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Dagens forskning —
morgondagens behandling

Rapport om blodcancer

Denna rapport ar en del av projektet "Dagens forskning — morgondagens
behandling” som genomférs av Blodcancerférbundet i samarbete med AbbVie,
Amgen, Bristol Myers Squibb, GSK, Janssen, Pfizer, Roche och Sanofi.




Sammanfattning

Fyra forbattringsomraden for en béattre blodcancervard

Varje ar insjuknar 4-5 000 manniskor i Sverige i blodcancer. De senaste aren har
Overlevnaden Okat, mycket tack vare introduktionen av nya lakemedel och behandlingar.
Fortfarande ar dock dédligheten omotiverat hdg. Anledningen &r bland annat att nya
lakemedel och behandlingar inte alltid nar svart sjuka patienter i Sverige - trots att de
godkants och anvands i andra delar av Europa och varlden.

Blodcancerforbundet ar en ideell rikstdckande patientorganisation. Vart mal ar att 6ka
kunskapen och forstaelsen for hur det ar att leva med blodcancer eller annan malign
blodsjukdom. Vi jobbar for att alla som drabbats ska erbjudas en god, effektiv och

rattvis vard, oavsett var man bor i landet och vi gor det gdrna med samarbetspartners som
delar vara mal. Vi har inte svar pa alla fragor, men som patientorganisation arbetar vi nara
blodcancerpatienter och vet vad som ar viktigt for vara medlemmar. Vi har genomtankta
forslag pa hur svensk blodcancervard kan bli battre. Det galler framfor allt fyra
forbattringsomraden:

1. Snabbare introduktion och anvdndning av nya innovativa ldékemedel och
behandlingsmetoder
Det finns exempel pa vardefulla Iakemedel som — trots att de godkants av den europeiska
lakemedelsmyndigheten — inforts i Sverige forst efter flera ar. En av anledningarna &ar att den
svenska modellen for finansiering, subvention och prissattning &r kompex och
svaroverskadlig.

2. Jamlikare vard 6ver hela landet
Den svenska varden ar ojamlik och oréattvis. Aven fér lakemedel som gétt igenom de
nationella processerna for introduktion av nya behandlingar ar det regionerna som tar det
slutgiltiga beslutet om anvandning. Pa sa vis riskerar cancervarden att bli ett lotteri, dar
bostadsort kan avgéra om en potentiellt effektiv behandling pabdrjas eller inte.

3. Fler patienter i kliniska studier i Sverige
Antalet kliniska studier, dar nya lakemedel testas for godkdnnande och anvandning, har
minskat drastiskt i Sverige de senaste tio aren. Dessutom haltar ibland inklusionen av
patienter till studier som pagar. Det ar orovackande och rimmar illa med regeringens strategi
om att Sverige ska vara en ledande life science-nation, med en sjukvard som ligger i
framkant och kan erbjuda patienter den senaste och basta varden. | en medlems-
undersokning fran Blodcancerférbundet svarade 83% av patienterna att de ville delta i en
klinisk prévning, men enbart 21% deltog. Detta tyder pa att det finns ett forbattringsbehov att
matcha tillgangen till kliniska prévningar med patienternas efterfragan.

4. Okat patientinflytande p& systemnivé
Svensk sjukvard saknar idag ett reellt patientinflytande, med tydlig méjlighet att bidra med
kunskap. Det galler framfor allt pa systemniva, till exempel vid utvardering och introduktion
av nya lakemedel och behandlingar. Det ar beklagligt. Vi ar évertygande om att en sjukvard i
nara samarbete med de drabbade och dess foretradare - som patientforetradare med
specialistkunskap fran diagnos och dvergripande systemkunskap - resulterar i battre och mer
verkningsfulla behandlingsmetoder. Men idag finns inga fungerande modeller for ett 6kat
patientinflytande vid inférandeprocessen av nya lakemedel. Har ligger Sverige efter flera
andra lander sasom Storbritannien, Skottland, Spanien, Kanada med flera.



Ska Sverige na malet om att bli en ledande life science-nation kravs resurser, handlingsvilja
och battre samordning mellan sjukvardens aktérer. Har har patientorganisationerna en
mycket viktig roll. Denna rapport ger en orientering om laget nar det galler behandling av
blodcancer i Sverige. Den visar pa vad som behdver géras for att hjélpa fler drabbade till en
battre framtid samt vilken roll politiken kan spela. Valkommen till en livsviktig rapport
framtagen av Blodcancerforbundet i samarbete med éatta forskande lakemedelsforetag.

Behandling av blodcancer sker framfor allt genom lakemedel

Behandling av blodcancer sker framfor allt genom lakemedel. Kirurgi och stralning, som ar
viktiga behandlingsverktyg vid solida tumdrer, har en mycket mindre roll vid behandling av
blodcancer. For vissa blodcancersjukdomar har nya behandlingsméjligheter forbattrat
Overlevnaden avsevart. For andra ar prognosen fortfarande mycket dyster. Lyckligtvis gors
stora framsteg i forskningen inom blodcanceromradet till nytta for patienterna - forutsatt att
de framforskade behandlingarna ocksa nar patienterna.

Stora medicinska genombrott

De senaste aren har flera framsteg gjorts inom hela blodcanceromradet. Cellgifter,
kemoterapi, spelar fortfarande en viktig roll, men ett standigt fléde av nya kemofria
behandlingar sasom malriktade lakemedel och immunterapier gor att allt fler
blodcancerpatienter idag kan leva langa och relativt normala liv om de far ratt behandling i
ratt tid.

En anledning till att blodcancerforskningen ofta ligger i framkant inom hela cancerforskningen
ar att nagra av blodcancerformerna, som lymfom och leukemier, ofta har farre mutationer
jdmfoért med manga solida tumérer. Det férenklar forskning och utveckling. En annan ar att
det ar enklare att ta ett blodprov an ett vdvnadsprov genom biopsi, som man behover géra
vid solida tumorer. Detta marks ocksa inom de delar av forskningen som hamnar under
benamningen precisionsmedicin.

De stora framstegen och de manga nya behandlingarna vacker hopp om framtiden for
personer som drabbas av nagon form av blodcancer. Samtidigt finns det utmaningar.
Behandling av blodcancer bygger till den helt dominerande delen pa lakemedel och i 6kad
utstrackning pa nya lakemedel som ersatter, eller kompletterar, de traditionella
cellgiftsbehandlingarna. Det gor att patienterna blir valdigt beroende av tillgang till nya
lakemedel. | dag finns det allvarliga brister inom omradet. Det galler bade hur introduktionen
av nya lakemedel fungerar i Sverige samt mojligheten att delta i kliniska studier.



Budskap till politiken

Eftersom Iakemedelsbehandling ar den dominerande behandlingsformen for
blodcancerpatienter, ar snabb tillgang till nya lakemedel mycket viktigt. Politikerna
behover tillsammans, nationellt, regionalt och dver blockgranserna, tydliggora sin
ambitionsniva till ianstemannen och tilldela resurser fér maluppfyllelse.

Regering och riksdag bor sékerstalla en mer central styrning av cancervarden genom
att stélla tydligare krav pa myndigheter i form av regleringsbrev eller andra
styrdokument, men ocksa genom ett direkt inflytande och kostnadsférdelning av
resurser. Uppféljning och utvardering av nya lakemedel bor skotas nationellt for att ge
kunskap om vilka patientgrupper som har mest nytta av olika behandlingar sa
resurserna anvands val.

Patienterna vill medverka i kliniska studier for att utveckla nya behandlingar men da
behover de ocksa erbjudas mojlighet att delta i dem. Idag ar patientinformationen om
pagaende kliniska prévningar mycket bristfallig och godtycklig. Politikerna maste
darfor tillsammans — nationellt och regionalt — skapa ratt férutsattningar for
lakemedelsforetagen att bedriva kliniska studier i Sverige, men det ar lika viktigt att
avsatta resurser inom sjukvarden som mojliggér kliniska studier. Genom kliniska
studier och forskning 6kar kunskapen hos varden om nya behandlingar, vilket
forbattrar forutsattningarna for snabb tillgang, regionalt och lokalt, nar beslut och
rekommendationer ar fattade nationellt.

Patienternas inflytande i varden maste forbattras. Det galler bade pa individniva och i
de 6vergripande processer som formar svensk sjukvard, det vill saga pa systemniva.
Blodcancerférbundet vill darfor se ett 6kat genomslag for patientlagen samt en starkt
patientmedverkan vid de nationella HTA-processerna (Health Technology
Assessment) for lakemedel.

Vi behover blockoverskridande beslut nar det handlar om att radda liv — Sverige
behover det. Blodcancerférbundet star redo och vill bidra till att hitta vagar fram for
storre medverkan av patienter i kliniska prévningar, snabbare tillgang till nya
behandlingar, mer jamlik vard och en stéarkt patientdelaktighet.

Denna rapport dr en del av projektet "Dagens forskning — morgondagens behandling” som genomférs
av Blodcancerférbundet i samarbete med AbbVie, Amgen, Bristol Myers Squibb, GSK, Janssen,
Pfizer, Roche och Sanofi.
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Lag kunskap om regeringes life science-strategi

Idag lever cirka 30 000 personer i Sverige med blodcancer, sammantaget ett hundratal olika
diagnoser. Tack vare nya lakemedel och behandlingsmetoder har dverlevanden dkat de
senaste aren. Men fortfarande ar dédligheten obefogat hog.

Vi fragade svenska politiker — pa nationell och regional niva - vad de vet och kan om
blodcancer och cancervarden. Responsen var 6vervaldigande. Vi fick in cirka 400 svar pa
var enkat'. Fragorna handlade om allt ifran nya lakemedel och kliniska studier till regeringens
life science-strategi.

Resultaten visade att kAnnedomen och kunskapen om blodcancer varierar ganska mycket
mellan partier och olika politiker. Kanske inte sa forvanande med tanke pa alla de fragor som
vara politiker har att behandla och besluta om. Lite anmarkningsvart ar dock att 83 procent
av de tillfragade, framfor allt pa regional niva, inte kanner till eller har daliga kunskaper om
regeringens life science-strategi. Samtidigt vill manga partier se en 6kad nationell styrning av
cancervarden i Sverige.

Den mest prioriterade fragan anses vara snabb tillgang till nya och effektivare behandlingar,
tatt foljt av kortare vardkder och en 6kad satsning pa forskning inom canceromradet.

Viktigt att behandla val fran boérjan

Behandling av blodcancer sker framfor allt genom lakemedel. Kirurgi och stralning, som ar
viktiga behandlingsverktyg vid solida tumdrer, har en betydligt mindre roll vid behandling av
blodcancer. Malsattningen med behandling av blodcancer ar ofta att i ett férsta skede na
remission, det vill sdga att sjukdomen gar tillbaka och i basta fall forsvinner helt. | vissa fall
kommer sedan sjukdomen tillbaka efter en tid och ar da vanligtvis svarare att ra pa. Det ar
darfor viktigt att behandla val fran bérjan. Malet med den initiala behandlingen bér vara att na
ett s& djupt behandlingssvar som mdjligt. Allra helst ska det inte finnas nagra spar av
cancerceller kvar nar behandlingen féljs upp. Med ett djupt behandlingssvar minskar risken
att sjukdomen kommer tillbaka.

/ Behandlingsalternativ vid cancer \
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Behandling av blodcancer sker framfér allt genom ldkemedel. For vissa former av blodcancer &r det
mycket effektivt att kombinera olika lGkemedel som adresserar olika cancerkloner (olika
cancermutationer) for att uppna ett djupt behandlingssvar, som bér vara mélet med den initiala
behandlingen. Kirurgi och stralning, som &r viktiga behandlingsverktyg vid solida tumérer i tilldgg fill
ldkemedel, har en betydligt mindre roll vid behandling av blodcancer.

1 Blodcancerforbundet, enkatundersokning (2022). (Ej publicerad).



En utmaning vid behandlingen av blodcancer ar att den vanligtvis inte bestar av en homogen
grupp cancerceller utan av olika cancercellstyper, olika kloner som uppstatt fran olika
mutationer. Fér manga blodcancerformer betyder det att en kombination av lakemedel ar den
basta behandlingsstrategin, annars riskerar man att de kloner av cancerceller som inte slogs
ut vid inledande behandling lever vidare och véaxer. For varje behandling kvarstar de
cancerceller som statt emot behandlingarna och cancern blir allt svarare att sla ut da sa
kallade behandlingsresistenta kloner kan ha uppkommit. Behandling med cytostatika, som
tidigare var en vanlig férsta behandling, kan ocksa leda till 6kat antal mutationer med en mer
aggressiv cancer vid ett aterfall.

Klonal utveckling av cancer

stamceller
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Okande mutationer

Cancer uppstar nér en cell bérjar uppféra sig fel. Blodcancer bestar inte av en homogen grupp
cancerceller utan av olika cancercellstyper, olika kloner med olika mutationer, som star emot olika
typer av behandling olika starkt. Dessutom utvecklas nya mutationer 6ver tid. De som star emot de
olika behandlingarna béast éverlever langst och fortsétter véxa.?

Det ar vid den tidiga utvecklingen av cancern som vi har stérst méjlighet for en lyckad
langsiktig behandling®*®°. Med en suboptimal behandling hittar cancern sin vag fram.
Dessutom far patienten for varje behandling allt svagare immunférsvar eller om man sa vill —
kroppens egna soldater mot cancern har blivit svagare. Det innebar att den inneboende
formagan att angripa tumorceller forsamras. Ett daligt allmantillstand forsamrar dessutom
forutsattningarna fér en ny behandling. Darfér ar det av stort varde att tidigt i en patients
behandlingsresa, nar immunférsvaret ar som starkast, behandla med potenta lakemedel, ofta
i kombination, for att sl& ut s& mycket som mgjligt av cancercellerna och minska risken att
resistens pa sikt utvecklas.

Den internationellt erkdnde hematologen Dr Rafat Abonour, Indiana University School of
Medicine, uttryckte for flera ar sedan sin frustration éver att de effektiva behandlingarna
sattes in for sent i sjukdomen: "I dag startar vi krig i kroppen nar vi redan har tagit dod pa
soldaterna”.

2 Lunds universitet. (2021). Cancerforskningen gér sténdigt framat.
https://www.medicin.lu.se/forskning/teman/cancerforskningen-tar-nya-kliv-framat/cancerforskningen-gar-standigt-framat

3 World Health Organization. (Inget &r). Promoting Cancer Early Diagnosis. https://www.who.int/activities/promoting-cancer-
early-diagnosis

4 Breast Cancer Research. (2016). Lymphocyte depletion and repopulation after chemotherapy for primary breast cancer.
https://breast-cancer-research.biomedcentral.com/articles/10.1186/s13058-015-0669

5 Haematologica. (2017). The emerging role of immune checkpoint inhibition in malignant lymphoma.
https://www.haematologica.org/article/view/7941



Stora medicinska genombrott

De senaste aren har flera framsteg gjorts inom hela blodcanceromradet. Cellgifter,
kemoterapi, spelar fortfarande en viktig roll, men ett standigt fléde av nya kemofria
behandlingar sasom malriktade lakemedel och immunterapier gor att allt fler
blodcancerpatienter idag kan leva langa och relativt normala liv om de far ratt behandling i
ratt tid. Tva tydliga exempel under 2000-talet ar kronisk myeloisk leukemi (KML) och multipelt
myelom (MM).

Redan pa 1960-talet upptacktes att KML beror pa genférandringar som leder till bildandet av
ett protein som driver sjukdomen. | borjan av 2000-talet kom ett Iakemedel som hammar
proteinets aktivitet, en tyrosinkinashammare. Det nya Iakemedlet innebar en enorm
framgang for behandlingen av KML. F6r 20 ar sedan var mediandverlevnaden i Sverige ca
5-7 ar for KML patienter. Idag ligger 6verlevnaden mycket nara en aldersmatchad
normalpopulation.® Men utvecklingen inom KML stannade inte dar. P& senare ar har det blivit
mojligt att nd en niva som innebér att man med dagens kansliga matinstrument inte kan se
nagra spar av sjukdomen langre. Man tvekar annu infér att tala om bot, men ett vaxande
antal KML-patienter lever idag i vad som kallas behandlingsfri remission, och har kunnat
avsluta sin lakemedelsbehandling.” Trots det finns det fortfarande en grupp KML-patienter
som behdver ny behandling da de inte svarat pa befintliga tyrosinkinashammare eller
tvingats avsluta behandlingen pa grund av biverkningar.

Ett senare exempel ar behandlingen av myelom. Det var lange en sjukdom med fa
behandlingsalternativ och en mycket kort éverlevnad. | dag finns det manga nya
behandlingar och resultaten forbattras snabbt. Kurvan nedan visar den relativa
tioarsdverlevnaden i Sverige. Aven om den fulla effekten av de nya behandlingarna inte syns
an ar det uppenbart att nagot drastisk hande i mitten av 1990-talet och sedan i mitten pa
2010-talet genom nya lakemedelsbehandlingar.

/ Relativ tioarsoverlevnad i multipelt myelom \

?50

S

5 40

®

= 30

o

o

>

220

w

T 10

RS

=]

=2 0

)

) O Nt © 0O O AN T O© VOO AN O© VO N © 0O AN T ©

[0 N IS I I I 00 00 00 60 60 O) O O O OO ©O O O O O ™« v« v«
(o)l e) i)l e) Bie) B o) B e) o) B o) e oo NoONoONoONeoBoRo oo o oo o)
T T YT YT T O OT O OT I OT I OTE O T T v v v N AN NN AN AN NN

= Myelom

.
&

Kalla: Cancerfonden

% Dreimane, A. (2019). KML — Kronisk myeloisk leukemmi. [PPT] Blodcancerférbundet
kronisk-myeloisk-leukemi-arta-dreimane.pdf (blodcancerforbundet.se)
" Rea D. et al. (2017). What is treatment free remission in chronic myeloid leukemia? Oncotarget. 8;9(4):4279.



Ett betydande genombrott de senaste aren ar behandlingar bestdende av modifierade celler
eller antikroppar, sa kallade CAR-T (Chimeric Antigen Receptor T-cell therapy). Hit hdr ocksa
BiTE (Bi-specific T-cell engager). Dessa har betytt mycket for personer med akut lymfatisk
leukemi och tillsammans erbjuder behandlingarna nytt hopp for svart sjuka patienter med fa
andra behandlingsalternativ.

e CAR-T ar en ny typ av immunterapi som har revolutionerat cancervarden. Férenklat
gar behandlingen ut pa att omprogrammera immunférsvarets T-celler (vita
blodkroppar) sa att de mer effektivt kan identifiera och férgéra tumorceller. | dag
behandlas framst akut leukemi samt en aggressiv form av lymfom, och behandlingen
ges i huvudsak till patienter som utan framgang provat all annan botande behandling.
Metoden kommer med hog sannolikhet bli aktuell fér fler former av blodcancer och i
slutet av 2021 behandlades de forsta svenska myelompatienterna.®

Det har gatt relativt trogt med implementeringen av CAR-T i Sverige. Behandlingarna
godkandes i augusti 2018, den forsta personen behandlades i slutet av 2019 och i
slutet av 2021 hade bara runt 40 personer behandlats (galler kommersiella
produkter).® Samtidigt ar det ett falt med manga kliniska studier och stora
forhoppningar.

e BIiTE aktiverar, liksom CAR-T, immunforsvarets T-celler att angripa cancern.
BiTE-molekyler tycks vara minst lika lovande som CAR-T men med den stora
fordelen att det ar ett fardigt lakemedel som aktiverar patientens egna T-celler inne i
kroppen och darmed finns tillgangligt direkt nar patienten behdver det. BiTE-
molekyler behéver inte tillverkas unikt for varje patient och T-celler behdver inte
manipuleras utanfér kroppen. Det finns stora foérvantningar pa BiTE vid behandling av
blodcancer.™

e Yiterligare en snabbt vaxande grupp av lakemedel, bade inom blodcancer och andra
cancerformer, ar ADC:s (antibody-drug conjugate). Det ar en typ av malstyrda
lakemedel som binder till specifika molekyler pa ytan av cancercellerna. De kan
sedan bekampa cancercellerna via en lang rad olika mekanismer."" Flera ADC:s finns
godkanda i Europa och bara sedan januari 2020 har ytterligare tre godkants for
behandling av lymfom, myelom och en viss typ av bréstcancer.'?

De stora framstegen och de manga nya behandlingarna vacker hopp om framtiden for
personer som drabbas av nagon form av blodcancer. Samtidigt finns det utmaningar.
Behandling av blodcancer bygger till den helt dominerande delen pa lakemedel och i 6kad
utstrackning pa nya lakemedel som ersatter, eller kompletterar, de traditionella
cellgiftsbehandlingarna. Det gor att patienterna blir valdigt beroende av tillgang till nya
lakemedel. | dag finns det flera brister pa det omradet. Det galler bade hur introduktionen av
lakemedel fungerar i Sverige och méjligheten att delta i kliniska studier.

8 Enligt uppgift fran SWECARNET (Stephan Mielke)

% Enligt uppgift fran SWECARNET (Stephan Mielke)

1OZhou, S, Liu, M., Ren, F. et al. The landscape of bispecific T cell engager in cancer treatment. Biomark Res 9, 38 (2021).
https://doi.org/10.1186/s40364-021-00294-9

" Puregmaa Khongorzul, Cai Jia Ling, Farhan Ullah Khan, Awais Ullah Ihsan and Juan Zhang. Antibody-Drug Conjugates: A
Comprehensive Review. Mol Cancer Res January 1, 2020 (18) (1) 3-19; DOI: 10.1158/1541-7786.MCR-19-0582

2 Tong et al., An Insight into FDA Approved Antibody-Drug Conjugates for Cancer Therapy. Molecules 2021. PMID: 34641391



Utmaningen med patienters tillgang till nya lakemedel

Vagen for innovativa lakemedel till de svenska patienterna ar komplex och svardverskadlig.
Den borjar med att europeiska lakemedelsmyndigheten European Medicines Agency (EMA)
utvarderar och godkanner lakemedel utifran effekt och sékerhet. Nasta steg for att na
patienterna i Sverige, fér en dominerande majoritet av dem, ar att fa ett positivt
subventionsbeslut av myndigheten Tandvards- och lakemedelsférmansverket (TLV), eller en
positiv rekommendation av NT-radet, Radet for nya terapier, som ligger under regionerna i
samverkan. Centralt i bada dessa processer ar den halsoekonomiska utvarderingen som
utférs av TLV, och som analyserar om féretagets féreslagna pris ar rimligt i relation till effekt
och i jamforelse med tillganglig standardbehandling.

Om det ar ett lakemedel som patienten tar hemma, vanligtvis tablett, anséker
lakemedelsforetaget om subvention hos TLV. Om TLV beddémer att lakemedlet inte ar
kostnadseffektivt finns mojlighet for foretaget att direkt forhandla med TLV och regionerna i
en sa kallad trepartsféorhandling. De lakemedel som erhaller subvention, det vill sdga anses
vara kostnadseffektiva, finansieras av staten genom lakemedelsférmanen som regionerna
erhaller.

Om det ar ett lakemedel som administreras av varden, till exempel genom infusion, och
lakemedlet férvantas ha en stor paverkan pa varden, t ex en 6kad kostnad, ar vagen
vanligen genom processen "Nationellt ordnat inférande av nya lakemedel” och NT-radet."
Aven denna process startar med en halsoekonomisk utvardering utférd av TLV. Om
lakemedlet inte beddms vara kostnadseffektivt, som ofta ar fallet vid de innovativa
lakemedlen, startar en forhandling mellan NT-radet och féretaget. De ldkemedel som
rekommenderas av NT-radet finansieras av regionerna.

Vid ett positivt beslut av TLV, eller en rekommendation av NT, kvarstar implementeringen av
rekommendationen i 21 regioner med olika rutiner och stéliningstaganden.

Ett problem med den starka medicinska utvecklingen inom hematologi, och inom manga
andra omraden, ar att utvecklingen tar sa stora steg att befintliga utvarderingsmetoder och
system, som utvecklades for ca 20 ar sedan, inte hinner med. Det kommer vara mycket svart
att erhalla samma robusthet i utvarderingarna av avancerade lakemedel som vid
utvarderingarna av lakemedel mot folksjukdomar utprovade i stora studier med tusentals
patienter. Anledningen ar att de nya behandlingarna vanligtvis riktar sig till mindre och mer
specifika patientgrupper.

De mycket lovande resultaten vi ser for de avancerade lakemedlen innebar ofta att de
godkanns tidigare i prévofasen och ibland ocksa utan att jamféras med annan behandling.
Det kan till och med i vissa fall inte vara etiskt forsvarbart att géra en studie med en klassisk
jamforelsearm. Det som darmed borde utgéra fantastiska maojligheter for patienterna blir ett
problem nar lakemedel som godkants av EMA fastnar i var nationella process. | rapporten
"Ordning i leden?” konstaterar Myndigheten for vard- och omsorgsanalys att processen kring
ett nationellt ordnat inférande "ar en viktig infrastruktur men det finns brister i transparens

och férutsdgbarhet, vilket pa sikt kan urholka processens legitimitet”."

13 Janusinfo. (Inget &r). S& arbetar vi.
https://janusinfo.se/nationelltinforandeaviakemedel/saarbetarvi.4.4771ab7716298ed82ba979d4.html
4 Myndigheten fér vard- och omsorgsanalys. (2017). Ordning i leden? (2017:5).
https://www.vardanalys.se/rapporter/ordning-i-leden/
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Institutet for Halso- och Sjukvardsekonomi (IHE) menar att den vardebaserade prissattning
som Sverige historiskt anvant stimulerar innovation, och tydliggor vilka val och prioriteringar
samhallet gér pa lakemedelsomradet.’ Men nar nya avancerade lakemedel nu nar
marknaden, dar till exempel en livslang behandling kan ersattas med en mojlig botande
behandling vid ett tillfalle, utmanas modellen da tjanstemannen har att foérhalla sig till den
arliga budgeten som raknats upp en mindre procentsats varje ar'°.

Sa hur ser det da ut for tillgangen till lakemedel? 2020 inkom 59 ansdkningar till TLV fran
forskande lakemedelsféretag for subvention av nya lakemedel."'® Halften avslogs eller
drogs tillbaka av lakemedelsféretaget. 13 av de 30 NT-processer som genomférdes 2020
resulterade i en negativ NT-rekommendation.

Detta monster aterupprepas i den sa kallade WAIT-analysen fran 2021. Den visade att av de
116 lakemedel som godkéandes av EMA 2017-2019, utifran god effekt och sakerhet, sa
fanns i december 2020 endast 68 tillgangliga for patienterna i Sverige, det vill saga drygt
halften.?°

Nar det galler nya cancerlakemedel visar en jamforelse med Danmark att tillgangligheten i
Sverige slapar efter.?" Skillnaden ar storst for nyligen godkanda lakemedel, vilket indikerar att
skillnaderna i viss man kan bero pa att det tar langre tid att fa tillgang till nya behandlingar i
Sverige.

Tillgang till cancerlakemedel godkanda i
EU 2016-2019, i Sverige och i Danmark
uppdelat per ar for godkannande av EMA

2016 2017 2018 2019

14
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Kélla: EFPIA Patients W.A.I.T. Indicator 2020 Survey

% Persson, U. & Olofsson, S. (2021). Vérdebaserad prisséttning av ldkemedel — Teori, evidens och utmaningar. (2021:8). Institutet for Halso- och
sjukvardsekonomi. https://ihe.se/wp-content/uploads/2021/10/IHE-Rapport-2021_8_.pdf

16 Gralén, K., Norlin, J. & Persson, U. (2022). Budget och finansiering inom hélso- och sjukvarden — exempel frén tre regioner. (2022:1). Institutet for Halso-
och sjukvardsekonomi. https://ihe.se/wp-content/uploads/2022/02/IHE-Rapport

7 Folkhalsodalen. (2021). Det &r en fraga om liv — patienter behéver fa snabbare tillgang till nya innovativa behandlingar.
https://www.youtube.com/watch?v=Fdjt7H7YPa0&t=127s&ab_channel=Folkh%C3%A4lsodalen

'® Tandvards- och lakemedelsférmansverket. (2020). Arsredovisning 2020.
https://www.tlv.se/download/18.16e0aa8a177d2d89df9fa80/1614255314870/arsredovisning_tlv_2020.pdf

'® Janusinfo. (2021). Okat behov av nationell samverkan.
https://janusinfo.se/nationelltinforandeavlakemedel/nyheter/nyheter/okatbehovavnationellsamverkan.5.1bb154101776389aafb3a25d.html

2 Quantify. (2021). Tillgénglighet till nya likemedel med EMA-godkénnande 2017-2019 i Sverige. [PPT].
https://www.lif.se/globalassets/pdf/rapporter-externa/quantify_tillganglighet-till-nya-lakemedel-2017-2019-2021-03-23.pdf

21 1QVIA. (2021). EFPIA Patients W.A.I.T. Indicator 2020 Survey. [PPT]. https://www.efpia.eu/media/602652/efpia-patient-wait-indicator-final-250521.pdf
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Riksrevisionen bekraftar bilden i sin granskning av TLV 2021.% En av slutsatserna de drar &r
att beslutsmodellen som anvands av TLV gor det svart med tillgangligheten for vissa nya
lakemedel. Det galler sarskilt Iakemedel for séllsynta, kroniska sjukdomar, som ofta har ett
upplevt hégt pris och en osaker behandlingseffekt enligt TLV.

Dagens systemet ar inte heller anpassat for kombinationsbehandlingar. Med tanke pa att
man ofta behdéver kombinera lakemedel ur flera Iakemedelsklasser for att na ett djupt
behandlingssvar, for att inte resistenta kloner av tumorceller ska uppkomma, ar detta mycket
olyckligt och utgor ett hinder. Slutsatsen ar att det ar mycket svart att fa igenom en
subvention hos TLV, eller f& en rekommendation av NT-radet, vid kombinationsbehandlingar.

Det finns tyvarr allt for manga exempel pa situationer dar nya behandlingar nar svenska
patienter allt for langsamt, eller inte alls. Sverige bor darfor satta tydliga uppféljningsbara
mal, till exempel "Sverige ska hamna i topp 7 i Europa for patienters tillgang till nya
lakemedel”. Vi menar att det maste vara lika viktigt att implementera och anvanda de
innovationer vi forskar fram som det ar att forska fram dem. En stark forskning och en snabb
anvandning av innovationer ar avgérande for patienterna och bidrar aven till att Sverige blir
ett relevant land for life science-foretag att investera i. Vardet av en samhallsekonomisk
positiv investering gar alltfor 1att forlorad i ett isolerat budgetperspektiv.

2 Riksrevisionen. (2021). Behov av att 6ka kostnadseffektiviteten i Idkemedelsanvéndningen. https://www.riksrevisionen.se/om-
riksrevisionen/kommunikation-och-media/nyhetsarkiv/2021-05-06-behov-av-att-oka-kostnadseffektiviteten-i-
lakemedelsanvandningen.html
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Trots ordnat inforande finns det regionala skillnader

For att de lakemedel som har fatt en rekommendation om anvandning inom nationellt ordnat
inforande ska komma alla patienter till del, kravs att rekommendationen tillampas av samtliga
regioner. Den dvergripande slutsatsen i rapporten Ordning i leden? ar att den nationella
processen for ordnat inférande kan bidra till en mer jamlik lakemedelsanvandning genom
nationella rekommendationer och avtal, men det finns ocksa flera exempel pa att
introduktionen i regionerna har dragit ut pa tiden.? Ur patientens perspektiv ar det
problematiskt att tillgangen till nya lakemedel och behandlingsmetoder kan variera i landet.

Vardanalys har tva tydliga rekommendationer till landets regioner.

e Regionerna behover arbeta mer proaktivt med att lokalt implementera de nationella
rekommendationerna for att utjamna geografiska skillnader i landet och mellan olika
patientgrupper. Aven fér lakemedel som har genomgatt ordnat inférande finns
exempel pa att introduktionen av nya lakemedel har dragit ut pa tiden med
kvarstaende skillnader i lakemedelsanvandningen i landet.

e Regionerna spelar en central roll i uppféljningen av nya lakemedel och behdver darfor
prioritera arbetet med lakemedelsuppfdljning i sina verksamheter for att utveckla
varden.

Det stora genombrottet med nya lakemedel foér multipelt myelom i mitten pa 2010-talet ar ett
exempel bade pa en langsam introduktion och pa tydliga regionala skillnader. NT-radet
publicerade 2020 en uppfdljningsrapport av beslut kring fyra nya myelomlakemedel. Radet

Figur 2 Anvdndning av nya lakemedel vid multipelt myelom i Sverige mdtt i DDD (sdrskilt definierade) 6ver tid (kvartal), justerat for
antal 1000 invanare éver 50 dr, redovisade for enskilda sjukvardsregioner*. Sjukvardsregionerna dr sorterade baserat pa
invanarantal, stigande fran vénster.

12 daratun 2017 Q4
2018 Q1
8 2018 Q2
2018 Q3
4 2018 Q4
2019 Q1
; -‘ |‘h ol _|- I e o
. 2019 Q3
2019 Q4

DDD per 1000 invanare dver 50 &r per kvartal

Norra
Vastra
Stod<holm
RIKET

S

Uppsala-Orebro

* Data fran E-halsomyndigheten. Uppgifter om forsaljning pa rekvisition och antal invanare fran Blekinge och Dalarna ingar inte
analysen fran och med 2016 Q1 respektive 2017 Q3. Halland berdknas som delat mellan Sjukvardsregion Sodra (42 %) och Vastra
(58%).

Kaélla: Nya ldkemedel vid multipelt myelom - Uppféljning av ordnat inférande 2020-02-12

B Linnér, L. (2020). Nya ldkemedel vid multipelt myelom. Regionernas samverkansmodell fér lakemedel.
https://janusinfo.se/download/18.14ebe1f017014ab3c59be5c7/1581511519031/Uppfoljning-Darzalex-200212.pdf
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konstaterar att "Det tog lang tid mellan att Id&kemedlen blev godkénda till att de fick en slutlig
NT-rekommendation.” Skulden lade man pa hdga priser. NT-radet granskade ocksa hur olika
sjukvardsregioner hanterade de nya behandlingarna och det var uppenbart att skillnaderna
var stora. Det var framfor allt Stockholm-Gotland som stack ut genom att betydligt snabbare
ta till sig en av de nya behandlingarna. Det fanns aven en pafallande stor skillnad mellan
Syddstra och Sédra regionerna nar det galler en annan av behandlingarna.

Det ar vart att notera att just Stockholm-Gotland ocksa sticker ut vad avser goda
behandlingsresultat vid myelom. Nar det galler aldre patienter ar det en markant hégre andel
som far ett bra behandlingssvar vid forsta linjens behandling. Jamférelsen nedan tacker de
tre senaste aren i kvalitetsregistret (2017-2019) och beskriver hur stor andel som minst
uppnatt very good partial response (VGPR). Skillnaden ar mer an 20 procentenheter mellan
Stockholm-Gotland och Sydéstra sjukvardsregionen. Det finns anledning att tro att
Stockholm-Gotlands goda behandlingsresultat korrelerar med deras progressiva
behandlingsstrategi med nya myelomlakemedel.

Respons minst VGPR (%) efter

primarbehandling, patienter 66 ar eller aldre
80
70
60
5
4
3
2
]

o O O O o o

Kélla: Myelomregistret 2017-2019
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De storsta regionala skillnaderna uppstar ofta vid inférande av nya metoder och
behandlingar. Samtidigt ar just det ett omrade dar kunskapen om hur det ser ut ofta ar
begrénsad. Kvalitetsregister har ofta fokus pa den forsta behandlingen som sétts in (férsta
linjens behandling) och fangar séllan de nyaste behandlingarna, som vid introduktionen
anvands senare i behandlingsresan. Det register som finns fér nya cancerlakemedel har
dessutom mycket begransad tackning, vilket ar ett stort problem i sig och vi vet for lite om
hur introduktionen fungerar nar det galler nya behandlingar for blodcancer. Det finns ocksa
mycket begransad kunskap om ordningsféljden for olika behandlingar. Det verktyg -
individuell patientéversikt (IPO) - som skulle kunna visa detta anvands i mycket begransad
utstrackning®*. Bristen pa uppgifter gor att ny kunskap inte kommer fram tillrackligt snabbt
och att uppféljningen av de nya behandlingarna i klinisk vardag férsvaras.

Som en forklaring till Stockholms avvikande ménster nar det galler multipelt myelom lyfter
NT-radet att tidigt deltagande i kliniska prévningar kan ha gjort att I1akare dar snabbare fatt
god kdnnedom om en ny behandling.?® Det &r ett bra exempel pa betydelsen av kliniska
prévningar for patienters tillgang till nya behandlingar.

24 Regionala cancercentrum i samverkan. (2022). Individuell patientéversikt (IPO) i cancervarden.
https://cancercentrum.se/samverkan/vara-uppdrag/kunskapsstyrning/patientoversikter

% Linnér, L. (2020). Nya ldkemedel vid multipelt myelom. Regionernas samverkansmodell fér lakemedel.
https://janusinfo.se/download/18.14ebe1f017014ab3c59be5c7/1581511519031/Uppfoljning-Darzalex-200212.pdf
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EIeI{ kliniska studier behovs och fler maste fa chans att
elta

Utvecklingen av nya behandlingar gar oerhért snabbt. Inte minst vaxer kunskapen om
betydelsen av genetiska variationer som har stor betydelse for vilkken behandling som ar bast
for varje patient. Fler kliniska studier dar svenska patienter kan delta ar en nyckel for att
svensk blodcancervard ska kunna hanga med i utvecklingen. Utan méjlighet att delta i
studier kan det ta lang tid innan svenska patienter i praktiken far del av de nya framstegen.

Kliniska studier ar ocksa viktiga for att svenska lakare och skoterskor ska kunna ligga i
framkant med nya behandlingar och fa praktisk kunskap om resultat, hantering av
biverkningar med mera. | en analys fran Vetenskapsradet fran 2017 visade det sig att bara
0,5 procent av alla med cancer deltog i en klinisk studie.? Det ar alldeles for fa och trenden
gar at fel hall. | synnerhet minskar féretagsinitierade lakemedelsprovningar stadigt i
Sverige.?’

Inom blodcanceromradet finns det ocksa exempel pa mal som inte nas. | vardprogrammet for
lymfom fran ar 2021 lyfts malet att minst 10 procent nagon gang ska inkluderas i en klinisk
lakemedelsprévning vid forsta eller senare behandlingar.?® Under den period som finns
redovisad i kvalitetsregistret (2013—2020) ligger alla regioner langt ifrdn malet nar det galler
andel som inkluderats i en klinisk lakemedelsprévning i samband med sin férsta behandling
for lymfom.

Andel som deltar i klinisk provning vid
primarbehandling, malniva 10% (2013-2020)

12

10

o N

Kélla: Lymfomregistret

% Thérn, C. (2017). Statistik fér ldkemedelsprévningar ur ett patientperspektiv. (VR1714). Vetenskapsradet.
https://www.vr.se/download/18.5f55e5e81618e003b7085c85/1555332281635/Statistik-lackemedelsprovningar-ur-
patientperspektiv_VR_2018.pdf

27 Quantify. (2021). Tillgénglighet till nya ldkemedel med EMA-godkénnande 2017-2019 i Sverige. [PPT].
https://lwww.lif.se/globalassets/pdf/irapporter-externa/quantify_tillganglighet-till-nya-lakemedel-2017-2019-2021-03-23.pdf

28 Regionala cancercentrum i samverkan. (2021). T-cellslymfom — Nationellt vardprogram.
https://kunskapsbanken.cancercentrum.se/globalassets/cancerdiagnoser/blod-lymfom-myelom/lymfom/vardprogram/nationellt-
vardprogram-t-cellslymfom.pdf
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| december 2021 fanns det 278 kliniska cancerstudier med pagaende rekrytering av
deltagare. Runt 70 av dessa rérde blodcancer.?® Det behdvs @nnu fler studier men det kravs
ocksa att patienterna far erbjudandet om att delta.

Battre mdjligheter att fa delta i kliniska studier ar att av de omraden som
Blodcancerférbundets medlemmar tycker ar allra viktigast. 2020 genomférde
Blodcancerférbundet en undersokning bland sina medlemmar med hjalp av Novus. 83% av
nastan 1 000 drabbade av blodcancer svarade att de var positiva/mycket positiva till att fa
delta i kliniska prévningar for att utveckla nya behandlingar. Endast 21% av dem hade
deltagit, eller deltog, i en klinisk prévning.*® Nar fragan stalldes till ca 400 politiker i arsskiftet
2021/2022 sa trodde en dvervagande majoritet av politikerna att en langt stérre andel av alla
patienter deltog i en klinisk studie®'. Har finns en stor diskrepans.

Det behdvs battre forutsattningar att bedriva studier i Sverige. Kliniska studier tar tid och
resurser och sjukvarden behdver fa forutsattningar for att i hogre utstrackning kunna delta i
de studier de finner lampliga. Darutdver ska det vara en sjalvklarhet att de som méter
patienterna har ett ansvar for att informera om vilka méjligheter som finns att delta. Det ska
inte kravas att patienten sjalv soker efter studier och driver fragan. Vaga satta
uppféljningsbara mal som "I Sverige ska 30 procent av alla blodcancerpatienter erbjudas att
delta i en klinisk studie”. Ge sjukvarden maojligheter att bedriva mer klinisk forskning.

2 Regionala cancercentrum i samverkan. (Inget datum). Cancerstudier i Sverige. [Dataset].
https://cancercentrum.se/samverkan/vara-uppdrag/forskning/cancerstudier-i-sverige/

30 Novus. (2020). Medlemsundersékning fér Blodcancerférbundet. (ej publicerad).

31 Blodcancerférbundet, enkatundersokning (2022). (Ej publicerad).
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Precisionsmedicin, halsodata och den svenska life
science-ambitionen

Blodcancerforskningen ligger ofta i framkant inom hela cancerforskningen. En anledning ar
att de olika blodcancerformerna, som lymfom och leukemier, ofta har farre mutationer jamfort
med manga solida tumoérer, vilket férenklar forskning och utveckling. En annan &r att det ar
enklare att ta ett blodprov an ett vdvnadsprov genom biopsi, som behdver goéras vid solida
tumorer. Detta marks ocksa inom de delar av forskningen som hamnar under bendmningen
precisionsmedicin.

Precisionsmedicin ar inte ett valdefinierat begrepp. Det begrepp som ger en battre
beskrivning ar personalized medicine, individanpassad vard eller skraddarsydd vard.
Strategin innebar att man tar reda pa sa mycket som majligt om en patient och dennes
cancersjukdom for att kunna stélla en sa exakt diagnos som mgjligt och sedan valja basta
mojliga behandling. | dag ar det tekniskt mojligt att undersdka hela arvsmassan, genomet,
hos en enskild individ inom loppet av ett dygn om det ar brattom. Fér precisionsmedicin blir
diagnostiken oerhdrt viktig for att kunna identifiera och diagnosticera sjukdomar och deras
karaktaristika utifran gener, proteinuttryck, tumor-DNA, olika mutationer med mera.

Inom precisionsmedicin integreras sjukvard och forskning pa ett satt vi vanligtvis inte ser i
traditionell vard. Samma data anvands for att diagnostisera och behandla, varpa forskningen
tar vid for att ytterligare kunna forfina behandlingen. Det ar ett paradigmskifte till stor nytta for
oss patienter. Vid precisionsmedicin blir forskning och klinisk implementering en del av
samma helhet.

Precisionsmedicin férvantas éka enormt i omfattning. Nar IQVIA, ett globalt analysféretag
inom halso- och sjukvard, analyserade framtida precisionsbehandlingar inom canceromradet
2020 var prognosen att 2030 kan 300 - 400 nya immunterapier, tumdérantagonister och
malinriktade lakemedel vara godkanda.** Om det genomférs ca 20 000 gensekvenseringar i
rutinsjukvarden idag kan de komma att vara 20 ganger fler 2030.%

Under de senaste aren har mangden information, halsodata, som gar att f& om en enskild
patient 6kat enormt mycket och kommer fortsatta att géra sa. For att skapa kunskap av all
denna hélsodata behdver vi registrera och félja upp hur vi anvander lakemedel tillsammans
med information om individuella mutationer, sekvenser mm. D4 lar vi oss vilka patienter och
vilka sorts tumoérer som har mest nytta av vilka behandlingar och i vilken ordning. Uppf6ljning
ar ocksa nyckeln for att koppla samman medicinskt utfall, varde och pris.

Ett mycket lovande verktyg ar IPO, Individuell patientéversikt, som majliggdr insamling och
visualisering av halsodata for den enskilde patientens vard och behandling. Tyvarr anvands
inte verktyget i den utstrackning som det borde®.

32 1QVIA (2020). Aitken, M & Simorellis, A., Supporting Precision Oncology Targeted therapies, immuni-oncology, and predictive
biomarker-based medicines. IQVIA.

33 Myndigheten foér vard- och omsorgsanalys. (2021). Genvég till 6kad precision. (2021:5).
https://www.vardanalys.se/rapporter/genvagen-till-okad-precision/

34 Regionala cancercentrum i samverkan. (2022). Individuell patientéversikt (IPO) i cancervarden.
https://cancercentrum.se/samverkan/vara-uppdrag/kunskapsstyrning/patientoversikter
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Det finns ett stort intresse for precisionsmedicin fran alla politiska partier. Det var tydligt nar
Socialutskottet kallade till 5ppen utfragning om precisionsmedicin den 26 oktober 2021.
Precisionsmedicin, och life science, ar inte bara halsa for ett lands befolkning, vilket &r nog
sa viktigt. Life science ar ocksa naringspolitik med arbetstillfallen inom forskning, tillverkning
och forsaljning. De tre forsta kvartalen 2021 redovisade SCB en export av lakemedel for

ca 72 miljarder kronor och exportnettot var nastan 32 miljarder.** Lédkemedel bor ses som en
av Sveriges basnaringar.

Sveriges nuvarande regering har sedan flera ar en ambitios life science-strategi med
fokusomraden sasom fler kliniska studier, en effektiv process for implementering av nya
terapier, nyttiggérandet av halsodata samt att Sverige ska vara ett féregangsland inom
precisionsmedicin.*® Dessa fragor ar helt dverlappande med de prioriterade fragorna i detta
samarbetsprojekt. Vi appladerar life science-satsningen och énskar samtidigt en storre
involvering av patienternas roll och delaktighet i strategin.

35 SCB. (2021). Starkare varuhandel i vérde &n i volym under tredje kvartalet. https://www.scb.se/hitta-statistik/statistik-efter-
amne/handel-med-varor-och-tjanster/utrikeshandel/utrikeshandel-med-varor/pong/statistiknyhet/export-och-import-av-varor-
januari-september-2021kvartal-3-2021-i-lopande-och-fasta-priser/

3% Regeringskansliet. (2019). En nationell strategi fér life science. https://www.regeringen.se/informationsmaterial/2019/12/en-
nationell-strategi-for-life-science/
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Patientinvolvering och patientdelaktighet

Patienternas inflytande i varden maste 6ka. Det galler framfor allt pa en dvergripande
systemniva, till exempel nar beslut om nya lakemedel och behandlingar tas. Vi maste komma
bort ifran att patienterna har biroller till att betrakta dem som medskapare i sin vard.

Blodcancerférbundet vill vara delaktig i de processer som formar varden. Vi menar att
Sveriges nationella HTA-organisationer for lakemedel, TLV och NT-radet, kan lara mycket
fran HTA-organisationerna i Storbritannien, Skottland och Kanada dar man skapat ett aktivt
patient- och brukarinflytande.

EUPATI, European Patients' Academy on Therapeutic Innovation, ar ett EU-projekt med
syfte att utbilda patienter/brukare till effektiva foresprakare och radgivare inom
lakemedelsutvecklingsprocesser. | vagledningsdokumentet "Guidance for patient
involvement in HTA” presenterar EUPATI ett férslag pa en samverkansmodell med
patientinflytande i HTA-processer.®” Syftet ar att 6ka kunskapen hos patient- och
brukarféretradare for att medverka i HTA-processer pa ett meningsfullt satt.
Blodcancerférbundet ser en stor méjlighet med detta projekt och dess verktyg.

Blodcancerférbundet menar att ett aktivt patientinflytande i HTA-processerna boér
implementeras i Sverige pa ett satt som passar den svenska kontexten. Det &r ju om oss
patienter besluten handlar. Vi ar experter pa var diagnos och vi forstar att vi ska ta gruppens
perspektiv, och inte vart personliga perspektiv, vid en medverkan i en HTA-process.

For oss som patienter i varden finns ocksa mycket att forbattra. Den befintliga patientlagen
tradde i kraft 2015 med syftet att starka och tydliggora patientens stallning samt framja
patientens integritet, sjalvbestammande och delaktighet. Sedan dess har Myndigheten for
vardanalys vid tva tillfallen granskat hur lagen efterlevs. Bilden som malas upp ar dyster och
inga stora forbattringar skedde mellan de tva granskningstillfallena.®** Blodcancerférbundet
staller sig bakom Vardanalys rekommendationer; ett fortydligande av ansvaret for lagens
efterlevnad, en forstarkt uppféljning med fokus pa larande och tydligare incitament och
ansvarsutkravande.

Agenda 2030 antogs av FN:s medlemsstater 2015 och innehaller 17 globala mal fér en
ekonomiskt, socialt och miljdmassigt hallbar utveckling. God hélsa & valbefinnande ar det
tredje malet inom vilket hela denna rapport landar. God folkhalsa och livskvalitet bland
befolkningen &r en oerhdrd styrka for ett samhalle och gynnar dess utveckling. Det sista
delmalet, genomfoérande och globalt partnerskap, ar forutsattningen for att de évriga

16 globala malen ska kunna nas. Har menar vi att vi maste samarbeta narmre. Vi har sa
mycket att vinna pa det. Prata inte om oss - prata med oss.

57 Hunter, A. et al. (2018) EUPATI Guidance for Patient Involvement in Medicines Research and Development: Health
Technology Assessment. Frontiers in Medicine.

https://toolbox.eupati.eu/resources/guidance-for-patient-involvement-in-hta/

3% Myndigheten fér vard- och omsorgsanalys. (2017). Lag utan genomslag. (2017:2). https://www.vardanalys.se/rapporter/lag-
utan-genomslag/

3% Myndigheten fér vard- och omsorgsanalys. (2021). Ett lag som krdver omtag. (2021:10).
https://www.vardanalys.se/rapporter/en-lag-som-kraver-omtag/
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Politiken ar langt borta fran lakemedelsfragan

”En innovation ar ingen innovation om den inte kommer
patienterna till del.”

— Lise-lott Eriksson, ordférande Blodcancerférbundet

Vi har tidigare i rapporten redovisat utmaningarna med dagens system for innovativa
lakemedel att na patienter med stora medicinska behov. Det har kan val inte vara politikens
Onskan?

2020 genomférde det forskande lakemedelsforetaget Janssen en omfattande kartlaggning av
politikens narvaro i lakemedelsfragan. Den visade sig att politiken i princip lamnat hela
lakemedelsfragan till statliga och regionala tjansteman trots den stora medicinska betydelse
detta har for medborgarna.*® Det hanger troligtvis samman med att fragan blivit s& komplex
och att tjanstemannen har ett stort kunskapsovertag.

Det finns flera politiska initiativ de senaste aren som tyder pa att en férandring kan vara pa
vag. | SKR:s positionspapper om lakemedel fran mars 2021, "Sverige behover ett modernt
regelverk for Iakemedel”, samlar SKR sina viktigaste stallningstaganden kring lakemedel.
Man lyfter bland annat 6nskan att staten ska forbereda ett nytt system for finansiering och
kostnadsansvar for Iakemedel och efterlyser ett system for statlig medfinansiering av vissa
utmanande och ofta kostsamma terapier.*'

| slutbetankandet fran Lakemedelsutredningen "Tydligare ansvar och regler for [akemedel”
(SOU 2018:89) konstateras att forutsattningarna andrats mycket under de dryga 15 ar sedan
tillkomsten av systemet for finansiering, subvention och prissattning av lakemedel sj0sattes.
Utredningens slutsats ar att dagens system ar bade komplext och svaréverskadligt och bor
darfoér ses dver. Man pekar pa att regionernas kostnadsansvar for I1akemedel som
administreras inom varden, och statens kostnadsansvar for receptbelagda lakemedel, kan
paverka valet av behandling. Man menar att finansieringen av lakemedel behéver andras,
ansvarsfordelningen behdver fortydligas och statligt bidrag for nya effektiva lakemedel
behodver tas fram genom en langsiktig dverenskommelse. Utredningen lyfter ocksa att staten
och regionerna i slutdndan har samma uppdragsgivare — patienterna och medborgarna.*

Region Vasterbotten kom i borjan av 2021 med sin "Vitbok — Tillsammans for
tillgangliggérande av avancerade terapier och nya innovativa lakemedelsbehandlingar for

40 Folkhalsodalen. (2021). Vem bér ansvar for att nya innovativa behandlingar tillgéngliggérs — tignstemén eller politiker?
https://www.folkhalsodalen.se/play/vem-bar-ansvar-for-att-nya-innovativa-behandlingar-tillgangliggors

41 Eklund, S. et al. (2021). Sverige behéver ett modernt regelverk for Idkemedel. Sveriges Kommuner och Regioner.
https://skr.se/download/18.71b542201784abfbf7a64099/1617274774884/WEBB-13-20-00249-SKR-Positionspapper-lakemedel-
2021%20(2).pdf

42 |_akemedelsutredningen. (2018). Tydligare ansvar och regler fér likemedel. Slutbeténkande. (SOU 2018:89).
https://data.riksdagen.seffil/53B8A1BC-256E-4D2A-AC6E-E50FFA23F39A
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patienter med sallsynta och svara sjukdomar i Sverige”. Vitboken kom som en respons pa
deras erfarenheter med Skelleftesjukan. Vasterbotten anser att finansieringen av nya
terapier maste utjdamnas mellan stat och region for att balansera den snedvrida
kostnadsbelastning som kan uppsta nar vissa regioner har manga invanare med séllsynta
och svara sjukdomar. Man lyfter de manga nya avancerade lakemedelsbehandlingar som ar
pa vag och dar kostnadsansvaret vanligtvis hamnar pa regionerna. Region Vasterbotten
Onskar darfor stimulansatgarder for tidig implementering av nya terapier. Det galler ocksa vid
insamlande av halsodata, som ar nédvandig fér att bygga kunskap om manga av de nya
behandlingarna.

Det finns en tydlig samsyn hos SKR, Ladkemedelsutredningen och Region Vasterbotten om
ett stort behov av en omfattande reformering av finansieringen av lakemedel for lika vard i
Sverige.

Blodcancerférbundet instammer. Vi behéver system och regler som framjar tydlighet,
langsiktighet och progressivitet for patienter med medicinska behov. Med de nya,
avancerade lakemedlen ar det dags att ta ett omtag. Har maste politikerna kliva fram och
tydliggdra vad som galler for medborgarna.

"Dagens system for lakemedelsfinansiering illustrerar problemet att det i en
forhandlingssituation latt uppstar en mentalitet av att "vinna” eller "férlora” for de
som férhandlar. | sjalva verket finns det bara tva grupper som egentlig mening kan
vinna eller férlora och det ar patienterna och medborgana/skattebetalarna. Var
uppfattning ar att staten och landstingen i slutdndan har samma uppdragsgivare.
Det ar viktigt att forsdka skapa ett system som gor det mojligt for staten och

landstingen att arbeta med att |I6sa gemensamma problem och tillsammans hantera
utmaningar som i grunden ar dmsesidiga.”

Lakemedelsutredningen. (2018). Tydligare ansvar och regler for lakemedel. Slutbetédnkande.
(SOU 2018:89).
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Blodcancerforbundets budskap till politiken

”Ska Sverige na malet om att bli en ledande life science-
nation kravs resurser, men ocksa handlingsvilja och battre
samordning mellan sjukvardens aktorer. Vi ar dvertygade om

att patientorganisationerna har en betydande roll i allt detta.”

— Lise-lott Eriksson, ordférande Blodcancerforbundet

o Eftersom lakemedelsbehandling &r den dominerande behandlingsformen for
blodcancerpatienter, da kirurgi och stralning spelar liten roll, &r snabb tillgang till nya
lakemedel och kombinationer av lakemedel mycket viktigt. Politikerna behover
tillsammans - nationellt, regionalt och Over blockgranserna - tydliggora sin
ambitionsniva till ianstemannen och tilldela resurser fér maluppfyllelse.

e Svensk cancersjukvard ar ojamlik och maste f& en mer central styrning sa att alla kan
fa samma lakemedel och behandling — oavsett bostadsort. Detta kan géras genom att
stalla tydligare krav pa myndigheter i form av regleringsbrev eller andra
styrdokument, men ocksa genom ett direkt inflytande och kostnadsférdelning av
resurser. Uppféljning och utvardering av nya lakemedel boér skétas av en central
myndighet och ett heltdckande register for dyra cancerlakemedel bor inféras, sa att
man tidigt kan mata effekter och kostnader.

e Patienterna vill medverka i kliniska studier for att utveckla nya behandlingar, men da
behover de ocksa erbjudas maojlighet att delta i kliniska provningar. Politikerna
behover tillsammans, nationellt och regionalt, sékerstalla att Sverige ar ett land dar
lakemedelsindustrin vill och kan lagga kliniska studier. For detta kravs bland annat att
vardgivarna ges resurser och incitament att bedriva studier vid sidan av rutinvarden.
Man behdver ocksa tydliggdra vardens ansvar att erbjuda patienter mojlighet att delta
i kliniska studier nar sa ar maojligt. Genom kliniska studier och forskning ékar ocksa
kunskapen hos varden om de nya behandlingarna, vilket forbattrar forutsattningarna
for snabb tillgang regionalt och lokalt nar beslut och rekommendationer ar utfardade
nationellt.

e Patienterna vill medverka och vara delaktiga i sin egen vard men ocksa i processerna
som formar den. Det galler framfér allt pa en évergripande systemniva, till exempel
nar beslut om nya lakemedel och behandlingar tas. Vi maste se patienterna som
medskapare till sin vard och inte som biroller. Blodcancerférbundet dnskar darfor ett
Okat genomslag for patientlagen samt en starkt patientmedverkan vid de nationella
HTA-processerna for lakemedel.

Vi behdver blockdverskridande beslut nar det handlar om att radda liv. Blodcancerférbundet
star redo och vill bidra till att hitta vagar fram fér stoérre medverkan av patienter i kliniska
prévningar, snabbare tillgang till nya behandlingar, mer jamlik vard och en starkt
patientdelaktighet.
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Denna rapport dr en del av projektet "Dagens forskning — morgondagens
behandling” som genomférs av Blodcancerférbundet i samarbete med AbbVie,
Amgen, Bristol Myers Squibb, GSK, Janssen, Pfizer, Roche och Sanofi.



