lakemedelsstrategin har mottagits positivt fran flera hall. Dare-
mot finns en stor variation vad géller vilka specifika insatser och
lagstiftningsatgarder som olika intressegrupper 6nskar se de
kommande aren, bl a fran patienter och likemedelsforetag.

| Europa hojs ocksa roster for ett tydligare hdlso- och sjuk-
vards- och betalarperspektivet pa likemedelsomradet. Dessa
perspektiv dr avgodrande for att starka tillgangliggérandet av
lakemedel till patienter, genom ett dandamalsenligt, trovardigt
och langsiktigt hallbart regelverk for lakemedel i Europa.
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Lagstiftningsatgarder som onskas ur ett hilso- och sjukvardsperspektiv

Sveriges Kommuner och Regioner (SKR) vill se en mer dnda-
malsenlig ldkemedelslagstiftning som ger nationella halso- och
sjukvardssystem mojligheten att tillampa olika typer av behand-
lingsalternativ i vard och behandling av patienter i Sverige och i
andra lander i Europa.

Foljande fem huvudbudskap behéver darfor dterspeglas i den
nya europeiska likemedelslagstiftningen:

1. En europeisk likemedelslagstiftning som tar hansyn
till helhetsperspektivet i systemet

Den europeiska lakemedelslagstiftningen behover pa ett tydli-
gare satt ta hdnsyn till hela kedjan — fran forskning, utveckling
och godkadnnande av ldkemedel som ar unionsgemensam
kompetens, till inférande, anvandning och tillgéangliggérande
av lakemedel som sker i hdlso- och sjukvarden i respektive
medlemsland.

Marknadsgodkénnande &r centralt for att lakemedelsforetag
ska kunna sélja ldkemedel i Europa och ddrmed av betydelse
for tillgangligheten av lakemedel pa den europeiska markna-
den. Samtidigt satter forutsattningarna for marknadsgodkan-
nande ocksa ramarna for huruvida ldakemedel kan tillganglig-
goras till patienter — genom niva pa evidenskrav infor ett god-
kdnnande och accepterade osakerheter avseende effekt och
sakerhet. Likasa ar regelverket avgorande for hur och till vad
stimulansatgdrder anvdnds och ndr och till vad det ar rimligt att
bevilja konkurrensbegransande marknadsférdelar. Halso- och
sjukvardens forutsattningar att bedriva forskning, utveckling,
innovation och mojligheten att valja rétt typ av ldkemedelsbe-
handling eller annat behandlingsalternativ utifran patientens
behov behover vdrnas i lagstiftningen. Ett storre helhetsper-
spektiv i den europeiska lakemedelslagstiftningen innebar att
regelverket anpassas sd att patientens och hilso- och sjuk-
vardens behov och forutsattningar far en mer framtradande
roll. Det innebar att revideringen av regelverket inte bara bor
syfta il att oka tillgangligheten till likemedel pa den europeiska
marknaden och faststalla hoga kvalitets- och sakerhetsstandar-
der for lakemedelsprodukter, utan dven bidra till den lang-
siktiga héllbarheten i nationella hdlso- och sjukvardssystem.
Detta skapar forutsattningar for tillgangliggorande av lake-
medel hela vagen till patient och ar vagen till battre folkhalsa

i Europa.

Nationella befogenheter och ansvar fér halso- och sjukvard
och méjligheten till lokalt sjélvstyre och subsidiaritet i praktiken
—inom ramen for nationella halso- och sjukvardssystem—behover
vdrnas i revideringen av den europeiska likemedelslag-
stiftningen.

2. Ett skifte mot likemedel fér verkligt ouppfyllda
medicinska behov

Incitament fér utveckling av lakemedel behover bygga pa
verkligt ouppfyllda medicinska behov — och premiera utveck-
ling inom omraden dér verkliga behandlingsgap existerar — och
leda till likemedel som nér hela vagen till patienten.

Begreppet ouppfyllda medicinska behov behdver tydligare
utga fran patienters verklig behov och ta hansyn till ett bredare

hédlso- och sjukvardsperspektiv. Begreppet behéver relateras
till alla typer av tillgdngliga behandlingsalternativ (inte bara
europeiskt godkdnda kommersiella likemedelsprodukter) samt
stdlla hogre krav pa visat kliniskt mervarde, exempelvis ett liv
fritt fran sjukdom, forlangd 6verlevnad eller att svar funktions-
nedsattning motverkas mer effektivt.

En tydligare definition och ett mer patientcentrerat angrepps-
satt skulle dessutom bidratill att premiera och stimulera forsk-
ning och utveckling inom omraden ddr behoven ar som storst.

FORSLAG OM FOKUSSKIFTE |
KLASSIFICERING AV SARLAKEMEDEL

FRAN EN TILL ETT MER
LAKEMEDELSFOKUSERAD  PATIENTCENTRERAT
KLASSIFICERING ANGREPPSSATT

Lakemedlet &r avsett for
att diagnostisera, fore-
bygga eller behandla
livshotande tillstand
eller tillstind med
kronisk funktionsned-
sédttning (oférandrat)

Lakemedlet ar avsett

for att diagnostisera,
forebygga eller behand-

la livshotande tillstand >
eller tillstand med

kronisk funktions-
nedsittning

Forekomsten av
tillstandet dr hogst fem
av 10 000 personer i
gemenskapen.

Forekomsten av
tillstandet dr hogst fem
av 10 000 personer i
gemenskapen

Eller (om férekomsten ar
storre)

Det dr inte troligt att | 2
forsaljning av ldkemed-

let inom gemenskapen,

utan stimulansatgarder,

skulle generera tillrack-

lig avkastning for att

motivera den nédvin-

diga investeringen for
lakemedlet

Det finns inte nagon
kand metod - godkénd
eller pa annat satt
etablerad i hdlso- och
sjukvarden inom eller
utanfér gemenskapen —
for att diagnostisera, fo-
rebygga eller behandla
det aktuella tillstandet.

Det finns inte ndgon
tillfredsstéllande metod
som godkants inom
gemenskapen for att
diagnostisera, forebyg-
ga eller behandla det
aktuella tillstandet.

Eller (om det finns en

sddan metod) >
Eller (om det finns en

Likemedlet bedéms sddan metod)

vara till stor nytta

fér dem som lider av

tillstandet

Lakemedlet har i studier
kunnat pavisa ett bety-
dande kliniskt mervirde
for dem som lider av
tillstandet.
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Denna typ av utgangspunkt dr mer lampad for de stimulans-
atgdrder och marknadsfordelar som idag associeras med bl a
sdrldkemedel. Med detta skulle vagledningen till likemedels-
industrin vad géller dnskvart framtida fokus for lakemedelsut-
vecklingen i Europa blitydligare, vilket pa ldngre sikt kan ge mer
relevanta och konkurrenskraftiga foretag.

Detta bor ses i ljuset av de generdsa incitamenten som introdu-
cerats for att underlatta for foretag att utveckla lakemedel vid
sdllsynta diagnoser och for barn: utékad vetenskaplig radgiv-
ning, forlangt patentskydd, lagre avgifter, med mera. Dessa
incitament har varit effektiva men har ocksa dveranvants, inte
minst for lakemedel vid sdllsynta diagnoser. Lakemedlen som
omfattas av incitamenten gar inte séllan hand-i-hand med
hogre prisforvantningar fran foretagen vilket innebar en dubbel
kompensation, forst genom stimulansétgéarder och marknads-
fordelar som ges i fasen for forskning, utveckling och godkan-
nande och sedermera vid inférande i termer av hégre priser
fran foretagen och férvantad ersattning. Inte sallan forsvaras
tillgéngliggorandet till patienter vilket innebar att de initiala
stimulanserna har anvants forgaves.

3. Okat fokus p4 tillfredsstillande — relevant och
robust — klinisk evidens vid godkdnnande av lakemedel

Det ar viktigt att regelverket for godkdannande av nya likeme-
del sakerstdller god klinisk evidens, eftersom osékerhet kring
lakemedlets kliniska effekt i kombination med héga priser for-
svarar mojligheten att prioritera och fatta beslut om inférande
pa nationell, regional och lokal niva, vilket i praktiken hindrar att
lakemedel nar patienter. De europeiska godkannandeproces-
serna behover fran ett tidigt skede ge utrymme for inhdmtning
av perspektiv och behov fran nationella HTA-myndigheter,
myndigheter ansvariga for prissattning och erséttning, betalare,
hélso- och sjukvardsforetradare samt patienter, for att séker-
stélla att kraven pa dokumentation inte bara ar relevanta for
marknadsgodkannande och introduktion pa den europeiska

marknaden, utan dven for beslutsfattande om inforande och
anvandning i halso- och sjukvarden.

Detta bor forstas mot bakgrund av nuvarande forhaliningssatt
avseende evidenskrav pa europeisk nivd, med forkortade och
stegvisa godkdnnandeprocesser dar allt fler ldkemedel god-
kdnns med begransad klinisk evidens, bade avseende effekt
och sakerhet. Det dr forstas positivt att vardefulla lakemedel
nar marknaden fort, men i praktiken kan snabba godkdnnande-
processer pa europeisk niva innebdra att det tar langre tid for
lakemedel att nd patienterna i de respektive medlemsléanderna.
For en mer restriktiv hallning av lakemedel som genomgar for-
kortade och stegvisa godkdnnandeprocesser kan en tydligare
definition av verkligt ouppfyllda medicinska behov (enligt tidi-
gare stycke) ligga till grund for beslut om vilken typ av lakeme-
del som kraver ett sarskilt tidskritiskt godkdnnandeforfarande.

Nar lakemedel godkanns trots stora osdkerheter kring deras
effekt dr det mycket svart att bedoma den kliniska nyttan samt
eventuella sdkerhetsrisker av ett nytt likemedel jamfort med
annan redan tillganglig behandling. Inte minst férsvaras be-
domningar i forhallande till priset, det vill sdga bedémningen av
kostnadseffektiviteten, vilket utmanar de nationella hilso- och
sjukvardssystemen. | Sverige paverkas mojligheten till vardeba-
serad prisséttning sarskilt. Osdkerhet i beddmning av likemed-
lets nytta ger risk for felprioritering av hdlso- och sjukvardens
resurser och, som foljd av detta, undantrangning av andra vard-
insatser. En 6kad transparens kring klinisk dokumentation som
underlag for godkannande ar dnskvart ur ett hélso- och sjuk-
vardsperspektiv. Vidare bor studiedesign, inklusionskriterier
for studiepopulationen, relevant kontrollgrupp samt omfattning
och tid for uppfoljning i de kliniska studierna pa ett battre satt
korrespondera med omfattningen i godkdnnandet, i termer av
t ex avsedd indikation, och forutsattningarna for introduktion
pa marknaden. Méjligheten att dra tillbaka ladkemedel som inte
uppnatt forvantad effekt och sakerhet behover tillampas pa ett
mer systematiskt sétt an vad som sker idag.

FORSLAG FOR TYDLIGARE KORRELATION MELLAN BEGRANSAD EVIDENS OCH FORUTSATTNINGAR
FOR MARKNADSGODKANNANDE OCH INFORANDE | HALSO- OCH SJUKVARDEN

BEGRANSNINGAR | EVIDENS

Begrinsad studiedesign vad galler omfatt-
ning, jamforelsedata och tidshorisont for >
kliniska studier fore marknadsgodkannande.

Villkorat marknadsgodkinnande

eller godkdnnande under sarskilda om-

standigheter med krav om komplettering

och uppfoéljning avseende lakemedels

effekt och sakerhet. | 2

Begriansad omfattning i godkdnnandet, i enlighet
med begransningarna i de kliniska studierna.

Tidsangiven och bindande uppféljning som efterfoljs.

Tillbakadragande av godkannande, marknadsexklusi-
vitet och andra stimulansatgarder om uppféljning ute-
blir eller om uppféljning inte uppfyller evidenskrav.

RESULTERAR |

Andra behandlings-
alternativ som ar
etablerade i hilso-
och sjukvarden —
inom eller utanfor
gemenskapen

- trdngs inte undan
och kan fortsitta
komma patienter
tillgodo.

Marknadsgodkinnande anses inte fullbordat forrin
omvandlat till standardmarknadsgodkannande.

Marknadsgodkdnnande sker mot bakgrund
av kortsiktig och begransad evidens samt
franvaro av kliniskt relevant jaimforelsedata. >

Mer restriktiva antaganden om effekt och sikerhet
i hdlsoekonomisk bedémning.

Lagre initiala nettopriser for betalare.
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4. stirkt tillgang till dldre och nya behandlingsalternativ
inom nationell hélso- och sjukvard

Att den nya lagstiftningen skapar mekanismer for att behalla
aldre, valbeprovade och effektiva likemedel pa marknaden
samtidigt som méjligheterna att tillvarata forskning, utveckling,
innovation och beprovad erfarenhet avseende ldkemedel
inom halso- och sjukvarden starks. Detta bor forstas i ljuset av
det huvudsakliga kommersialiseringsperspektivet inom den
lakemedelslagstiftning som finns idag. Att vdrna om saval dldre
lakemedel (ibland med utgangen patent) som andra behand-
lingsmojligheter medger ckade mojligheter att vilja mellan olika
behandlingsalternativ i hdlso- och sjukvarden. Det innebar
ocksa en starkt tillgang till behandlingsmajligheter for patienter
i Europa.

Det dr ocksa viktigt att notera att den lagstadgade definitionen
av lakemedel inte dr begransad till kommersiella likemedels-
produkter och en modern likemedelslagstiftning borde rim-
ligtvis kunna forhalla sig till anvandningen av icke-kommersiella
lakemedel och kommersiella lakemedel som inte dr avsedda
for den europeiska marknaden. De undantag till de europeiska
bestammelserna som lyftsi "Artikel 5" i den generella likeme-
delslagstiftningen skulle darfor behova tydliggoras sa att natio-
nella hélso- och sjukvardssystem kan sdkerstalla tillgangen till
effektiva, sakra och kostnadseffektiva lakemedelsbehandlingar
pa ett mer forutsdgbart satt och i en bredare omfattning. Det
finns ett behov att klargéra roller och ansvar gentemot nationel-
la myndigheter och ett uttalat lagstadgat nationellt uppdrag att
hantera hdlso- och sjukvardens ansdkningar om godkannanden
av lakemedel for t ex nya anvandningsomraden for befintliga
lakemedel ("repurposing” i hdlso- och sjukvardens regi) eller
nya ldkemedel som utvecklats genom forskning och innova-
tion sprungen ur vdrden (t ex sjukhusutvecklade avancerade
terapier).

Detta har potential att bidra med stor nytta for patienter som
saknar behandlingsalternativ, framja kostnadseffektivt resurs-
nyttjande i nationella hdlso- och sjukvardssystem, bidra till att
sprida god klinisk praxis inom unionen, samtidigt som lake-
medel som utan stimulansatgarder saknar marknadsméssiga
forutsdttningar for kommersiell utveckling anda kan komma
patienter tillgodo.

Det dr darfor olyckligt att lakemedelsféretagens branschorgani-
sationer har argumenterat for att EU genom lagstiftning istdllet
bor begransa forskrivning av lakemedel utanfor godkand indi-
kation (off-label) samtidigt som man vill stavja licensforskrivning
av lakemedel — innefattande aven adldre, vélbeprovade lake-
medel som dragits tillbaka fran den europeiska marknaden

- samt sjukhusutvecklade avancerade terapier (gen- och cell-
terapier under sjukhusundantaget). Detta skulle innebéra ett
skifte som kan fa stora konsekvenser for patienters mojlighet

till behandling. VVarden skulle styras allt hardare till i forsta hand
kommersiella ldkemedelsprodukter och en mer omfattande
begransning av de nationella befogenheterna som medlems-
lindernas besitter vad géller hélso- och sjukvard. | Sverige
skulle detta utgora en de facto begransning av den fria forskriv-
ningsratten och anvandningen av en rad nédvandiga veten-
skapligt vél dokumenterade behandlingsmojligheter samtidigt
som forflyttningen skulle riskera att hdmma innovationskraften
inom nationella hdlso- och sjukvardssystem.

Slutligen dr det nddvandigt att den nya lagstiftningen adresserar
behovet av en tryggare lakemedelsforsérjning inom Europa,
och tydligare ansvar/ansvarsutkrdvande vad giller produktion,
lagerhallning samt distributionskedjor for saval dldre som nyare
lakemedel. Det dr ocksd angeldget att kraven pa miljorisk-
bedémning av lakemedel skarps i hela kedjan for tillverkning
och anvéndning.

5. Utbytbarhet av likemedel och tillginglighet till
generika och biosimilarer

Att mojligheten till utbytbarhet av ldkemedel och tillgangen

till generiska ldkemedel och biosimilarer, det vill sdga kopior

av ldkemedel som kan séljas nar patentet har gatt ut, bibehalls
genom det europeiska regelverket ar viktigt for att astadkomma
konkurrens pa ldkemedelsmarknaden. Vilfungerande incitament
for forskning och utveckling samt marknadsforing av generika
och biosimilarer &r och kommer framover vara mycket ange-
lagna.

Sverige har idag en av de mest vélfungerande generikamark-
naderna i Europa dar apoteken kan byta ut det forskrivna
lakemedlet mot ett likvardigt som har ett lagre pris. Detta
innebar mycket stora besparingar som frigor resurser for andra
vardinsatser och lakemedelsbehandlingar. Erfarenheterna fran
Sverige skulle dven kunna tillimpas i andra medlemslander som
ett sétt att framja kostnadseffektiv likemedelsanvandning i Eu-
ropa. For biologiska lakemedel — som allt fler av de storsaljande
likemedlen idag dr — finns dock stérre utmaningar vad géller
konkurrens efter patentutgéng, vilket hammar utvecklingen av
biosimilarer.

Riktade lagstiftningsatgarder behovs darfor for att stimulera
och premiera utvecklingen pa saval generika- som biosimilar-
marknaden. Den nya lakemedelslagstiftningen maste ddrfor
framja mojligheterna att introducera generika och biosimilarer
i Europa. Majligheten till konkurrens efter patentutgang ar en
viktig del i balansen pa ldkemedelsmarknaden.

Att ytterligen utdka originalforetagens patentskydd och mark-
nadsexklusivitet, som lakemedelsindustrin foresprakat, riskerar
att leda till att farre patienter far tillgang till dessa ldkemedel
och resultera i stor kostnadspaverkan for nationella halso- och
sjukvardssystem, aven efter patentutgang. | tilldgg dr det ocksa
viktigt att de konkurrensbegrdnsande samarbeten som pa
senare ar vaxt fram mellan originalféretag och generikaforetag
— i syfte att fordroja introduktion av generikaldkemedel —
stdvjas ur ett regulatoriskt perspektiv.
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Slutsatser

Betydelsen av ett unionsgemensamt ramverk har varit avgérande for att starka medlemslandernas gemensamma férmaga pa
lakemedelsomradet. Tillgdngligheten till likemedel har 6kat, men ett tydligt patientperspektiv och framférallt halso- och sjukvards-
perspektiv har hittills saknats i lagstiftningen. Konsekvenserna av detta borjar skonjas pa nationell niva, inom ramen for nationella
halso- och sjukvardssystem runt om i Europa. Manga medlemslander brottas idag med att tillgdngliggora likemedel och andra
relevanta behandlingsalternativ till patienter, pa satt som ar langsiktigt hallbara for det nationella hilso- och sjukvardssystemen.
Sverige ar inget undantag.

Det ar darfor dags for en lakemedelslagstiftning som starker forutsattningarna for de nationella hélso- och sjukvardssystemen och
pariktigt varnar om langsiktigt hallbar folkhélsa i Europa, idag och i framtiden. Sveriges Kommuner och Regioner (SKR) understryker
darfor vikten av att den nya lakemedelslagstiftningen tar hansyn till och framjar de nationella befogenheterna och medlemslandernas
ansvar for att organisera och ge hdlso- och sjukvard. Lagstiftningsatgarder pa lakemedelsomradet bor starka medlemsléandernas
mojligheter att fullgora detta ansvar pa satt som starker de nationella hdlso- och sjukvardssystemens mojligheter att ge patienter vard
och behandling utifran behov.

OVERSIKTSBILD:
En europeisk lakemedelslagstiftning med ett tydligt patient- och hélso- och
sjukvardsperspektiv som tar storre hansyn till helheten i utformningen av regelverket

Fokus i nuvarande lagstiftning

Bredare perspektiv och hdnsyn behovs i reviderad lagstiftning

Lakemedel Lakemedel
4 4 5 4 Behandlingsga
som dr 'gc')dkartda for som sa.!ma:r. g?dkannande behandlingsalternativ gsgap
forsidljning pa den for forsaljning pa den
europeiska marknaden europeiska marknaden
Kommersiella Idkemedelsprodukter Behandlingsmetoder som Verkligt ouppfyllda
som annu inte beviljats godkdannande inte dr ldkemedel medicinska behov
for forséljning i Europa (t ex kirurgi, stralningsterapi,

psykoterapi och livsstilsbehandlingar)

Lakemedelsprodukter som ar
godkénda pa andra marknader men
som i forsta hand inte 4r avsedda
for forsiljning i Europa
(Europa ar inte primar marknad)

Lakemedelsbehandlingar som inte

ar avsedda for kommersialisering
och dirfor inte ska siljas pa

Reviderat regelverk
behdver premiera

en marknad utveckling av lakemedel
inom omraden dér andra
lakemedel och andra
behandlingsalternativ
Reviderat regelverk och unions- saknas, som adresserar
gemensamma processer behdver Reviderat regelverk behéver ta stérre hansyn till hdlso- och sjukvardspers- verkliga behandlingsgap
i hogre grad sakerstilla evidens pektivet i lagstiftningen och starka nationella undantag som framjar forskning, i hdlso- och sjukvarden
avseende kvalitet, effekt och utveckling, innovation inom halso- och sjukvarden samt mojliggér anvandning och som medfor ett
sakerhet hos lakemedel som av allatyper av relevanta lakemedelsbehandlingar och andra behandlings- kliniskt mervrde for
godkénns i Europa. alternativ inom nationella halso- och sjukvérdssystem. patienter.
Nya
behandlingsmajligheter
v |

Alla typer av behandlingsméjligheter behdver vdrnas i regelverket
och na hela vigen till patienter som behover dem

Europa behdver ett andamalsenligt regelverk for saval godkdnnande av ldzkemedel som ska séljas pa den europeiska marknaden som férutsattningar for
forskning, utveckling, innovation och anviandning av ladkemedel som inte r avsedda for férsaljning pa den europeiska marknaden eller som dnnu saknar
godkannande for forsaljning. Lakemedelslagstiftningen behéver ocksa beakta att hdlso- och sjukvarden dven fortséttningsvis ska ha tillgang till andra
behandlingsalternativ, bortom likemedel, for att adressera patienters behov. En modern ldkemedelslagstiftning bor darfor efterstrava mer triffsakra euro-
peiska stimulansatgarder for nya lakemedel, inom omraden med verkliga behandlingsgap och dar verkligt ouppfyllda medicinska behov finns.
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Lakemedelsindustrin gar ihop med patientforeningar for gemensamma atgardsforslag
— Konsekvenser for nationella hilso- och sjukvardssystem

EURORDIS, en allians som samlar dver 1000 patient-
foreningar med fokus pa sallsynta sjukdomar, ar en
aktiv rést pa den europeiska arenan. Likasa dr den
europeiska ldkemedelsindustriorganisationen, EFPIA,
en framtradande aktor pa ldkemedelsomradet. De
bada parterna har enats och gemensamt uttalat sig
kring ett antal atgardsforslag som ror det europeiska
regelverket, i syfte att fraimja en bredare och snabb-
are tillgang till lakemedel fér patienter.

Lag- och hogpriskorridorer for lakemedel
i Europa ("tiered pricing") — Forslag som
begransar medlemsldndernas nationella
befogenheter 6ver prissattning och for-
samrar majligheten till rimliga priser for
betalare.

Bland forslagen som EURORDIS och EFPIA presen-
terar finns bl a ett koncept for lag- och hogpriskor-
ridorer i Europa ("tiered pricing"), utvecklat av
EFPIA/lakemedelsindustrin, som lanseras under
flaggan "rattvis prissattning” och "solidaritet mellan
medlemslander”. Konceptet bygger pa en etablering
av priskorridorer, med sekretessbelagda nettopriser
som sétts av foretagen (enligt "basta pris"-principer),
baserat pa de olika medlemslandernas vélstand och
som ett sitt att bemdta den varierande betalnings-
férmagan inom Europa.

| praktiken innebar forslaget ett storre utrymme

for foretagen att styra prissattningen av lakemedel.
Forslaget tar inte hansyn till den verkliga problematiken
kring prisséttning och missar att betalningsformagan
for ldkemedel inte baseras pa aggregerade matt som
bruttonationalinkomst utan handlar om langt snavare
budgetbegrdnsningar inom halso- och sjukvardssystem
— nagot som betalare i alla linder i Europa brottas med.
Forslaget innebar risk for mindre transparent prissatt-
ning, en forsimrad mojlighet till konkurrensutsattning
och majlighet till prispress for kopare av ldkemedel.
Det ger inga garantier om rimlig prissattning ur ett
betalarperspektiv. For lander med hégre ekonomiskt
valstand innebdr forslaget sannolikt relativt sett hogre
priser. For Sverige innebar detta ocksa ett avsteg fran
den virdebaserade prissattningen for lakemedel och
lagstadgade krav om kostnadseffektivitet i hdlso- och
sjukvérden. En mismatch mellan de nationella halso-
och sjukvardssystemens betalningsférmaga och
foretagens priser pa lakemedel drabbar i forlangningen
patienter i Europa och innebdr en 6kad ekonomisk
belastning for europeiska skattebetalare och forsak-
ringstagare. Det ger varken en bred eller snabb tillgang
till lakemedel for patienter. Prissattning ror dessutom
nationella kompetenser och befogenheter och bor inte
regleras pd europeisk niva.

Virdering av ldkemedel pa europeisk

niva — Forslag som begransar mojligheten
till kontextuellt relevanta varderingar av
lakemedel i medlemslanderna och forsva-
rar kostnadseffektivt nyttjande av resurser
for lakemedel

Parterna foreslar aven tydligare harmonisering
mellan medlemsldnder och starkt styrning pa
europeisk niva for varderingar av sarlakeme-
del. Bl a vill man att unionsgemensamma kliniska
vdrderingar ska gélla ver nationella bedomningar
och vill sakerstalla flexibilitet avseende evidenskrav
for séllsynta sjukdomar och sérlakemedel. Parterna
onskar se okad anvandning av villkorade vardering-
ar och beslut om subventionerad ersittning samt
uppfoljning genom "real world"-studier (motsvaran-
de godkannandeprocessens "adaptive pathways").
Nydanande betalningsmodeller innehallande t ex
utfallsbaserade avtal, betalning 6ver tid, prenume-
rationer och indikations- och kombinationsmodeller
foreslas ocksa inom ramen for nationella varderings-,
prissdttnings- och betalningssystem.

Forslagen tar delvis utgangspunkt i europeiska forord-
ningen for HTA, health technology assessment, men
ror dven nationella kompetenser och befogenheter.
Forslagen tar dock inte hansyn till betalar- och halso-
och sjukvardsperspektiven i tillrdcklig utstrackning. For
att HTA-vérderingar ska vara relevanta som beslutsun-
derlag behdver de vara kontextuellt relevanta och dven
fortsattningsvis kunna utga fran nationella forutsatt-
ningar och processer. Anvandningen av villkorade
godkannanden har visat sig vara otillrdckligt vad galler
den faktiska mojligheten att dra tillbaka likemedel som
inte levererar tillfredsstallande uppfoljningsdata och
evidens for patientnytta. Risken att samma ineffekti-
vitet uppstar for vardering, prissattning och betalning
dr ddrmed 6verhdngande. Konsekvensen for betalare
och hélso- och sjukvardsgivare blir dd att resurser inte
anvands dndamalsenligt och effektivt och att andra var-
dinsatser for andra patienter trangs undan. Konsekven-
sen for nationella halso- och sjukvardssystem ér att den
langsiktiga hallbarheten undergrdvs och att folkhdlsan i
Europa paverkas negativt.

Forslagen adresserar inte heller grundproblematiken
avseende begrinsat tillgdngliggérande av likemedel
till patienter: begrdnsad evidens vid godkdnnande,
otydlighet avseende kliniskt relevanta utfallsmatt och
kliniskt mervarde jamte andra behandlingsalternativ,
osakerhet vad géller effekt och sakerhet over tid — i
kombination med héga priser fran foretagen — innebar
en multiplicerad osdkerhet. For att adaptiva varde-
ringar, villkorade ersattningar och nya betalnings-
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modeller ska vara genomforbara behover foretagens
initiala nettopriser darfor reduceras kraftigt, sjalvklart

utan att eliminera foretagens mojlighet att generera vinst.
EURORDIS foreslar t ex i sitt visionspapper "Rare 2030" en
o6kad transparens kring foretagens utvecklingskostnader
som underlag for rimlig prisséttning av lakemedel och som
ett satt att sakerstalla vinster for foretagen utan att forhin-
dra att ldkemedel ndr hela vdgen till patienterna.

Stimulansatgarder, starkt data- och patent-
skydd och konkurrensfordelar — Forslag som
hammar lakemedelsutveckling och begransar
hélso- och sjukvardens méjlighet att anvanda
andra behandlingsalternativ an europeiskt
godkdnda och kommersiella lakemedelspro-
dukter.

EFPIA har aven fort fram forslag som ror bl a fortsatta
och 6kade investeringar och stimulanser for forskning
och utveckling pa lakemedelsomradet och vill se allt
snabbare processer for marknadsgodkiannande och
mojlighet till godkdnnande med lagre evidenskrav, med
hanvisning till processerna kring godkannande av covid-
19-vaccin samt mojligheterna till uppféljning i klinisk
vardag.

Dessa forslag syftar till att stimulera att fler lakemedelspro-
dukter ska godkannas for férsdljning pa den europeiska
marknaden men innebdr inte nédvandigtvis att relevanta
lakemedel nar patienterna. For breda stimulanser medfor
risker for en icke-traffsaker lakemedelsutveckling i Europa.
For laga evidenskrav skapar osakerhet som férsvarar be-
slutsfattande och tillgdngliggorande till patienter fordrgjs.
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