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Kunskapsunderlag om sdllsynta diagnoser

Forord

Berdkningar visar att det i hela véarlden finns uppskattningsvis 300 miljoner manniskor som har en
sallsynt diagnos, varav 400 000 i Sverige?. Tillsammans ar de manga, men antalet diagnoser ar stort
och fa personer har samma unika sjukdom. Sverige ett av de fa lander som inte har en nationell
strategi forsallsyntadiagnoser eller ndgon specifik dverenskommelse for att sakerstalla jamlik tillgang
till vard for dessa.

Svensk halso- och sjukvard hari manga avseenden goda forutsattningar for att skapa en jamlik vard
forpatienter med séllsyntadiagnoser, mendet behodvs en tydligare nationell samordning av befintliga
strukturer ochresurser. En nationellt samordnad vard innebar att processer blirkoordinerade och att
det finns tillgang till ratt kunskapsunderlag och behandlingsalternativ oberoende av vari Sverige man
ar bosatt. For att bygga vidare pa kunskap och de centra som finns for séllsynta diagnoser, kravs
storre tag nationellt och regionalt. De diskussioner som under senare ar har férts om varden for
patienter med sallsynta diagnoser har medfort ett 6kat fokus p& utmaningar och mojligheter. Hur
sakerstaller vi att de initiativ som idag diskuteras ocksa baddar for en langsiktighet i den nationella
samordningen? Vem ska halla i taktpinnen och ser till att det samordnas?

Bra med nationellt programomraden

Baserat p&d samtal med beslutsfattare och experter paregional respektive nationell niva samt aktuella
rapporteroch positionspapper, har Takeda tagit fram detta kunskapsunderlag om séllsynta diagnoser.
Underlaget ber6ér de utmaningar och behov som finns som ger férslag pa losningar som gor att
personer med sallsynta diagnoser ska fa ett battre och langre liv.

Takeda villgenom engagemang ochintresse bidratill att sprida kunskap kring mojligavagar framat
for patienter och hélso- och sjukvarden och gemensamt finna hallbara I6sningar for framtidens
utmaningar i halso- och sjukvarden.

Sammanfattning

Sallsynta diagnoser omfattar manga sjukdomar och sammantaget ar sallsynta diagnoser ett
omfattande omrade som berér manga manniskor och en betydande del av halso - och sjukvarden.
Varje enskild diagnos ardock ovanlig, vilket gordet omojligtforallaberérdavardverksamheter att ha
ingdende kunskap om varje diagnos. Detta kan leda till att den som har en séllsynt sjukdom kan fa
vanta lang tid pa ratt diagnos. Nar patienten val har fatt sin diagnos kan det vara otydligt vilken
behandling som &r den ratta och hur den finns att tillga, vilket orsakar oro kring vilket
omhéandertagande som kan erhallas. Det finns tydliga brister i likvardighet nar det galler vard 6ver
landet, dettatrots att Socialstyrelsen har en relativt utvecklad kunskapsbas med riktlinjer. Takeda vill

1 https://www.sallsyntadiagnoser.se/langt-kvar-innan-varden-ar-saker-och-jamlik-for-sallsynta-diagnoser/

Page 1


http://www.sallsyntadiagnoser.se/langt
http://www.sallsyntadiagnoser.se/langt

Kunskapsunderag om sillsynta diagnoser

med dettakunskapsunderlag 6kakannedomen om vilka utmaningar och moéjligheter Sverige star infor
nar det galler séllsynta sjukdomar och behandlingen av dem.

Sa kan varden for personer med séllsynta diagnoser bli battre i Sverige:

Baserat pa flera samtal med beslutsfattare och experter pa regional och nationell niva har féljande
forslag utkristalliserats som intressantaoch vardefulla att arbetavidare med nar det géller att forbattra
varden for personer med séllsynta diagnoser:

L I onell , |

EU-kommissionen har sedan 20092 efterfragat nationella planer for sallsynta diagnoser. Sverige hor
till ett av de faundantag som annu inte har tagit fram en sadan. Ett storre ansvarstagande och driv for
att utveckla en nationell handlingsplan for séllsynta diagnoser behdvs i Sverige.

2. Ennationellt samordnad vard

Det behdvs en nationellt samordnad vard dar processer och kunskapsunderlag koordineras och dar
det finns tillgang till ratt behandling oberoende av var i Sverige man bor. Den gemensamma
kunskapsbasen kan starkas genom att bygga en struktur med inspiration fran Regionala
cancercentrum (RCC).

Det behovs en bred uppslutning, nationellt och regionalt, kring en gemensam finansiering av
behandlingar for att patienter med séllsynta diagnoser ska fa ett battre och langre liv. En gemensam
finansieringsmodell med statlig delfinansiering maste utformas snarast. Lakemedelsbranschen har ett
ansvar att hjalpa till att utveckla denna.

Vad ar sallsynta diagnoser och varfor behévs en nationellt samordnad vard for
patienter med sallsynta diagnoser?
Enligt EU:s klassificering &ren sallsynt sjukdom ett livshotande tillstdnd eller ett tillstdnd med kronisk

funktionsnedsattning och som hdgstfem av 10 000 personer inom den europeiska gemenskapen
lider av. Den svenska definitionen ar hégst en av 10 000.3

| Sverige uppskattas cirka 3-5 procent av befolkningen lida av ett sallsynt tillstdnd3. Attlevamed en
sadan diagnos innebéar ofta komplicerade vard- och stddbehov, under hela livet. Vard och omsorg
riskerar att bli undermalig i kvalitet och bemotande av den enskilde personen som har en séllsynt
diagnos, om kunskap kring diagnosen inte finns i tillracklig utstrackning.

Eftersom sallsynta sjukdomar ar ovanliga pa individbasis men stora i antal, ar det mycket svart for
enskildalakare attha en 6vergripande bild av alla dessa sjukdomar. Cirka 40 procent av alla patienter
i Europa blirinledningsvis feldiagnostiserade*.

Sallsynta sjukdomar kan ocksa vara forknippade med en allvarlig svarighetsgrad som innebar
forkortad livslangd ochforsamrad livskvalitet. Det beh6vs en nationellt samordnad handlingsplan for
att mdta medicinska och sociala behov hos personer som idag lever med en séllsynt diagnos.

2 https://eur-lex.europa.eu/LexUriServ/LexUriServ.do?uri=0J:C:2009:151:0007:0010:SV:PDF
3 https://csdsydost.se/det-har-ar-csd/vad-ar-en-sallsynt-diagnos/
4 https://www.eurordis.org/content/undiagnosed-rare-diseases
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Avancerade och innovativa lakemedelsbehandlingar skapar nya méjligheter att behandla séallsynta
sjukdomar.

Fran den situation som halso-och sjukvarden befann sig i runt millennieskiftet, da det fanns lite eller
nastan inga behandlingar for séllsynta sjukdomar, ar vi nui ett lage dar det finns ett betydande antal
behandlingar som ar godkanda redan idag och langt fler &r under utveckling.

Sverige har ett starkt sjukvardssystem, men nar det galler behandlingar for patienter med sallsynta
diagnoser, safinns det utmaningar nar det galler jamlik vard och patientens tillgang till nya
behandlingsmetoder.

Det &r stor skillnad beroende pa var i landet man bor nar man far en sallsynt sjukdom, bade vad
galler tillgang till behandling och omhandertagande, safar det inte vara. — Acko Ankarberg
Johansson (KD), ordférande i riksdagens socialutskott

Fokus bor ligga pa tillgangen till en jamlik vard éver landet. Jamlikhet betyder inte att det finns
exaktsamma vard over allt, men att alla skafa ett jamlikt resultat. - Sofia Nilsson (C), ledamoti
riksdagens socialutskott

Hur tillgodoser vi patienternas behov av innovativa behandlingar?

Tillgangen till behandlingar for patienter med séllsynta diagnoser i Sverige varierar. Farre an 3 av 10
nya icke-onkologiska sarlakemedel som godkéanns i Europa kommer till anvandning i Sverige och det
finns ett antal olika faktorer som paverkar detta.®

Dagens halso- och sjukvard starinfor en del utmaningar nar det galler att kunna tillgodose
patienternas behov av innovativa behandlingar. Det finns idag nya behandlingar som ar
livsavgorande och utgor en viktig del av varden for patienter med séllsynta diagnoser — vissa
behandlingar nar inte alltid patienter &ven om de har funnits tillgangligaifleraar. Behandlingar riktade
mot séllsynta diagnoser behover andra forutsattningar, bade pa nationell och regional niva, nar det
galler inférande- och vardprocesser.

Historiskt och av befogade skal har det funnits diskussioner om att nya behandlingar, utifran ett
ekonomiskt perspektiv, har inverkan pa halso- och sjukvarden —for cafem ar sedan diskuterades
Hepatit C. Svensk hélso- och sjukvard har dock haft engod formagaatt gora systemforandringar nar
den medicinska utvecklingen har gatt framat.

For att starka forutsattningarna foratt behandlingar kommer patienter tillgodo i Sverige, paett jamlikt
och kostnadseffektivt satt, behdver den nationella och regionala nivan finna samsyn avseende
finansieringsprinciper och modeller som hanterar halsoutfall samt ekonomiska risker med nya
behandlingar. Detta bejakas i SKR:s positionspapper "Sverige behdver ett modernt regelverk for
lakemedel” som nyligen publicerades. SKR sager att "ett system for statlig medfinansiering av vissa
terapier behdvs. Staten behtver ge ekonomiskt stdd i sarskilt utmanande situationer dar nya

5 https://www.life-time.se/contentassets/e0902501af9f4c4cad76144a2d3c79bb/quantify_tillganglighet-till-nya-lakemedel-2017-2019_final_v1.0-2021-
03-23.pdf
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lakemedelsbehandlingar som bedms effektiva arforknippade med mycket hogakostnaderforbade
lakemedel och andra vardinsatser™s.

Regionerna klarar inte av betalningsansvaret ensam. | ett forstalage skulle statenkunna ga in
och stétta upp — inte langsiktigt utan mer for att fa i gang det. Framdver tror viinte pa en helt
statligt finansierad modell, regionerna behéver ocksaha ettansvar. — Anna-Lena Danielsson
(S), regionrdd och halso- och sjukvardsnamndens ordfdrande, Region Vasterbotten

Vad skulle en nationell strategi for sallsynta diagnoser innebara?

Malet med en nationellt samordnad vard ar att kunna erbjuda alla patienter med svara och sallsynta
sjukdomar, oavsett varilandet de bor, ratten till god vard, effektiva behandlingar och ett
personcentrerat omhandertagande utifran deras sallsynta halsotillstand.

Givet dagens situation med geografiska skillnader i vilken vard som kan erhdllas for patienter med
séllsyntadiagnoser, behtvs entydligare nationell samordning av befintliga strukturer och resurser for
att skapa en jamlik vard.

Det finns idag god kunskap, skicklig och kunnig vardpersonal och centra férbehandling formanga
sallsyntasjukdomar, mendet behdvs ocksa nationellainitiativ for att kunna behandlafler patienter.

For att faen jamlik tillgang till vard och behandling for patienter med sallsynta sjukdomar borfler
parter vara involverade i framtagandet av en nationell strategi —riksdag och regering, SKR och
regionerna, TLV ochlakemedelsforetag. Klinisktsakkunniga och patienter ar sjalvklara kallortill
kunskap som ligger till grund f6r en nationell strategi.

En nationell strategi for séllsynta diagnoser skulle innebara en tydligare samverkan mellan nationell
och regional niva dar varden for patienter blir samordnad och jamlik.

Det finns ekonomiska utmaningar f6r enskilda regioner att kunna tillgodose patienternas behov av
vard ochbehandling. Nationella 6verenskommelser skulle forbattra forutsattningarna att ge vard pa
lika villkor.

Den nationella ochregionala nivan behéver samarbeta och en nationell strategiforsallsynta
diagnoser behovs for att skapa forutsattningar for:

= Ensamlad syn for olika handlingsalternativ — déar méjligheter och utmaningar har olika
handlingsalternativ kopplat till vard och behandling f6r patienter med sallsynta diagnoser.

* Ensamlad syn paolikafinansieringsmojligheter —dar det finns en bred uppslutning kring
vad som langsiktigt behovs pa nationella och regional niva da det galler en gemensam
finansiering av olika behandlingar

6 https://skr.se/download/18.71b542201784abfbf7a64099/1617274774884 /WEBB-13-20-00249-SKR-Positionspapper-lakemedel-2021%20(2).p df
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Om man tittar ur ett langre perspektiv sa kan man se att det alltid har funnits en diskussion om
nya dyra behandlingar. [...] Sverige har historiskt haft en god férmaga att géra sadana
systemforandringar nar man har sett att den medicinska utvecklingen har gatt framat. - Jonas
Vikman, samhallspolitisk chef. Lakemedelsindustrifdreningen (Lif)

Finns det modeller som kan anvandas som inspiration for en nationellt

samordnad vard?

RCC (Regionala cancercentrum) och dess struktur har visat sig framgangsrik i att samordna
cancervarden och starka den gemensamma kunskapsbasen. RCC skulle kunna anvandas som
inspiration for hur en nationell samordning av sallsynta diagnoser kan utformas.

Sallsynta diagnoser ar ofta sa ovanliga att det inte finns kunskap inom den nara varden eller pa
sjukhus, och darfér har centrum for séllsynta diagnoser bildats vid sex universitetssjukhus. Dessa
centra har idag begransaderesurser. En RCC-liknande struktur med finansiering skulle kunna stédja
den nationellt samordnade varden — en sadan struktur skulle dock behdvavarakoordinerad med den
nationala kunskapsstyrningen och regionala programomraden for sallsynta diagnoser

For att skapa en langsiktighet inom en modell som skaframja en samordnad vard behover regioner
samverka med varandra, SKR, statliga myndigheter, akademi, foretag, patientféreningar och andra
relevanta intressenter.

En viktig aspektiutformningen aven modell forsamordnad vard ar att den maste grundas pa forslag
i en nationell strategi— likt utgangspunkten franforslageni”en nationell cancerstrategi for framtiden”
(SOU 2009:11), darregeringen tog initiativ till etablering av regionala cancercentrum (RCC) i
sjukvardsregionerna.

Det avgorande for patienter ar att en nationell handlingsplan tas fram, att varden samordnas
nationellt och att tillgangen till jamlik behandling tkas genom inférande av nya
betalningsmodeller. - Carl-Johan Glans, Public Policy Lead, Takeda Pharma Sverige
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Om Takeda

Takeda ar ett patientfokuserat, vardebaserat, innovationsdrivet, globalt biofarmaceutiskt foretag med
malet att skapa en battre halsa och en ljusare framtid for manniskor varlden 6ver. Var passion och
stravan efter att skapa potentiellt livsférandrande behandlingar for patienter ar djupt rotad i var mer an
240 ar langa framgangsrika féretagshistoria i Japan.

Vifinnsi80 lander och har en ledande positioniJapanoch USA, varldens tredje respektive storsta
marknad forlakemedel. Var malséttning ar att leverera htginnovativa lakemedel och transformativ
vard till fler manniskor varlden dver.

Takeda fokuserar palangsiktig, lonsam tillvaxt genom sex affarsdrivande omraden. Dessainkluderar
véra fyra karnterapiomraden inom onkologi, gastroenterologi (Gl), sarlakemedel och neurovetenskap,
samt plasmahéarledda behandlingar (PDT) och vacciner. Stark finansiell disciplin gor det mojligt att

generera vinstdrivande tillvaxt i kombination med att kunna tillhandahalla stérsta maéjliga tillgang till

vara lakemedel. Allt detta gor det moijligt for oss att bli annu mer konkurrenskraftiga och kunna goéra
annu mer for att tillgodose patienternas ouppfyllda medicinska behov.

Vid frdgor kontakta:

Henry Werner

Head of Communications
henry.werner@takeda.com
+46-70-970 22 27
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