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Forord

Som Landshévding i Vsterbottens lan ar jag djupt
imponerad éver det arbete som Region Vésterbotten
har gjort for att ta fram denna vitbok om hur Sverige kan
ta fram ett system och finansiering for ett ordnat infé-
rande av nya terapier for sédllsynta och svéra sjukdomar.

Genom forekomsten av den sa kallade Skelleftesjukan,
en svar genetisk sjukdom som leder till for tidig dod, ett
framstaende universitetssjukhus i NUS, Umea unive-
sitet och en god samverkans- och innovationskultur
har man pa ett strukturerat satt analyserat bristerna i
dagens system och arbetat fram konkreta forslag pa
forandringar och forbéttringar som behover goras i alla
led. Dagens samhdllsutmaningar krdver en ny typ av
governance som bygger pa ett horisontellt synsatt ddr
flera aktorer och system samverkar for att I6sa utma-
ningen genom ett innovativt forhaliningssatt och en
gemensam malbild, ofta kallat missionsdriven innova-
tion. Detta skiljer sig mot det gamla sattet att arbeta i
stupror med ett givet slutmal och dar alla 16sningar
skulle vara pa plats innan man satter igang arbetet.
Detta tillvigagangssatt ar inte langre framgangsrikt
eftersom det gor att ndr nya innovationer och lésningar
tas fram, &r man mer bunden till sitt eget uppdrag och
sin egen interna process dn till malet i sig.

Numera maste man arbeta lika méalfokuserat, men dar
man lagger rdlsen medan taget kor. Det vill sdga man
maste vara beredd att |6sa saker ldngs vagen ndr man
ser var hindren finns. Med denna vitbok har Region
Vésterbotten visat upp en tydlig mission och malbild
och ocksa visat pa ett konkret satt var nya losningar
maste fram for att na dit. Och man bjuder in till en bred
samverkan mellan alla berdrda aktorer saval privata som
offentliga. Nu behover alla goda krafter samlas kring
denna mission och pabdrja resan. Malet dr att vi i
framtiden ska kunna erbjuda alla patienter med svara
och séllsynta sjukdomar, oavsett var i landet de bor,
rdtten till de bésta terapierna och genom det ett langre
liv med god livskvalitet. Effekten ar att vi far en battre
och mer likvardig hdlso- och sjukvard och befaster
Sverige som en ledande Life science-nation. Och med
det ocksd skapar jobb och tillvdxt som gor det mojligt
att fortsatta utveckla var valfard. Lat oss nu gora

det omgjliga méjligt. Let us put a man on the moon.

Helene Hellmark Knutsson,
Landshovding, Vasterbottens lan

Tillsammans
gar vi fran majlighet till verklighet

Sveriges regioner verkar for att invdnarna ska ha bésta
méjliga forutsattningar till ett liv i god hélsa, idag och

i framtiden. Fér patienter som lever med séllsynta och
svdra sjukdomar har det fram tills idag funnits fa tillgang-
liga effektiva behandlingsalternativ.

Det dndras nu. Vi ser nya behandlingsmajligheter
utvecklas som ett resultat av framgangsrik forskning,
vetenskapliga framsteg och standig utveckling inom
varden. Samtidigt star Sverige infor stora utmaningar
ndr det giller tillgangliggérandet av nya behandlingsme-
toder - hela vagen fran forskning till patient.

Region Vésterbotten initierade under 2019 ett langsik-
tigt arbete om tillgdngliggdrande av nya lakemedels-
behandlingar i samband med nya terapier for Skellefte-
sjukan. For att skapa ett langsiktigt hallbart system dr
det avgdrande att vi krokar arm och samverkar med
andra regioner, SKR, statliga myndigheter, akademi,
foretag, patientforeningar och andra relevanta intres-
senter.

Har presenteras Region Vasterbottens idéer och am-
bitioner att genom tillgangliggorande av den forskning,
utveckling och innovation som sker inom ldkemedels-
omradet kommer Sverige utvecklas till ett foregangsland
inom life science.

Tanken med denna vitbok &r att den ska ses som ett
underlag for framatsyftande dialog med utgangspunkt

i det aktuella kunskapslaget. Var dvertygelse dr att de
utmaningar som Sverige star infor &r gemensamma.
Dirfor behover de ocksé adresseras gemensamt. Vi tror
och hoppas att vara rekommendationer ska kunna leda
till konkret handling och forbdttringar pa kort och lang
sikt. Tillsammans for tillgdngliggorande av avancerade
terapier och innovativa lakemedelsbehandlingar for
patienter med sdllsynta och svara sjukdomar i Sverige.

Anna-Lena Danielsson (S), Ordférande,
Halso- och sjukvardsndmnden, Region Vasterbotten

Brita Winsa, Halso- och sjukvardsdirektor, Region Vasterbotten
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10 huvudbudskap

Okat tillgéngliggdrande av avancerade terapier och innovativa likemedels-
behandlingar for patienter med sallsynta och svara sjukdomar, pa ett satt
som bidrar till evidensgenerering och som ar langsiktigt hallbart for halso-

och sjukvarden.

1. Antalet sdllsynta diagnoser i vdrlden uppskat-
tas till 6000-8000. Vissa édr extremt séllsynta
och kan handla om enstaka patienter. | Sverige
bedoms ca 3-5 procent av befolkningen
leva med ett sillsynt tillstand. Sallsynta
sjukdomar kan ocksa vara férknippade med en
allvarlig svarighetsgrad som innebar forkortad
livslangd och forsamrad livskvalitet.

2. Avancerade terapier och andra innova-
tiva lakemedelsbehandlingar for patienter
med séllsynta och svéra sjukdomar skapar nya
mojligheter att stoppa, backa och potentiellt
bota genetiska sjukdomar. Ca 1000 avance-
rade terapier bedoms vara under olika stadier
av utveckling. Médnga av dessa terapier utgor
engangsbehandlingar. Under kommande fem ar
forvantas mellan 20-30 ansékningar inkomma
for europeiskt marknadsgodkannande. EU har
sedan 2000-talet introducerat flertalet stimu-
lansatgdrder — ekonomiskt och regulatoriskt
— for att framja denna typ av utveckling. Dessa
terapier innebdr pa manga sitt ett para-
digmskifte inom likemedelsomradet.

3. Dennatyp av nyaterapier for sdllsynta och
svara sjukdomar, och sa kallade ouppfyllda
medicinska behov, utvecklas baserat pa sma
kliniska studier och erhdller idag regulatoriskt
godkidnnande utifran begransade data och
evidens. Erfarenheterna fran klinisk vardag sak-
nas. Detta innebdr stora osdkerheter gdllande
faktisk effekt, sakerhet och kostnadseffektivitet
i den patientpopulation som behandlas i klinisk
vardag, 6ver tid.

4. Avancerade terapier och innovativa ldkeme-

delsbehandlingar som adresserar ouppfyll-

da medicinska behov associeras ofta med
hoga priser, baserat pa antaganden om
terapiernas potentiella langtidseffekter.
Detta skapar stora utmaningar kring totalkost-
nad, budgetpaverkan och kostnadseffektivitet
for halso- och sjukvarden och urholkar den
ekonomiska hallbarheten &ver tid.

. Avancerade terapier och innovativa ldkeme-

delsbehandlingar vérderas enligt hélsoekono-
miska bedomningar och teoretiska modeller
som baseras pa antaganden vad géller potenti-
ell effekt och effektens varaktighet. Antagen
nytta satts i relation till kostnad och ger ett
kostnadseffektivitetsmatt. Givet den begran-
sade data och evidens som genereras fore
marknadsgodkénnande, skapas osdkerheter
kring skillnaden mellan teoretiskt simule-
rad och antagen kostnadseffektivitet och
den faktiska kostnadseffektiviteten over
tid. Samhadllets betalningsvilja for potentiell
langsiktig effekt av behandling skiljer sig fran
den faktiska betalningsforméagan hos regioner-

na, har och nu.
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6. Avancerade terapier och innovativa ldkemedels-

behandlingar ar likemedel som administreras
pa sjukhus och finansieras idag framforallt inom
ramen for regionernas budget, da regionerna
har det ensamma finansieringsansvaret for
dennatyp av behandlingar. Detta — i kombina-
tion med hoga prisforvantningar fran foretagen
— forstarker skillnaden mellan samhallets betal-
ningsvilja och den faktiska betalningsformagan
och riskerar att begransa inférandet av denna
typ av terapier.

. Givet priserna, det ensamma finansierings-
ansvaret och de begriansade ekonomiska
resurserna hdmmas den faktiska betalnings-
formagan for dennatyp av terapier och risker
for undantringningseffekter som drabbar
andra patientgrupper, behovsomraden och
vardinsatser uppstar. Horisontella priorite-
ringar i den offentligt finansierade halso- och
sjukvarden kommer vara av stor betydelse for
att mojliggéraimplementering i storre skala.

. For att avancerade terapier och innovativa
lakemedelsbehandlingar ska na hela vdagen
fran forskning till patient, behovs ett andamal-
senligt system for tillgangliggérande av nya
terapier. Detta krdver langsiktigt hallbara forut-
sdttningar for halso- och sjukvarden vad galler
det regulatoriska systemet och tillgangen
pa savdl dldre och etablerade likemedel som
nya terapier. Juridiska och praktiska forut-
sdttningar for att nyttja tillforlitlig och relevant
halso-, vard- och kostnadsdata for evidens-
generering och uppfdljning av likemedel-
sanvandning avseende effekt, sakerhet och
kostnadseffektivitet behdver sakerstallas.

9. For att hantera de ekonomiska utmaningarna
med de avancerade terapier och innovativa
lakemedelsbehandlingar for séllsynta och
svara sjukdomar kravs ett utokat statligt
kostnadsansvar, inklusive sdrskilt utma-
nande situationer med snedvriden kost-
nadsbelastning for endemiska sjukdomar. |
tillagg behovs stimulansatgarder for tidig
implementering och evidensgenerering
av nya terapier, i form av en statlig finansie-
ringsmekanism med ett delat finansierings-
ansvar med regionerna och ldgre initiala
nettopriser fran foretagen. En nyckel for
att fa till detta ar ett mer adaptivt pris-,
vdrderings- och ersattningssystem som
justerar for osakerheter.

10. Sverige har ambition och férutsattningar att

positionera sig som en ledande life scien-
ce-nation. | ett koncept for REAL WORLD
LAB for tidig implementering i klinisk
vardag kan Sverige vara i frontlinjen och
paverka det paradigmskifte som sker inom
likemedelsomradet. Detta skulle innebadra
att patienter far tidigare tillgang till nya
behandlingsalternativ vilket gynnar saval
stat och regjoner som foretag.
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Bakgrund och syfte

Halso- och sjukvarden befinner sigi en tid av fordndring,
samtidigt som stora vetenskapliga framsteg sker bland annat
inom ldkemedelsomradet. Avancerade terapier som cell- och
genterapi har de senaste aren utvecklats i syfte att skapa
effektivare behandlingsméjligheter som bidrar till béttre vard
och halsa for patienter. Allt fler andra innovativa likemedels-
behandlingar utvecklas for patientgrupper med ouppfyllda
medicinska behov. Detta géller bland annat patienter med
sdllsynta och svara sjukdomar — livshotande, svart funktions-
nedsattande eller allvarliga och kroniska tillstand. Férsta klinis-
ka studierna har ocksa startat med den sa kallade gensaxtek-
niken, baserad pa 2020 ars nobelprisbelonade CRISPR/Cas9
och den upptackt som gjordes vid Umea universitet 2012,
som ger mojligheter att aterskapa normal funktion i muterade
gensekvenser och darmed potentiellt bota genetiska sjuk-
domar. Detta dr bara borjan.

Anda 4r trésklarna for implementering och tillgangliggérande
av dessa behandlingar till patienter i Sverige hoga. Sverige

4r inte ensamt. Aven andra lander runtom i vérlden stér infor
liknande utmaningar. Region Vésterbotten har genom nya
godkénda lakemedel for Skelleftesjukan konfronterats med
dessa utmaningar och initierat ett mer systemgenomgripande

Region Visterbotten och "Skelleftesjukan”
Skelleftesjukan, eller rftlig transtyretinamyloidos med polyneuropati
(FAP) &r en genetisk sallsynt sjukdom som innebar en mutation i pro-
teinet TTR (transtyretin). Symtomen fér sjukdomen debuterar i vuxen
alder, i Sverige dr genomsnittsaldern ca 60 ar. Halsotillstandet kan for-
samras snabbt och musklerna blir svagare och fértvinar samtidigt som
reflexer férsvagas. Patienten far svért att gd och kan bli rullstolsbunden
redan nagra ar efter sjukdomsdebuten. Obehandlat orsakar sjukdomen
stort lidande for patient och anhériga och leder till for tidig dod. Utan
behandling dr den genomsnittliga 6verlevnaden mellan nio och 13 ar.
Sjukdomen férekommer med ojamn fordelning dver hela varlden och &r
vanligare i vissa geografiskt avgransade omraden (endemisk sjukdom). |
Sverige finns cirka 400 patienter totalt. Uppskattningsvis 70-80 procent
av patienterna finns i Norr- och Viasterbotten. Amyloidcentrum vid
Norrlands universitetssjukhus ansvarar for behandling av patienter med
Skelleftesjukan och har sedan 1980-talet bedrivit saval preklinisk som
klinisk forskning kring sjukdomsmekanismer, diagnostik och behandling
av sjukdomen. Amyloidcentrum har till exempel varit delaktiga i att
utveckla nagra av de nya terapier som pa senare ar beviljats marknads-
godkannande i Europa.

Tack vare forskning, utveckling och innovation har behandlingsalter-
nativ for patienter med Skelleftesjukan de senaste aren 6kat. Lange

var levertransplantation, helst i tidigt stadium, det enda tillgangliga
behandlingsalternativet. Aven det antiinflammatoriska likemedlet diflu-
nisal har anvénts och visat sig ha en stabiliserande effekt. Sedan 2020
har mojligheternatill licensférskrivning av diflunisal kraftigt reducerats,
till att nu endast vara tillgéangligt for framférallt patienter i sent stadium
(rullstolsburna). Detta med hinvisning till att nya marknadsgodkanda te-
rapier ska anvandas i forsta hand. Aktuella behandlingsalternativ utgors
nu av sdrlikemedlen Vyndagel 20mg (tafamidis), Onpattro (patisiran)
och Tegsedi (inotersen). Att tre lakemedel kan erhélla sarlakemedels-
status for en och samma séllsynta sjukdom beror pa att indikationerna
som sérldkemedelsstatusen galler for skiljer sig at och de olika terapierna
bedéms alla tillféra klinisk nytta for patienterna och/eller en férdel for

arbete med tillgangliggdrande av nya terapier pa ett sétt som
ska vara langsiktigt hallbart for svensk halso- och sjukvard.
Arbetet stracker sig darfor langre dn Skelleftesjukan och
bortom Vésterbottens granser.

Det dr i ljuset av detta som denna vitbok har tagits fram,

med ambitionen om att presentera framatsyftande forslag
for hur Sverige kan ta vara pa de mojligheter som finns med
avancerade terapier och innovativa ldkemedelsbehandlingar
och géra dessatill verklighet i svensk hilso- och sjukvard, for
patienter med sdllsynta och svara sjukdomar i Sverige.

Vitboken utgar fran ett implementerings- och betalarper-
spektiv pa utmaningarna med tillgangliggdrande och Region
Vasterbotten redogor for hur systemet ser ut idag, vilka
mojligheter och utmaningar som finns och férslag pa hur
Sverige kan ta ett kliv framat vad géller patienters tillgang

pa nya effektiva, sakra och kostnadseffektiva behandlingar.
Rekommendationerna innehaller forslag pa saval kort sikt,
mer direkta atgarder, som ett mer langsiktigt koncept for
tillgdngliggdrande av nya terapier till patienter i ett "REAL
WORLD LAB" for tidig implementering.

hélso- och sjukvarden. Nya behandlingsméjligheter dr ocksa under
utveckling. | november 2020 initierades den forsta "first-in-human”
fas I-studien for potentiellt botande engangsbehandling, baserad pa
gensaxtekniken Crispr/Cas9.

Kostnaderna fér de ldkemedel som idag finns tillgdngliga och rekommen-
deras for behandling ar — enligt oforhandlade officiellt angivna priser per
ar— 1,2 miljoner kronor (Vyndagel 20mg), 3,1 miljoner kronor (Tegsedi)
och 3,7-4,4 miljoner kronor (Onpattro). Priset for Vyndagel 61mg ar

1,3 miljoner kronor. Detta ar priser per patient och ar, fér behandlingar
som ges |6pande, livet ut. Aven om de verkliga priserna 4r ligre pa
grund av rabattavtal — framforhandlat via processen for nationellt ordnat
inférande — har de ekonomiska konsekvenserna for regionen visat sig
vara betydande. Framfor allt i franvaron av diflunisal pa licens som fram
tills de nya terapiernas godkéndes varit tillganglig till en arlig kostnad pa
cirka 15 000 kr per patient. Att, i ett hypotetiskt scenario, behandla 100
patienter med Skelleftesjukan till en arlig genomsnittskostnad mellan

en och tre miljon kronor per patient skulle innebéara att mellan 13 och

27 procent av Regionens totala ldkemedelskostnader (cirka 1,1 MDKR)
skulle behova avsattas till en valdigt liten grupp patienter. Detta skulle
innebdra en de facto undantrangning, och férlorad hilsa, hos andra
patientgrupper och av andra vardatgérder. Detta kan harledas fran det
faktum att officiellt angivna priser fér dessa nya terapier ar langt 6ver
betalningsviljan som normalt ligger till grund for prioriteringar inom
svensk hélso- och sjukvérden. De hédlsoekonomiska varderingar och
bedémningar av betalningsvilja ur samhéllsperspektiv skiljer sig markant
fran faktisk betalningsforméaga hos regionerna som ensam betalare.

Utmaningarna somiillustreras genom Skelleftesjukan ar darfor ett forsta
symtom pd ett system for tillgangliggorande av nya ldkemedelsbe-
handlingar som inte fungerar och som inte 4r héllbart éver tid. Nu finns
majligheten att agera. Darfor utgor Skelleftesjukan ett viktigt larande for
Sveriges méjligheter att skapa hilso- och sjukvard i vérldsklass och for
ambitionerna om att bli en ledande Life science-nation.
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Avancerade terapier och innovativa
lakemedelsbehandlingar for sallsynta och
svara sjukdomar

De senaste decennierna har vetenskapliga framsteg
gjorts som mojliggjort utvecklingen av nya avancera-

de terapier ("advanced therapy medicinal products”,
ATMP) och andra innovativa likemedelsbehandlingar.
Avancerade terapier dr innovativa biologjska lakemedel
och omfattar gen- och cellterapier samt vdvnadstekniska
produkter. Dessa terapier antas ofta utgdra engangsbe-
handlingar. Avancerade terapier kan kombineras med
medicinteknik. Eftersom avancerade terapier ar nya,
komplexa och tekniskt specifika regleras dessa enligt

Vitbok - Tillsammans for tillgangliggorande av avancerade terapier och nya innovativa likemedelsbehandlingar for patienter med séllsynta och svara sjukdomar i Sverige

sdrskilda bestdmmelser inom det europeiska regelverket
for lakemedel. Inom omradet finns endast begransad
evidens och erfarenheterna fran klinisk vardag saknas
da valdigt fa lander dnnu lyckats omsatta forsknings-
framgangarna till faktiskt tillgangliggérande i storre ska-
la. Detta gdller dven for en rad andra innovativa lakeme-
delsbehandlingar, inte alltid per definition avancerade
terapier, med fokus pa sallsynta och svara sjukdomar (sa

kallade sarldkemedel).



Medicintekniska produkter

Medicinteknik

Vad dr en innovativ likemedelsbehandling?

Likemedel med en ny aktiv substans eller kombinationer av substanser

Vad dr en avancerad terapi?

Biologiska lakemedel

Lakemedelsprodukter

r A
Typ av ldkemedelsprodukt
Vidvnadsteknisk . . . Bioteknologiska Kemiska
produkt Cellterapi Genterapi Vaccin likemedel likemedel
N AN J
ATMP Inte ATMP
J
Kombinerade ATMP
Medicinteknik + Genterapier eller Cellterapi eller Vavnadsteknisk produkt
Vad ir ett sarlikemedel?
L J

- Sillsynta och svara sjukdomar som saknar tillfredstillande behandlingsalternativ
- Likemedel som utan stimulansatgarder inte skulle kunna utvecklas enligt raidande marknadsmassiga férutsattningar

Bearbetad version fran Schnitger, A (2014) och O'Meara, S (2012) samt Direktiv 2001/83/EG, Férordning (EG) Nr 1394/2007, Direktiv 2009/120/EG, Férordning (EG) No 726/2004

Utvecklingstakten dr hog. Cirka 1000 avancerade
terapier bedéms vara under olika stadier av utveckling.
Under kommande fem ar férvantas mellan 20 och 30
ansokningar inkomma for europeiskt marknadsgod-
kdnnande. For USA uppskattas upp emot 60 cell- och
genterapier finnas pa marknaden ar 2030. Idag finns
dven kliniska provningar for likemedelsbehandlingar
baserade pa den nobelprisbelonade gensaxtekniken,
Crispr/Cas9, inom bland annat cancer, nervdegenerati-
va sjukdomar och vissa blodsjukdomar. Upptéckten av
Crispr/Cas9 gjordes sa sent som 2012.

Under 2000-talet har en rad regulatoriska och ekono-
miska stimulansatgdrder introducerats fér denna typ av
terapier som adresserar ouppfyllda medicinska behov.
Bland annat flexibilitet vad giller kliniska studier, an-
passade evidenskriterier, behovsanpassade utveck-
lingsvdgar ("adaptive pathways") och iterativa processer
for godkannande och/eller villkorade godkannande
baserade pa tidiga data och surrogatvariabler. Europa
godkédnde den forsta avancerade terapin ar 2009. Se-
dan dess har totalt 15 avancerade terapier erhallit mark-
nadsgodkdnnande fér den europeiska marknaden. Fem
av dessa har dragits tillbaka. Av de godkdnda avancera-
de terapierna har tio klassificerats som sarlakemedel.
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Hélso- och sjukvarden star darfor infér sin stora puckel
av nya godkdnda avancerade terapier. Dennatyp av nya
terapier associeras ofta med hoga priser. De terapier
som godkanns ar forenade med osakerheter vad galler
langtidseffekt, sakerhet och kostnadseffektivitet vid
tiden for godkdnnande. Fler terapier av detta slag
vantas godkdnnas de kommande dren. Den stora
utmaningen for Sverige handlar darfér mindre om att
tillgangliggdra enstaka terapier har och nu, och mer
om hur tidig implementering och tillgdngliggérande pa
bredare front kan ske de kommande éren.

Det dr ddrfor viktigt att fokus omfattar savdl avancerade
terapier som andra innovativa ldkemedelsbehandlingar
for patienter med ouppfyllda medicinska behov. Det ar
ocksa viktigt att ta i beaktande den parallella utveckling
som sker inom precisionsmedicin, och framférallt pre-
cisionsdiagnostik, vilket medfér att dagens sjukdomar
imorgon kommer kunna delas upp i flertalet under-
grupper och nya sdllsynta sjukdomar kan komma att
upptdckas. Behovet av alltmer skraddarsydd behand-
ling kommer dérfor med stérsta sannolikhet att oka.
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Egen illustration Gver processflode for tillgangliggorande av likemedel i Sverige (Region Visterbotten, 2020)

Dagens system for tillgangliggorande av

nyaterapier | Sverige
Dagens system for tillgangliggorande av lakemedels-
behandlingar i Sverige bestar av en hel kedja med
omsesidigt beroende lankar. Hur vl tillgdngliggdrandet
fungerar beror till stor del pa hur val samspelet funge-
rar. Bilden ovan illustrerar processflédet i grova drag.
Beskrivningen nedan handlar framférallt om lakemedel
som administreras pa sjukhus.

Startpunkten i processen dr grundforskning som i sin
tur skapar forutsattningar for tilldmpad forskning och
utveckling. Denna inkluderar kliniska studier nar det
kommer till nya lakemedelsbehandlingar. Resultatet

av studierna leder till en bedomning av behandlingens
effekt, sdkerhet och kvalitet for patienter. Ett formellt
marknadsgodkénnande for den europeiska marknaden
utfardas av europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA).
Godkéannandet bygger pa att lakemedlet forvantas ha
en positiv nytta/risk-balans, det vill sdga nyttan dver-
stiger riskerna. Infor godkénnande sker i regel ingen
bedémning av nyttan i relation till andra behandlingar
for samma sjukdom och inte heller av nyttan i forhal-
lande till kostnaden (nytta/kostnads-balansen). Detta
bedéms inom ramen for den hdlsoekonomiska analysen,
pa nationell niva.

| samband med marknadsgodkadnnande tar den natio-
nella processen vid. Féretagen annonserar ett initialt
officiellt angivet pris for lakemedelsbehandlingen. TLV
tar sedan fram ett hdlsoekonomiskt underlag dar kostna-
den virderas i forhallande till pavisad nytta. Underlaget
bidrar till kostnadseffektivitetsbedémning och den for-
handlingsprocess som sedan initieras mellan regionerna
och foretagen. Mélet med férhandlingen ar att sakra
tillgdngliggdrande av behandling for patienter inom
ramen for ett ordnat inférande i Sverige, och samtidigt
komma éverens om pris, betalning och villkor utifran vad
som beddms vara kostnadseffektivt. Aven har utgér be-
domningen fran betalningsvilja, med hjdlp av den etiska
plattformen samt kriterier for svarighetsgrad, sallsynt-

het, effektstorlek och tillforlitlighet i underlaget. Efter
avslutad férhandling och givet en positiv rekommenda-
tion bereds ett avtal som reglerar 6verenskommelsen.
och signeras av de 21 regionerna var och en for sig.

Inférande, anvandande, tillgangliggdrande och fak-

tisk behandling av patienter sker utifran behov, vilket
bedéms av den medicinska professionen. Behandling
kan ske i den egna regionen eller utanfor regionen, inom
ramen for utomldnsvard. Regionernas betalningsforma-
ga dr central for tillgdngliggdrandet da det dr regionerna
som — enligt systemet for finansiering av lakemedel

— ensamma finansierar likemedel som administreras

pa sjukhus. Uppfoljning av behandling sker utifran tva
aspekter, dels for att klargora anvandning "pa ratt satt”
enligt rekommendationerna, dels ur ett avtalsrattsligt
perspektiv. Effekt och sdkerhet foljs upp pa olika satt
och i olika system. Regionerna dokumenterar bland
annat via journalsystem, kvalitetsregister och nationella
register. Data som bygger pa klinisk vardag snarare dn
studier skapar forutsattningar for "real world evidence".
Den administrativa belastningen, systemens interope-
rabilitet samt kvaliteten, relevansen och tillforlitligheten
pa dokumenterade data dr nagra av de faktorer som
paverkar hur uppfoljiningen kan genomféras och vad
deninnehaller.

De mojligheter och utmaningar som nu presenteras
inom lakemedelsomradet synliggér betydelsen av ett
vl fungerande system. For att hela kedjan ska kunna
verka mot ett och samma mal - tillgdngliggdrande av
sakra, effektiva och kostnadseffektiva behandlingsal-
ternativ for patienter i Sverige (ratt behandling, till ratt
patient, i ratt tid, till ratt pris, utifran behov) — kravs ett
bredare grepp om fragorna. Detta kan ocksa minimera
riskerna for undantrangningseffekter och sékerstalla
att tillgangliggérande av behandling stracker sig till alla
patientgrupper.
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Slutsatser: Mgjligheter och utmaningar
inom dagens system for tillgangliggorande
av nya terapier

| detta avsnitt sammanstalls huvuddragen av de méjligheter och utmaningar
med som identifierats i dagens system for tillgangliggérande av likemedel.

Om nya terapier

Tillimpad forskning
& utveckling
Kliniska studier

Regulatoriskt

godkédnnande

Det behovs ett bredare fokus kring nya terapier som omfattar saval avancera-
de terapier som andra innovativa ldkemedelsbehandlingar for patienter med
ouppfyllda medicinska behov (inklusive sarlakemedel for séllsynta och svara
sjukdomar).

Det behovs stimulansatgarder och incitament for att generera mer langtgaen-
de evidens och 6kad kunskap fran implementering i klinisk vardag ("real world
evidence") —i tillagg till de begransade kliniska studier som foregar marknads-
godkéannande for denna typ av kommersiella lakemedelsprodukter.

Det behovs en brygga mellan patienters tillgang pa lakemedel inom ramen for
kliniska studier och tidig implementering i klinisk vardag.

Det behdvs kad samsyn mellan aktérer och pragmatism i tolkningen av centrala
begrepp i det regulatoriska systemet, exempelvis "ouppfyllda medicinska be-
hov", "sarskilda skél" och "icke-rutinmassigt". Detta for att mojliggora for hélso-
och sjukvarden att ha tillgang till olika relevanta behandlingsalternativ, utver
europeiskt marknadsgodkdnda och kommersiella lakemedelsprodukter.

Det behovs ett skifte fran ett regulatoriskt system som primart framjar kommer-
siella och marknadsgodkdnda lakemedelsprodukter, till regelverk som sékerstal-
ler tillgangen pa alla typer av sdkra, effektiva och kostnadseffektiva behandlings-
alternativ i klinisk vardag.

Det behovs ett 6kat deltagande fran hdlso- och sjukvarden for att paverka poli-
cyutvecklingen inom lakemedelsomradet pa EU-nivd och integrera implemente-
rings- och betalarperspektivet i det regulatoriska systemet for lakemedel.

Vitbok - Tillsammans for tillgangliggorande av avancerade terapier och nya innovativa likemedelsbehandlingar for patienter med séllsynta och svara sjukdomar i Sverige
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Det behovs statliga finansieringsmekanismer for att stimulera tidig implementering
Finansiering och evidensgenerering vad géller nya terapier for patienter med ouppfyllda medi-
cinska behov — for delat kostnadsansvar mellan stat och regjon.

Det behovs ett tydliggérande av statens centrala roll och ansvar — dven bortom
finansiering — i de mer systemgenomgripande forandringarna som kravs i det para-
digmskifte som sker inom lakemedelsomradet.

Det behovs rimliga priser fran foretagen och en flexibilitet att tillimpa ldgre initial
nettoprissattning vid tidig implementering, samt villkor om evidensgenerering nar
nya terapier introduceras med begrdnsad evidens och erfarenheter. Méjligheter till
adaptiv prissattning och prisjusteringar baserad pa nya evidens bor inkluderas.

Initial prissattning

Det behovs halsoekonomiska varderingar som kan absorbera en del av osakerhe-
Analsys &hyiilretlering terna med kostnadseffektiviteten for nya terapier samt flexibilitet att tillimpa villkor
amhallets . . . e . el . . .. .
betalningsvilja om evidensgenerering vid tidig implementering. Méjlighet till adaptiv vdrdering och

regelbunden bedémning av nytta/kostnads-balans bor inkluderas.

Det behdvs en diskussion och samsyn pa politisk niva kring troskelvarden for betal-
ningsvilja for olika typer av behov samt olika nivaer av osékerhet.

. Det behdvs ett skifte fran antagen betalningsvilja till faktisk betalningsférmaga

rorhandiing hos den/de akt har kostnad Detta behover ske utifran langsikti
A os den/de aktorer som har kostnadsansvar. Detta behéver ske utifran langsiktig
Betalningsformaga hallbarhet.

Det behdvs betalningsmodeller som kan absorbera en del av osdkerheterna med
budgetpaverkan och kostnadseffektivitet och en flexibilitet att tillimpa villkor om
evidensgenerering vid tidig implementering. Méjlighet till adaptiv ersdttning base-
rad pa nya evidens bor finnas.

Det behovs avtal som kan hantera osdkerheter pa kort och lang sikt, och en flexibi-
litet att tillimpa villkor om evidensgenerering vid avtal for nya terapier med begran-
sad evidens.

Det behdvs lagre administrativ belastning och en hdgre grad av automation i avtals-
hantering och uppfoljning for lakemedelsavtalen.

Det behovs regionala ataganden for tidig implementering och tillgangliggérande av

[ IENCL; nya terapier for patientgrupper med ouppfyllda medicinska behov som prioriteras.

implementering &
tillgangliggérande Det behovs atagande fran hélso- och sjukvarden, vid tidig implementering av nya
terapier, att bidra till evidensgenerering, kunskapsbyggande och uppféljning av de

patienter som behandlas samt vilka konsekvenser det far for hdlso- och sjukvarden.

Det behovs tillgdngliga, relevanta och tillforlitliga hdlso-, vard- och kostnadsdata av
god kvalitet for att framja forskning, utveckling och innovation samt verksamhetsut-

Uppféljning ) - A
veckling av hélso- och sjukvarden.

Det behdovs tydligare juridiska forutsattningar att samlain, lagra, hantera, anvanda
och dela data mellan stat, region, kommun, akademi, foretag och patienter pa ett
informations- och integritetssdkert satt.

Det behovs fortsatta vertikala prioriteringar och ett ékat horisontellt prioriterings-
arbete i regionerna, samtidigt som prioriteringar behover utga fran behov, mal och
Prioritering nytta som kan bidra till en ldngsiktigt hllbar hdlso- och sjukvard.

Det behovs ett gemensamt nationellt horisontellt prioriteringsarbete for vilka
behov, mal, och nyttor som - i ljuset av begransade resurser - ska ges féretrade i den
offentligt finansierade halso- och sjukvarden i Sverige.

Det behdvs samhandling och partnerskap ndr komplexa utmaningar ska lésas, detta
géller savdl inom som mellan aktorer och nyckelintressenter. Systemgenomgripande
forandring kraver ett nationellt ledarskap.

Systemet
som helhet

Det behovs ett skifte fran suboptimering i delarna till ett storre fokus
pa systemet som helhet och vad det ar till for.
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Region Vasterbottens forslag for
tillgangliggdrande av avancerade terapier
och innovativa lakemedelsbehandlingar

Region Visterbottens forslag innehaller fem rekommendationsomraden under en mission for Sverige:

Okat tillgéngliggdrande av avancerade terapier och innovativa likemedels-
behandlingar for patienter med séllsynta och svara sjukdomar, pa ett satt
som bidrar till evidensgenerering och som ar langsiktigt hallbart for halso-
och sjukvarden.

Missionsforklaringen manar till ett skifte fran den dven tagit fram ett forslag till koncept for Sverige
nuvarande suboptimeringen i den svenska forvalt- som REAL WORLD LAB fér tidig implementering av

ningen, till ett storre fokus pa systemet som helhet.  nyaterapier i klinisk vardag, som kan sdtta Sverige
pa kartan som "early adopter" for nya terapier och

ltilligg till de fem rekommendationsomradena har samtidigt bidra till evidensgenerering inom ett fram-
Vasterbotten — inom ramen for samma mission — vdxande omrade inom life science.

Huvuddragen i rekommendationerna presenteras pa foljande sidor\

Vitbok - Tillsammans for tillgangliggorande av avancerade terapier och nya innovativa likemedelsbehandlingar for patienter med séllsynta och svara sjukdomar i Sverige 12



Rekommendationsomrade 1:

Ett regulatoriskt system som sakerstaller
tillgdngen pa — saval dldre och etablerade
som nya — effektiva, sakra och kostnadsef-
fektiva behandlingsalternativ.

Rekommendationsomrade 1 ber6r det regulatoriska
systemet och innehdller ett fokusskifte fran primart
marknadsgodkanda kommersiella lakemedelsproduk-
ter till en 6kad mangfald bland effektiva, sékra och
kostnadseffektiva behandlingsalternativ fér hélso- och
sjukvdrden. Det inkluderar aven tillgdngen pa dldre
beprovade ldkemedelsbehandlingar som inte innehar
forsdljningstillstand och terapier som inte ar utvecklade
i kommersiellt syfte, jimte regleringen av nya terapier.
Ratt behandling bor finnas tillganglig, till rétt patient, i
ratt tid, till rétt pris, utifran behov. Det dr det regulato-
riska systemet som satter ramarna for dessa forutsatt-
ningar.

Specifika forslag som presenteras i vitboken dr:

Forslag pa kort tid:
Att verka for 6kad samsyn och en mer pragmatisk
tolkning av centrala regulatoriska begrepp — sasom
"ouppfyllda medicinska behov", "sarskilda skal",
"icke-rutinmassig" — som kan hjalpa hélso- och sjuk-
varden med langsiktigt hallbar lakemedelsanvéand-
ning.
Att vidga praxis i Likemedelsverkets tolkningar om
grunderna for beslut om licensldkemedel, for att
dven innefatta mojligheten att aberopa ekonomiska
skal for licensgodkannanden, och samtidigt motverka
inlasning i regulatoriskt marknadsgodkénda kom-
mersiella produkter ndr andra behandlingsalternativ
finns tillgangligaoch bedoms vara relevanta av den
medicinska professionen.
Att underlatta for tillgangliggdrande av avance-
rade terapier under det sa kallade sjukhusundan-
taget, och ddarmed ocksa vidga Lakemedelsverkets
ansvar och roll att framja innovationskraft och bepro-
vade metoder fran klinisk praxis inifran halso- och
sjukvarden.
Att se over flexibiliteten i de regulatoriska proces-
serna for off label-anvandning pa ett satt som
understodjer effektiv, saker och kostnadseffektiv
lakemedelsanvandning utanfor indikation, baserad pa
den medicinska professionens bedomning och bepro-
vad erfarenhet fran klinisk vardag.

Forslag pa kort och/eller medellang sikt

Att starka implementerings- och betalarperspektiv
samt Okat deltagande fran hdlso- och sjukvarden i det
regulatoriska systemet pa saval europeisk som na-
tionell nivd. Detta som ett stt att sakerstalla ett battre
helhetsperspektiv i stimulansatgérder, incitament och
regulatoriska processer avsedda for att framja tillgang-
liggdrande av nya terapier.

Rekommendationsomrade 2:

Ett adaptivt pris- och ersattningssystem for
lakemedel som sanker trosklarna for imple-
mentering av nya terapier i klinisk vardag och
tillgangliggorande till patienter med sallsynta
och svara sjukdomar.

Rekommendationsomrade 2 innefattar ett fokusskifte

fran antagen betalningsvilja till faktisk betalningsformaga
och pris-, varderings- och betalnings- och avtalsmodeller
som justerar for osdkerhet som kommer med begrénsade
evidens och avsaknad av erfarenheter fran ldkemedelsan-
vandning i klinisk vardag. Det inkluderar ett mer iterativt
perspektiv pa pris- och ersattning och ar utformat i syfte
att underlatta tidig implementering och stimulera evidens-
generering genom ekonomiska incitamentsstrukturer. Nya
terapier behover kunna anvandas pa ett satt som sakerstal-
ler langsiktig hallbarhet vad géller totalkostnader, budget-
paverkan och kostnadseffektivt nyttjande av de offentliga
resurserna. Prisséttning, vardering och ersattning dr en
nyckel for detta. For dennatyp av nya terapier behover sys-
temet aven kunna hantera osékerheter och fordela risker.

Specifika forslag som presenteras i vitboken ar:

Forslag pa kort sikt
Att introducera ett adaptivt pris- och ersattningssys-
tem som kan hantera osdkerheten med tidiga godkan-
nanden och samtidigt premiera evidensgenerering fran
klinisk vardag.
Inbegripet i detta dr att foretagen accepterar en mer
adaptiv prissattning dar tidiga godkédnnanden och
begriansad evidens ocksa medfor lagre initial netto-
prissattning.
Pa samma satt behover hdlsoekonomiska varderingar
och kostnadseffektivitetsbeddmningar absorbera
osakerheter och justera vardering framforallt i de
fall ddr underlaget bygger pa begransade data fran
kortsiktiga kliniska studier.
Detta gar hand-i-hand med en mer adaptiv
ersittning i betalningsmodeller som kan hantera
osakerheter i termer av bland annat pris, utbetal-
ningsar, riskdelning baserad pa faktisk effekt. Moj-
lighet till omvardering i dessa delar behéver kunna
accepteras utifran ny evidens.
Gemensamma ataganden for evidensgenerering,
kunskapsbyggande och uppféljning av de patienter
som behandlas med nya terapier bor integreras i ett
adaptiv pris- och ersdttningssystem for att minimera
osakerheter over tid.

Forslag pa kort och/eller medellang sikt
Att introducera forslagen om adaptiv prissattning och
erséttning i sin helhet i en iterativ process for ordnat
inforande — en instegsmodell — och tidig imple-
mentering av nya terapier. Detta i likhet med det
regulatoriska systemets behovsanpassade utveck-
lingsvédgar ("adaptive pathways"). En iterativ process
kan framja evidensgenerering fran klinisk vardag och
sakerstdlla att implementering utgar fran en faktisk
positiv nytta/kostnads-balans éver tid.
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Rekommendationsomrade 3:

En statlig finansieringsmekanism for nya
terapier for patienter med séllsynta och
svara sjukdomar som stimulerar tidig
implementering och evidensgenerering
fran lakemedelsanvandning i klinisk vardag,

Rekommendationsomrade 3 innebar ett fokusskifte fran
forskning, utveckling och innovation som genererar
produkter och tjdnster till nyttiggérande av forskning,
utveckling och innovation i klinisk vardag och som
kommer patienter tillgodo i praktiken. Det adresserar
statens ansvar och roll som mojliggorare for tillganglig-
gorande av nya terapier. Rekommendationsomradet
inkluderar dels férslag om utokat (del)kostnadsansvar
inom ldkemedelsomradet, dels férslag som handlar om
statens ansvar och behovet av nationellt ledarskapet for
mer systemgenomgripande forandringar.

Specifika forslag som presenteras i vitboken dr:

Forslag pa kort sikt
- Att atgdrda identifierade gap i systemet for finansie-
ring av nya terapier och ett delat kostnadsansvar
mellan stat och regjoner, for att forekomma potentiellt
negativa konsekvenser pa mojligheten att imple-
mentera och tillgangliggdra det vaxande antalet nya
terapier som forvéantas godkannas de kommande
aren. Detta inkluderar utmaningarna med:
Snedvriden kostnadsbelastning fér endemiska
sjukdomar, nér patienterna ar geografiskt koncen-
trerade till en eller ett fatal enskilda regioner med
ensamt kostnadsansvar.
Forlorad prioriteringsmajlighet och kostnads-
kontroll for regionerna vid finansiering av recept-
belagda (sdr)ldkemedel for ouppfylida medicinska
behov som ej beviljas statlig subvention, men som
introduceras enligt fri prisséttning via apoteken
och forskrivs inom ramen for utomldnsvard.
Missmatchen mellan samhallets betalningsvilja
och regionernas betalningsformaga for avan-
cerade terapier som administreras pa sjukhus och
dér regionerna idag star som ensamma betalare.

Forslag pa kort och/eller medellang sikt

- Att etablera en statlig finansieringsmekanism

for tidig implementering och evidensgenerering,
for tillgdngliggdrande av avancerade terapier och
innovativa lakemedelsbehandlingar for patienter med
sdllsynta och svara sjukdomar. | denna typ av meka-
nism bér inkluderas ett delat kostnadsansvar mellan
stat och regioner samt foretag, genom lagre initiala
nettopriser.

Att starka statens ansvar och roll i systemgenom-
gripande forandringar som kravs for att likemedels-
systemet ska vara dndamalsenligt for nya terapier.
Detta beror savdl regering som statliga myndigheter.

Rekommendationsomrade 4:

Ett nationellt grepp om forutsattningarna
for att samla in, lagra, hantera, anvanda
och dela tillforlitlig och relevant hélso-,
vard- och kostnadsdata fran lakemedels-
anvdandningen i Sverige.

Rekommendationsomrade 4 handlar om ett fokusskifte
fran datainsamling for datainsamlingens skull till data
som kan anvandas for forskning, utveckling, innovation
och verksamhetsutveckling som gor halso- och sjuk-
varden béttre. Det handlar dels om att forbéttra kvalitet
ochtillgang pa relevanta och tillforlitliga data, dels om
nationell samstdmmighet om nar, var, hur olika typer av
data kan anvandas och av vem — pa ett juridiskt hallbart
satt.

Specifika forslag som presenteras i vitboken dr:

Forslag pa kort sikt

+ Att med omedelbar verkan ta fram en nationell
juridisk vagledning for dataanviandning i syfte att
sdkerstalla en andamalsenlig lakemedelsuppfol;-
ning. Detta innebar ocksa att konkreta fragestalining-
ar kring uppfdljning behéver definieras som underlag
for denna vagledning.

Forslag pa kort och/eller medellang sikt

* Att se dver kvalitet och tillgang pa relevanta och
tillforlitliga data som pa ett andamalsenligt vis kan bi-
dratill uppfolining samt mer langtgaende evidens och
6kad kunskap fran lakemedelsanvandning i klinisk
vardag.

« Att anpassa och tillskapa juridiska férutsattningar
for att stat, regioner, kommuner, akademi, foretag och
patienter ska kunna samlain, lagra, hantera, anvanda
och dela data 6ver organisatoriska granser.
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Rekommendationsomrade 5:

Ett gemensamt prioriteringsarbete
mellan stat och region, for horisontella
prioriteringar i halso- och sjukvarden —
inklusive betydelsen av tidig implemen-
tering av nya terapier for patienter med
sallsynta och svdra sjukdomar.

Rekommendationsomrade 5 inbegriper ett fokusskifte
fran vertikala prioriteringar har och nu till horisontella
prioriteringar utifran behov, mal och nytta som bidrar
till en langsiktigt hallbar hdlso- och sjukvard, idag ochi
framtiden. Det lyfter betydelsen av tydlighet och trans-
parens kring vad som ska ges foretrade i den offentligt
finansierade varden, nar resurser dr begransade och
risken for undantrangning en verklighet.

Forslag pa kort sikt

« Att systematisera det regionala prioriteringsar-
betet utifran behov, mal och nytta. Detta behover
dels ske inom ldkemedelsomradet men behoéver dven
genomsyra hur resurser nyttjas i évrigt nar andra
kostnader och investeringar prioriteras for till exempel
andra vardatgdrder och insatser i halso- och sjuk-
varden, fastigheter, medicinteknisk utrustning och
digitalisering.

Forslag pa kort och/eller medellang sikt

« Attinitiera ett gemensamt nationellt prioriterings-
arbete som innefattar staten, regioner och kommu-
ner. Detta utgar fran horisontella prioriteringar och
inkluderar dven samsyn i hur offentliga resurser ska
anvandas for att tillgodose behov hos befolkningen
samt tydliga roller och ansvarsférdelning dver huvud-
mannagranser.

De presenterade rekommendationerna dr viktiga ur ett
patientperspektiv da det skapar maéjligheter till tidigare
tillgang pa nya terapier, och ett liv i god hdlsa, ndr andra
tillfredsstéllande behandlingsalternativ i vérsta fall helt
saknas.

Foreslaget koncept for REAL WORLD LAB

For att Sverige ska lyckas med missionen foreslar
Vasterbotten dven ett koncept for

Sverige som REAL WORLD LAB for tidig
implementering av nya terapier i klinisk
vardag.

Utgangspunkten i REAL WORLD LAB &r att staten,
regionerna, foretagen samt akademi och patienter
tillsammans kan sanka trosklarna och réja hinder for
tillgdngliggdrande i klinisk vardag och samtidigt bidra
till kunskap, kompetens och evidensgenerering som
mojliggdr en skalbar implementering av nya effektiva,
sakra och kostnadseffektiva behandlingsalternativ. Som
en tidig anvdndare ("early adopter") av nya terapier

for sdllsynta och svara sjukdomar kan Sverige vara i
frontlinjen och paverka det paradigmskifte som sker
inom lakemedelsomradet. Region Vasterbotten menar
att Sverige har unika forutsattningar att genomfora en
gemensam nationell satsning for Sverige som ett REAL
WORLD LAB och skifta fran majlighet till verklighet pa
lakemedelsomradet. Sveriges styrkor inom innovation
och samverkan skapar forutsattningar for att positionera
Sverige som ledande life science-nation internationellt.
Detta skulle ocksa attrahera investeringar i forskning
och utveckling, stimulera tillvaxt och konkurrenskraft
och bidraftill en langsiktigt hallbar valfard.

| ett REAL WORLD LAB anvands och utvarderas nya
behandlingsalternativ for prioriterade behovsomraden
och patientgrupper med ouppfyllda medicinska behov
— direkt i klinisk vardag, i svensk halso- och sjukvard.
Inforandet av dessa terapier sker enligt ordinarie proces-
ser for nationellt ordnat inforande, med viss flexibilitet,
men genom en stegvis implementering och iterativa
processer for inforandet av nya terapier. Ett adaptivt
forfarande for prissattning, véardering, ersattning inrym-
mer dven villkor om evidensgenerering som ett satt att
reducera osdkerheter dver tid och samtidigt sikra att
relationen mellan nytta och kostnader forblir positiv —
likt principernai de behovsanpassade utvecklingsvéagar
("adaptive pathways") som finns inom det regulatoriska
systemet. Adaptiv pris-, vdrdering och ersdttning anpas-
sar betalningsvilja utifran nivan pa osdkerhet. Hansyn
behover tas till faktisk betalningsférmaga hos betalaren.
Ansatsen kraver ett storre helhetsgrepp och ett antal
nya arbetssatt, metoder och processer inom ramen for
systemet — fran alla inblandade aktorer och nyckelintres-
senter som direkt eller indirekt paverkar eller paverkas
av systemet for lakemedel.

Region Vasterbotten foreslar ddrfér, som en del av
konceptet REAL WORLD LAB, att inférandet sker med
hjdlp av en instegsmodell som innefattar delad risk och
delat ansvar mellan staten, regioner och foretag.
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Utkast instegsmodell for tillgingliggérande
Sverige som "REAL WORLD LAB" for tidig implementering och tillgingliggorande av avancerade
terapier och i iva ladk delsbehandlingar for sillsynta och svira sjukdomar

Ve > :
[—) Ny prissattning Ny Vérdering Ny forhandling j
Tillimpad forskning Regulatoriskt Fortsatt
Grundforskning & utveckling gk“ d Nytt avtal implementering och Uppfoéljning
Kliniska studier godkannande _] tillgangliggorande
Analys & virdering Forhandling
Initial prissittning Sambhillets Betaljningsvilja &
betalningsvilja Betalningsférmaga _]
Inférande,
Avtal implementering & Uppfoljning —

tillgangliggorande

Konceptet for REAL WORLD LAB kan integrera den féreslagna instegsmodell och adaptiv pris-, vardering- och ersittning av nya terapier som presenteras under rekommendationsomrade 2.

Instegsmodellen bygger pa fem utgangspunkter:  Konceptet REAL WORLD LAB utgar fran missionen om

- Begrinsad evidens och tidiga godkannanden ger okat tillgangliggdrande av avancerade terapier och
hégre osakerhet och lagre virdering. Féretagens innovativa lakemedelsbehandlingar for patienter
delfinansiering sker genom ligre initiala netto- med séllsynta och svara sjukdomar, pa ett satt som
priser och acceptans for ligre ersattningsnivéer i bidrar till evidensgenerering och som ér langsiktigt

hallbart for hilso- och sjukvarden. En gemensam mis-

implementeringens forsta steg. ' )
sion med gemensamma mél inom ldkemedelsomradet

« Forskning, utveckling och innovation sker i form av gynnar saval stat, regioner och foretag. Inte minst ska-
praktisk tillimpning. Statlig delfinansiering ska pas stora varden for patienterna. En gemensam mission
stimulera nyttiggérande och underldttaimplemen- " ocksé avgorande for svensk life science.

tering och evidensgenerering i klinisk vardag. Statlig

delfinansiering baseras pa villkoret att dven foretagen  Konceptet REAL WORLD LAB i sin helhet, inklusive
antar ett delat ansvar. dess delkomponenter, &r illustrerat pa ndsta sida.

Nya behandlingsmojligheter testas och utvérderas i
halso- och sjukvarden som en sorts "proof of con-
cept". Regional delfinansiering sker genom delat
kostnadsansvar och ett dtagande att introducera
behandling enligt prioriteringar om behov, mal och
nytta. Detta sker i linje med klinisk praxis for beslut
om behandling. Regional delfinansiering baseras pa
villkoret att aven staten och foretagen antar ett delat
ansvar.

- Gemensamt atagande att bidra till evidensgene-
rering och kunskap om implementering i klinisk
vardag. Uppfoljning sker med ett bredare fokus pa
kvalitet, effekt och sdkerhet samt kostnadseffektivitet
i klinisk vardag. Detta bidrar till framtida prioriteringar
inom ldkemedelsomradet.

- Framtidens etablerade behandlingsalternativ ska-
pas utifran faktiskt varde och vad som ar langsiktigt
hallbart for halso- och sjukvarden. Detta utgdr fran
genererad kunskap och beprévad erfarenhet 6ver
tid, vad géller effektiva, sikra och kostnadseffektiva
behandlingsalternativ.
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Avslutning

Denna vitbok har presenterat de mojligheter och utmaningar som idag identifierats for tillgangliggérande
av nya avancerade terapier och innovativa ldkemedelsbehandlingar inom svensk hélso- och sjukvard.
Intentionen har varit att ta ett s& brett helhetsgrepp som mojligt — utifran hur systemet ser ut idag — men
samtidigt framfora ett implementerings- och betalarperspektiv fran svensk halso- och sjukvard.

Att skapa utrymme for tillgangliggérande av de nya terapierna i alla delar av systemet, utifran patienters
behov och pa ett satt som ar langsiktigt hallbart for saval hilso- och sjukvéarden som for likemedelsforetag
och samhalle ma lata bade omajligt och utopiskt. Men dagens komplexa samhalsutmaningar krdver inget
mindre. Att 16sa komplexa utmaningar kan darfor inte forenklas.

For att Sverige ska lyckas skifta mojligheterna inom lakemedelsomradet till verklighet behéver alla bidra
och se hur varje enskild del i systemet, som i sin tur utgdr helheten, har en viktig roll och ett ansvar att
bidra till malet: Att patienter som lever med sallsynta och svara sjukdomar i Sverige far tillgang till effektiva,
sdkra och kostnadseffektiva behandlingar. Det star i sin tur i linje med det 6vergripande malet med den
offentligt finansierade halso- och sjukvarden som handlar om att alla invanare och patienter, idag och i
framtiden, ska hatillgang till basta mojliga forutsattningar till ett liv i god halsa.

Det perspektiv som presenterats i denna vitbok behéver sannolikt kompletteras med andra perspektiv och
malkonflikter behover synliggoras. Fragestallningar som berdr medicin, ekonomi, politik, etik och dven ett
visst matt av filosofiska resonemang behdver kunnata plats sida vid sida.

Den har vitboken ar darfor bara borjan pa en resa som Sverige behéver gora. Det kommer krava ett tydligt
nationellt ledarskap och mod fran alla inblandade. Regjon Vasterbotten avser darfor fortsatta verka for att
systemet forbattras, till allas vinning, och framst for patienternas. Manga goda initiativ finns och mycket
star pa spel. Det finns goda forutsattningar att kanalisera kraften i innovation och partnerskap pa ett satt
som framjar Sverige som life science-nation och positionerar Sverige som ett land dar ord blir till handling.

Tillsammans.

m region
vasterbotten




