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Förord 
 
 
 
 

Institutet för Hälso- och Sjukvårdsekonomi (IHE) har på uppdrag av Läkemedels-

industriföreningen (Lif) beskrivit på vad sätt så kallade särläkemedel är en ut-

maning för det värdebaserade prissättningssystemet i Sverige. Med hjälp av 

litteraturen beskrivs de argument och åtgärder som är relevanta i diskussionen om 

hur det värdebaserade prissättningssystemet kan utvecklas för att även framöver 

främja innovationen av särläkemedel. Vår förhoppning är att rapporten kan vara 

ett värdefullt bidrag i den pågående utredningen om prissättningssystem för 

originalläkemedel.  

 

Lund i december 2011 

 

 

Ulf Persson 

Verkställande direktör 
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Sammanfattning 
 
 
 
 
Särläkemedel är läkemedel som utvecklats för behandling av allvarliga sjukdoms-

tillstånd och som drabbar ett fåtal patienter världen över, s.k. sällsynta sjukdoms-

tillstånd. Försäljningsvolymen förväntas därför bli liten, vilket ger industrin svaga 

incitament till innovationer. För att åstadkomma en effektivare marknad har sär-

skilda rättigheter införts vid godkännande om försäljning av läkemedlet. Någon 

motsvarande särskild ordning vid pris- och subventionsbeslut av särläkemedel 

finns däremot inte. I Sverige utgår dessa beslut från principen om Value Based 

Pricing (VBP), d.v.s. läkemedelspriset sätts med hänsyn till vilket framtida 

positiva värde läkemedelsbehandlingen förväntas ge befolkningen. Eftersom VBP-

principen inte är anpassad till särläkemedlens särdrag (få patienter och svaga 

kliniska och ekonomiska evidens) diskuteras i denna rapport VBP-principen och 

dess möjlighet att främja utvecklingen av innovativa särläkemedel. Frågan är om 

VBP och dess utvärderingsmetoder kan utvecklas så att den överensstämmer med 

strävan om att främja innovationer av läkemedel även då antalet patienter är litet.  

 

Diskussionen är angelägen eftersom det inom läkemedelsmarknaden pågår en 

utveckling för att identifiera vilka patienter som kan tänkas svara på en viss typ av 

behandling. Patienturvalet för en behandling blir då mindre och fler läkemedel kan 

i framtiden betraktas som särläkemedel. I den pågående Läkemedels- och apoteks-

utredningen (S 2011:07) om prissättningsmodell för originalläkemedel är särläke-

medel en läkemedelsgrupp som utredningen ska studera särskilt.  

 

I rapporten sammanfattas och analyseras argumenten för ett högre pris för särläke-

medel och de åtgärder som presenteras i litteraturen för att reducera utvecklings-

kostnaden för särläkemedel. Studien sammanfattas med att ge förslag på åtgärder 

som bör övervägas för att främja forskning och tidigt införande av läkemedel för 

behandlingar av sällsynta sjukdomar framöver. Bland annat föreslås: 

 

 att berörda myndigheter bör genomföra en försöksverksamhet med syfte att 

koordinera den information som behövs för att bedöma läkemedlets säkerhet 

med den ekonomiska evidens som behövs för att bedöma läkemedlets 

kostnadseffektivitet. Det kan t.ex. innebära att subventionsbeslut villkoras 

genom att ställa krav på ytterligare evidens och omprövas när mer evidens finns 

tillgängligt.  
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 att en diskussion om att bredda nuvarande tolkning av behovsbegreppet vid 

subventionsbeslut och prissättning. En breddad definition av begreppet skulle 

kunna innebära att TLV accepterar en högre kostnad per kvalitetsjusterat 

levnadsår på grund av sjukdomens kontextuella faktorer.  

 

 att en nationell budget för läkemedelsbehandling av sällsynta sjukdomstillstånd 

bör övervägas för att skapa ökade möjligheter att utveckla och tillämpa VBP 

för särläkemedel.  
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1 Bakgrund  
 
 
 
 
I syfte att främja spridningen av effektiva metoder och tekniker i vården etableras 

olika utvärderingsorganisationer i Sverige och internationellt. Traditionellt har 

dessa Health technology assessment (HTA)-organisationer (exempelvis Statens 

beredning för medicinsk teknologi – SBU) svarat på frågan om ett läkemedel eller 

annan teknologi är tillräckligt effektivt och säkert för att användas i sjukvården. 

Under senare år har andra HTA-organisationer etablerats (exempelvis Tandvårds- 

och läkemedelsverket). Dessa verkar parallellt med de tidigare, men ska istället 

presentera underlag för beslut om hur vårdens resurser ska allokeras – exempelvis 

om ett läkemedel ska ingå i den statliga läkemedelsförmånen (Drummond m fl, 

2008; McCabe m fl, 2009).  

 

I Sverige betalar patienten som mest 1 800 kr per år för receptbelagda läkemedel 

som ingår i förmånen. För många av de nya läkemedel som idag blir godkända på 

marknaden är subventionen en förutsättning för att patienten ska kunna få en 

adekvat vård. Kostnaden för exempelvis nya biologiska läkemedel för inflamma-

toriska sjukdomar är 135 000 kr per person och år
1
. För så kallade särläkemedel 

kan kostnaden per patient och år bli än högre. År 2008 var läkemedelskostnaden 

per person som behandlas med särläkemedel i genomsnitt 180 000 kr (LIF, 2011), 

men behandlingskostnader motsvarande mer än det dubbla förekommer. Behand-

lingskostnaden för hemofilipatienter uppgår till ca 1 Mkr per patient och år (Steen 

Carlsson m fl, 2004a). 

 

För att åstadkomma en möjlig marknad för särläkemedel arbetar EU med olika 

åtgärder för att göra det attraktivt för företagen att forska fram och utveckla dessa 

läkemedel. Exempelvis ges företaget ensamrätt för försäljning av ett särläkemedel 

under tio år – även om läkemedlet saknar giltigt patent - och avgiftsfri vetenskap-

lig rådgivning inför ansökan om godkännande för försäljning. Marknadsexklusivi-

teten ger företagen en möjlighet att lägga sig på en högre prisnivå för att på så sätt 

täcka kostnader för FoU eftersom priskonkurrensen fördröjs. Det har således ska-

pats särskilda rättigheter (intellectual property -IP) för att ge företagen ekonomiska 

incitament att satsa på forskning för behandling av sällsynta sjukdomar. Någon 

särskild ordning har däremot inte skett inom de ”nya” HTA-organisationerna när 

                                                 
1
 TLVs subventionsbeslut maj 2010, TNF-alfahämmare Simponi 
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det gäller utvärdering av prissättning och subvention av särläkemedel vilket kan 

begränsa värdet av IP för att stimulera FoU.   

 

I Sverige har principen om kostnadseffektivitet och information om kostnad per 

kvalitetsjusterat levnadsår (QALY) hittills haft en framträdande roll för Tand-

vårds- och läkemedelsförmånsverkets (TLVs) beslut om subvention för läkemedel 

(Persson & Ramsberg, 2007). Samtidigt godkänns allt fler särläkemedel på den 

europeiska marknaden till följd av de IP-åtgärder som initierats för godkännande – 

en utveckling som ställer krav på nuvarande prisbildning inte bara i Sverige utan 

också internationellt. Under perioden 2001-09 har 58 av totalt 690 klassificerade 

särläkemedel godkänts av den europeiska läkemedelsmyndigheten (EMA) för 

försäljning (EMA, 2010). Under åren 2007-09 var 20-30 procent av samtliga 

godkända läkemedel av EMA särläkemedel.  

 

Den värdebaserade prissättningsmodellen och kostnadseffektivitetsprincipen som 

TLV tillämpar kännetecknas av 1) ett brett samhällsekonomiskt perspektiv, 2) 

avtagande marginalnytta och 3) att samhällets betalningsvilja för en hälsoförbätt-

ring är definierad och bestämd. På grund av särläkemedlets kontextuella faktorer 

(scope) är det inte lika lätt att uppfylla dessa kriterier som för vanliga läkemedel 

(Drummond m.fl., 2007). Till exempel kan det vara svårt att visa på läkemedlets 

kostnadseffektivitet eftersom de kliniska studierna karaktäriseras av små 

studiepopulationer och kort studietid vilket bland annat innebär en osäkerhet i 

behandlingens effekter, såväl medicinskt som resursmässigt. Läkemedelspriset 

(och behandlingskostnaden per patient) är ofta höga eftersom utvecklingskost-

naden för läkemedlet endast kan slås ut på ett mycket litet antal patienter. Om 

hälsoekonomiska studier har genomförts är det få av dem som visat att särläke-

medel är kostnadseffektiva, d.v.s. den skattade nettokostnaden per vunnet QALY 

överstiger det tröskelvärde som HTA-organisationen anser acceptabelt för att 

bevilja subvention.  Syftet med denna artikel är att belysa möjligheter och 

begränsningar med värdebaserad prissättning för särläkemedel vid beslut om 

subvention samt diskutera möjliga åtgärder för att främja utvecklingen av 

innovativa särläkemedel.   
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1.1 Värdebaserad prissättningen – en definition 
 

 
VBP innebär att läkemedelspriset sätts med hänsyn till vilka framtida positiva 

effekter läkemedelsbehandlingen förväntas ge för befolkningen och inte efter 

läkemedlets produktionskostnad, referenspriser eller historiska priser. Målsätt-

ningen med VBP är att i prissättningen beakta behandlingens mervärde vilket 

förutsätter en förståelse och kunskap om hur konsumenterna värderar behand-

lingens nytta. Vilken betalningsvilja subventionsmyndigheten har för ett 

ytterligare vunnet QALY varierar eftersom myndigheten i sina beslut väger 

samman läkemedlets kostnadseffektivitet med behovs- och solidaritetsprincipen
2
, 

d.v.s. att patienter med störst behov ska ges företräde. TLVs beslutsprocess är ett 

exempel på multikriterieanalys (Delvin m fl, 2011).  

 

 

1.2  Vad är ett särläkemedel? 
 
Vilka läkemedel som klassificeras som särläkemedel regleras på EU-nivå efter 

ansökan från läkemedelsföretaget. Ett särläkemedel - ”Orphan Medicinal Product” 

- är enligt EU-förordningen (EG) nr 141/2000 ett läkemedel som antingen är 1) 

avsett för att diagnostisera, förebygga eller behandla livshotande tillstånd eller 

tillstånd med kronisk funktionsnedsättning och som högst 5 av 10 000 individer 

inom EU lider av, eller 2) att det inte är troligt att försäljningen av läkemedlet kan 

genera tillräcklig avkastning för att motivera nödvändig investering. Utöver detta 

krävs, enligt samma förordning, att det vid ansökningstillfället saknas tillfredsstäl-

lande metoder för att ställa diagnos, förebygga eller behandla tillståndet eller att 

det nya läkemedlet bedöms ge en betydande fördel för patienterna. 

 

För att åstadkomma en mer effektiv marknad för särläkemedel arbetar EU med 

olika åtgärder för att stimulera utvecklingen av dessa läkemedel. Exempelvis har 

företaget rätt till avgiftsfri vetenskaplig rådgivning och protokollassistans från den 

europeiska läkemedelsmyndigheten (EMA) inför ansökan om godkännande för 

försäljning. Företaget får dessutom avgiftslättnader vid ansökan om godkännande 

av försäljning inom andra EU länder (www.ema.europa.eu).  

 

                                                 
2
 Myndigheten ska även beakta människovärdesprincipen (människors lika värde). Denna princip 

har emellertid störst betydelse vid prioriteringar på individnivå, vilket inte är aktuellt för ex-ante 
utvärderingar.   



 

 

 

 
 
 
IHE RAPPORT 2011:3 
www.ihe.se 
   

10 

Efter läkemedelsmyndighetens godkännande ges företaget ensamrätt på markna-

den för försäljning under tio år. Denna marknadsexklusivitet och monopolstäl-

lning gäller även om det saknas giltigt patent för läkemedlet (TLV, 2009). Imma-

teriella rättigheter för läkemedel generellt innebär ett patent på 20 år. Ett och 

samma läkemedel kan registreras som särläkemedel för mer än en ovanlig indika-

tion vid olika tillfällen. Vidare kan samma substans (exempelvis sildenafil) doku-

menteras för olika sjukdomar och registreras som olika namn, varav ett av dem 

kan vara ett särläkemedel för en sällsynt sjukdom (jämför Revatio och Viagra) 

(TLV, 2010). 

 

 

1.3  Jämfört med andra länder 
 

Sveriges värdebaserade prissättningsmodell är unik i ett europiskt perspektiv. Det 

mest förekommande är referensprissättning som innebär att priset på den in-

hemska marknaden begränsas genom att binda dem till priser i andra länder (en 

priskorg) (TLV, 2010; Persson m fl, 2009a; 2009b; KCE; 2009). Exempelvis 

använder Belgien, Frankrike, Italien och Holland ett referensprissättningssystem 

vid prissättning av särläkemedel. Storbritannien däremot använder fri prissättning, 

d.v.s. företaget anger priset efter de föreskrifter som förhandlats fram mellan 

departementet och läkemedelsindustrins branschorganisation. I Holland kan både 

referensprissättning och ett fast pris utifrån underlag för subvention bli aktuellt för 

ett läkemedel. De läkemedel som prissätts efter referenspriser i Holland är de 

läkemedel som är utbytbara, vilket också kan bli aktuellt för särläkemedel. I 

Italien används fortfarande ett referenssättningssystem även om det inte är ett 

formellt krav sedan några år tillbaka (KCE, 2009).  

 

Principen för ansökan om subvention för särläkemedel är i stort desamma inom 

respektive land för ett särläkemedel som för ett vanligt läkemedel. Men som 

framgår av tabell 1 ställs inte alltid samma krav på hälsoekonomiskt underlag. I 

Belgien exempelvis behöver företagen inte presentera ett hälsoekonomiskt under-

lag vid ansökan om särläkemedel, vilket krävs för vanliga läkemedel inom samma 

bedömningsklass. I Holland kan företagen begära att få dispens när det gäller att 

lämna in hälsoekonomiskt underlag om det saknas en relevant alternativ behand-

ling som jämförelse eller om läkemedlet förväntas få en låg budgetpåverkan. Inte 

heller i Italien skiljer HTA-bedömningen av särläkemedel från vanliga läkemedel, 

men vid det italienska läkemedelsverket finns reserverade medel dels för subven-

tion för särläkemedel och ”livräddande” läkemedel, dels för oberoende forskning 

varav särläkemedel är ett av de forskningsområden som prioriteras. 
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Tabell 1. En översikt av pris- och subventionssystem för särläkemedel i olika 

länder 

 
  

Sverige 
1 )

 

 

Belgien 

 

Frankrike 

 

Holland 

 

Storbritannien 

 

Italien 

Prissättning 

 

Värdebaserad 
prissättning 

(Företag anger 
pris som fastställs 
vid subventions-

beslut) 

Referens-
prissättning 

Referens-
prissättning 

Referenspris-
sättning eller 

efter prövning av 
subvention 

Fri prissättning 
enligt föreskrift 

mellan 
departement och 
industriförening 

Referens-
prissättning 

Subventionssystem 
särskilt ordnat för 
särläkemedel 

Nej Ja, inget krav 
på HE 

underlag 

Nej Ja, kan beviljas 
dispens för HE-

underlag 

Nej 

 

Nej 

Beslut om subvention 
/behandlingsriktlinjer för 
särläkemedel baseras på: 

      

kostnadseffektivitet Ja Nej Ja För vissa ja ja 

budgetpåverkan Nej ja Ja ja ja ja 

Subventionsnivå 100% 100% Olika Olika 100% 100% 

Antal särläkemedel 
2)

 

Med subvention 

Utan subvention 

 

28 

1 

 

33 

2 

 

35 

Okänt 

 

12
1)

 

8 

Enbart Skottland 

15 

13 

 

23 

8 

1) Endast öppenvårdsläkemedel 
2) Perioden juni 2003-juli 2010 
Källa; KCE, 2009  

 

 

 

I Sverige tas ingen hänsyn till läkemedlets förväntade budgetpåverkan vid beslut 

av subvention, vilket förekommer i andra länder. I exempelvis Belgien tas subven-

tionsbeslutet av socialministern efter samråd med finansministern, varför budget-

implikationer kan få stor betydelse för beslutet (KCE, 2009). I England har 

läkemedlets kostnadseffektivitet stor betydelse för NICE rekommendationer. De 

uttalade gränsvärden om behandlingens kostnadseffektivitet som NICE hänvisar 

till i sina rekommendationer (£20 000 – £30 000) är fastställa utifrån budgetim-

plikationer. För särläkemedel har NICE i sina rekommendationer accepterat en 

kostnad per QALY som överstiger dessa gränsvärden (NICE, 2006).  

 

Enligt tillgänglig statistik är det en relativt frikostig tolkning av VBP-systemet 

som TLV tillämpar för särläkemedel i Sverige (se tabell 1). Av 29 identifierade 
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subventionsbeslut av särläkemedel i Sverige under perioden juni 2003 - juli 2010 

har endast ett läkemedel fått avslag och inte inkluderats i förmånen. För fem 

läkemedel begränsades beslutet till att enbart gälla en viss indikation (ett beslut) 

eller som andra eller tredje linjens läkemedel (fyra beslut). För sju läkemedel har 

myndigheten ställt villkor med krav på att komma in med ytterligare underlag för 

att minska osäkerheten i besluten. Det kompletterande underlag som efterfrågas är 

hälsoekonomisk analys (eller förbättrad sådan), hur läkemedlet används i klinisk 

praxis eller studier som styrker den kliniska effekt som företaget presenterat. En 

genomgång av besluten visar att hälften av ansökningarna saknade initialt 

hälsoekonomiskt underlag. Av dessa 15 beslut togs 9 beslut utan begränsning 

och/eller villkor. 
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2 Tillämpning av VBP för särläkemedel 
 
 
 

 

I detta kapitel ges exempel på hur TLV tillämpat VBP för tre särläkemedel. Dessa 

har valts ut utifrån olika perspektiv – läkemedlets nuvarande försäljningsvolym, 

att läkemedlet vid subventionsansökan fick avslag och att beslutet villkorades med 

begäran om ytterligare underlag.  Avslutningsvis inkluderas även ett läkemedel 

där VBP sannolikt skulle innebära en begräsning mot beaktan av de resultat om 

behandlingens kostnads-effektivitet som hittills presenterats internationellt.   

 

 

God kostnadseffektivitet  

Glivec var när det introducerades på marknaden år 2001 en ny typ av cancer-

läkemedel som redan initialt visade på mycket goda resultat på progressionsfri 

överlevnad för patienter med kronisk myeloisk leukemi (KML) (NICE, 2003; 

Läkemedelsverket, 2003; Druker m fl, 2006). Eftersom Glivec godkändes för 

subvention i Sverige av Riksförsäkringsverket före TLVs (dåvarande LFN) 

bildande, prövades inte Glivec initialt enligt VBP-principen. Den dokumenterade 

överlevnadsvinst som tidiga kliniska studier visade talar emellertid för att Glivec 

även skulle godkänts av TLV. Enligt NICE skattades kostnaden per QALY till 

£37 000 (ca 395 000 kr) för behandling av patienter i en kronisk fas jämfört med 

dåvarande alternativa behandling (Drummond m fl, 2007; 2008; NICE, 2003) – en 

kostnad per QALY som understiger de nivåer som TLV under senare år accepterat 

i motsvarande fall. År 2007 beviljades subvention för en alternativ läkemedelsbe-

handling (Sprycel) för patienter som utvecklat resistens för Glivec. Kostnaden per 

QALY hade skattats till ca 670 000 kr
3
.  

 

KML klassificeras som en sällsynt sjukdom – ca 80 patienter insjuknar årligen i 

Sverige (Regionalt Onkologiskt Centrum, 2010). Behandlingen med Glivec kostar 

ca 300 000 kr per patient och år (LIF, 2008) och läkemedlet står för ca en tredjedel 

(ca 211 Mkr år 2010) av den totala försäljningen av särläkemedel i Sverige 

(Apotekens Service AB, 2011; LIF, 2011).  

 

                                                 
3
 LFNs beslut 1976/2006 daterat 2007-03-02 
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Avslag 

År 2009 avslog TLV ansökan om subvention för särläkemedlet Kuvan – ett 

läkemedel för att behandla patienter med en genetisk störning av fenylketonuri 

(PKU)
4
. PKU är en sjukdom där patienten inte kan omvandla aminosyran fenyla-

lanin i kosten till en annan, vilket kan förorsaka hjärnskada. För att förebygga 

dessa behandlas patienten med särskild diet. I Sverige föds cirka 5 barn med PKU 

per år och sedan 1965 har cirka 200 barn upptäckts.   

 

Den kostnad per QALY som företaget presenterade vid ansökan om subvention 

översteg 1,3 Mkr vid tilläggsbehandling av Kuvan jämfört med enbart dietbehand-

ling och nämnden ansåg inte att Kuvan kunde betraktas som kostnadseffektiv för 

att bevilja ansökan. TLV övervägde även begränsad subvention till ungdomar (16 

och 18 år), men en kompletterande kostnadseffekt-analys kunde inte motivera en 

begränsning av subventionen till patientgruppen. Ett ytterligare alternativ över-

vägdes – enbart subvention för behandling av patienter som med Kuvan helt och 

hållet kunde avstå dietbehandlingen. Eftersom det saknades möjlighet att före 

påbörjad behandling identifiera de patienter som förväntas uppnå goda behand-

lingsresultat utan diet, valde TLV att inte bevilja subvention med begränsning.  

 

I detta sammanhang kan nämnas att den av landstingen tillsatta NLT-gruppen vid 

SKL menande bland annat att extra landstingstöd för behandling med Kuvan är 

motiverad för en liten grupp patienter där enbart dietbehandling är utan effekt, 

men inte till patienter som kan uppnå tillfredsställande resultat med enbart 

dietbehandling
5
. 

 

En process på fem år 

Särläkemedlet Duodopa används för behandling av svår Parkinsons sjukdom och 

ingår sedan 2008 i läkemedelsförmånen
6
. Beslutet hade redan då varit föremål för 

tre tidigare beslut, varav två villkorades med begäran om ytterligare hälsoekono-

miskt underlag
7
. I sin första ansökan hade företaget visat på positiva hälsoeffekter, 

men nämnden saknade en hälsoekonomisk utvärdering och tidsbegränsade be-

slutet med begäran om en sådan. Den hälsoekonomiska analys som presenterades 

ett år senare bedömdes däremot av nämnden ha så stora brister att den inte kunde 

användas för att bedöma om Duodopa kan betraktas som kostnadseffektivt eller 

inte. Kostnaden per QALY uppgick till 6 Mkr. Företaget fick återigen villkorad 

subvention på ytterligare 2,5 år.   

 

                                                 
4
 TLVs beslut 1310/2009 daterat 2009-12-18 

5
 NLT gruppens rekommendation till landstingen gällande landstingsstöd för behandling med 

Kuvan daterat 2010-03-12 
6
 LFNs beslut 395/2008 daterat 2008-06-25 

7
 LFNs beslut 1443/2003; 1680/2004;984/2007 
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Vid en tredje ansökan presenterade företaget en enligt nämnden väl genomförd 

hälsoekonomiskt studie, men kostnaden per vunnet QALY varierade mellan 1-4 

Mkr – en nivå som inte kunde motivera fortsatt subvention för Duodopa. Knappt 

ett år senare beslutande emellertid nämnden efter en förnyad ansökan att återigen 

inkludera Duodopa i förmånen. Den då bifogade hälsoekonomiska modellskat-

tningen visade på en kostnadseffektivitet på mellan 430 000 kr och 900 000 kr, 

beroende på antaganden om behandlingens effekt (Willis m fl, 2010). Den senare 

modellskattningen inkluderade även direkta kostnader för kommunala omvård-

nadsinsatser samt indirekta kostnader till följd av produktionsbortfall, d.v.s. hade 

ett bredare samhällsperspektiv jämfört med tidigare skattningar vilket gav en lägre 

kostnad per QALY jämfört med tidigare skattningar.   

 

År 2008 behandlades ca 100 personer med Duodopa och totalt uppgick läkeme-

delskostnaden för detta läkemedel till 49 Mkr år 2010 (Apotekens Service AB, 

2011). Även för Duodopa är behandlingskostnaden per patient och år hög – ca 

400 000 kr
8
.  

 

Svag evidens över patientens livstid 

Koagulationsfaktor VIII vid behandling av hemofili A är inte klassat som ett 

särläkemedel, men enligt Socialstyrelsen är denna blödarsjukdom en ovanlig 

sjukdom. Antalet patienter som idag ges förebyggande substitutionsbehandling i 

Sverige för svår eller medelsvår hemofili A uppskattas till drygt 300 personer och 

förskrivningen uppgick år 2010 till 488 Mkr (SBU, 2011; Apotekens Service AB, 

2011). 

 

Faktor VIII ingår i förmånen men har inte prövats av TLV och enligt VBP.  Vid 

TLV pågår en genomgång av läkemedel för blödningsrubbningar, vilken inklu-

derar behandling för sjukdomen hemofili. I förhållande till de studier som hittills 

presenterats internationellt kan VPB innebära en begränsning för framtida beslut 

om subvention för faktor VIII. Analyser av läkemedlets kostnadseffektivitet 

överstiger de nivåer som TLV hittills accepterat för subvention (se exempelvis 

Lippert m fl, 2005; Risebrough m fl, 2008).  

 

Antalet kostnadseffektivitetsanalyser av olika behandlingsstrategier är emellertid 

mycket begränsade och de resultat som presenteras visar dessutom på stora 

variationer i resultat. Skillnaderna kan till stor del förklaras av att de studier som 

skattningarna baseras på bygger på mycket små patientpopulationer och med svag 

evidens för effekter över patientens återstående livslängd. Som jämförelse kan 

nämnas att en profylaktisk behandlingsregim har använts i Sverige sedan 80-talet, 

vilket hittills har gett en möjlighet att följa patienter till 30 års ålder. I detta 

                                                 
8
 Se not 6 
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perspektiv kan nämnas att dagens patienter har i stort samma förväntade livslängd 

som befolkningen generellt. Vidare kan effekten på patientens livskvalitet till följd 

av den profylaktiska behandlingen inte bli så stor om patienten redan till följd av 

tidigare behandling redan har ledskador. Studier visar dessutom att vid profylak-

tisk behandling får kostnaden för läkemedlet (beroende på dos och doseringsinter-

vall) stor betydelse för resultatet. Även om såväl indirekta kostnader för minskade 

sjukskrivningsdagar och direkta kostnader för slutenvård var högre för en så 

kallad on-demand-behandling kunde det inte kompensera de högre läkemedels-

kostnaderna vid profylaktisk behandling (Steen Carlsson m fl, 2004a).  
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3 Analys  
 
 
 
 
Det finns i huvudsak två anledningar till att särläkemedel ska regleras annorlunda 

än andra läkemedel vid beslut om subvention. Den ena anledningen är de utbuds-

stimulerande drivkrafter som skapats för företagen i syfte att utveckla effektiva 

särläkemedel, såsom perioder av ensamrätt och avgiftslättnader för godkännande 

för försäljning. Läkemedelsmarknadens utveckling mot att kunna identifiera vilka 

patienter som kan tänkas svara på en viss typ av behandling (personalized 

medicin) innebär att patienturvalet blir allt mindre varför fler läkemedel kan i 

framtiden kan betraktas som särläkemedel (McCabe m fl, 2009). Denna utveck-

ling ökar kraven även på de ”nya” HTA-organisationernas beslutsordning för 

subvention att främja utbudet av särläkemedel.  

 

Den andra anledningen är efterfrågerelaterad och tar sin utgångspunkt i just 

särläkemedlets särdrag och dess svårigheter att uppfylla de hälsoekonomiska krav 

som VBP-principen ställer.  Hittills har subventions- och prissättningssystemet för 

läkemedel generellt utvecklats mot en långsiktigt hållbar läkemedelsmarknad och 

är ett effektivt optimerings- och resursallokeringsinstrument. Frågan är således om 

VBP-principen och dess utvärderingsmetoder kan utvecklas så att den överens-

stämmer med strävan om att främja innovationer av läkemedel även då antalet 

patienter är få. 

 

 

Efterfrågesidan 

De motiv som beskrivs i litteraturen (Huges m fl, 2005; McCabe m fl, 2006; 

Drummond m fl 2007; McCabe m fl 2007; Cookson m fl, 2008; Rosenberg-

Yunger m fl, 2009; Denis m fl, 2010) för att ett särläkemedel ska prissättas (värde-

ras) annorlunda i beslutsprocessen jämfört med vanliga läkemedel kan delas in i 

två grupper - dels egenskaper till följd av småskaligheten (scale), dels kontextuella 

egenskaper (scope).   

 

En ex-ante utvärdering av behandlingens kostnadseffektivitet kan försvåras av att 

sjukdomens sällsynthet (scale). Utvärderingen kan snarare liknas med en ex-post 

utvärdering där samtliga patienter som är aktuella för behandlingen redan är kända 

just på grund av sjukdomens sällsynthet. I en situation då patienterna är identi-
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fierade - ”identifiable victim effect” – kan alltid åtgärden betraktas som kostnads-

effektiv eftersom det kontrafaktiska förloppet är okänt. Liknelser kan göras med 

en räddningsinsats av en större olycka - exempelvis gruvolycka i Chile hösten 

2010 - då en ex-post utvärderingen endast anger hur mycket resurser som måste 

allokeras för att räddningen ska lyckas. Enligt Cookson, m fl (2010) står ”Role of 

rescue” i motsatsförhållande till principen om kostnadseffektivitet, eftersom 

räddningen är befogad oavsett kostnad. Ett sätt att undvika risken för identifiable 

victim effect är att basera ex-ante utvärderingarna på patientdata från flera länder.  

 

Med sjukdomens sällsynthet följer att beslut om subvention för ett särläkemedel 

förväntas få en begränsad budgetpåverkan. Detta skulle således vara ett skäl till att 

bevilja subvention för dessa läkemedel, vilket förekommer i vissa länder. Att 

argumentera utifrån läkemedlens begränsade budgetpåverkan för att motivera en 

högre prissättning är inte självklar – Glivec och Faktor VIII är exempel på detta 

sett till deras försäljningsvolymer i Sverige.  

 

Ett annat alternativ är att införa en nationell särskild budget för finansiering av 

läkemedel för behandling av sällsynta sjukdomstillstånd (jämför exempelvis 

Italien) eller för finansiering av särläkemedel. Men även en särskild nationell 

budget förutsätter en utvärderingsmetod för att kunna besluta vilket/vilka 

särläkemedel som ska finansieras via dessa öronmärkta medel.  

 

Att subventionera en behandling för att den omfattar mycket få patienter kan 

också ifrågasättas. Enligt McCabe m fl (2006) kan det jämföras med en situation 

då vi till varje pris räddar en person som befinner sig i en bil som är på väg att 

explodera, men avstår från att rädda passagerare i en jumbojet från samma 

situation - och då endast utifrån kriteriet att passagerarna är så många. 

 

Kontextuella egenskaper exemplifieras i litteraturen med att det saknas en 

alternativ behandlingsmöjlighet eller att läkemedlet är livräddande – d.v.s. de 

egenskaper som definierar ett särläkemedel och som idag ger marknadsexklusi-

vitet för företaget inom EU. Att motivera en högre värdering utifrån kriteriet att 

det inte finns någon annan behandling tillgänglig skulle enligt McCabe m fl 

(2006) kunna liknas med följande situation - finns det endast ett sätt att rädda en 

person från att avlida gör vi det oavsett var det kostar, men så snart vi har två olika 

sätt att rädda honom/henne måste vi avstå. Att bevilja subvention för ett läke-

medel utifrån kriteriet att läkemedlet är livräddande skulle innebära att samhället 

värderar en förbättring av hälsan högre om hälsoförbättringen består av ökad 

livslängd än ökad livskvalitet. Det skulle i sin tur innebära överprövning av 

QALY-begreppet som TLV tillämpar.  
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Myndighetens accepterade kostnad per QALY ska spegla betalningsvilja hos de 

individer som beslutet påverkar. TLVs tillämpning av VBP innebär att QALY-

värdet varierar beroende på vilken patientgrupp behandlingen tillfaller, d.v.s. 

tröskelvärdet är behovsanpassat och bestäms efter sjukdomens svårighetsgrad (se 

figur 1).  TLVs nuvarande tolkning av behovsbegreppet utgår från summan av den 

förväntade QALY-förlusten med nuvarande behandling. För särläkemedel och 

dess förekomst av kontextuella faktorer (scope) finns skäl att överväga om defini-

tionen av behov bör omfatta ett vidare begrepp än vad som inryms i QALY-skatt-

ningen (Drummond m fl, 2009). Inom transportforskningen finns exempelvis 

evidens för att kontextuella faktorer kan prissättas annorlunda. Willingness to pay 

(WTP) studier har visat att allmänheten har en högre betalningsvilja för att minska 

risken för olyckor under jord jämfört med en vägtrafikolycka ovan jord. Jones-Lee 

m fl (1995) har indirekt skattat att WTP för att minska risken för en tunnelbane-

olycka bör vara 50 procent högre jämfört med en vägtrafikolycka. Enligt förfat-

tarna grundar sig den högre värderingen enbart på kontextuella egenskaper såsom 

avsaknaden av kontroll och frivillighet samt om olyckan sker under/ovan jord och 

inte olyckans storlek och sällsynthet (scale). Även en studie av befolkningens 

preferenser för sällsynta sjukdomar visar också att sällsyntheten i sig inte ger 

högre preferenser (Desser m fl, 2010).  

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

Figur 1  Schematisk illustration över behovsanpassat tröskelvärde 
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Andra kontextuella faktorer som påverkar betalningsviljan är om risken för 

händelsen upplevs som mer eller mindre obehaglig (Savage, 1993; Carlsson, 

2004). Allmänhetens betalningsvilja för en riskreduktion kan också vara lägre om 

individerna upplever risken som okänd (Savage, 1993).  Studier har också visat att 

QALY-vinster som uppkommer genom akuta insatser, tenderar att ha ett högre 

värde än om livskvalitetsvinsten uppkommit vid planerad vård, vilket också tyder 

på att kontextuella faktorer har betydelse för betalningsviljan (Mason m fl, 2009). 

Steen Carlsson m fl (2004b) har visat att befolkningen har en högre betalningsvilja 

för att behandla patienter med diagnosen hemofili profylaktiskt jämfört med on-

demand-behandling när blödningen uppstår. En högre betalningsvilja motiverades 

med patientens möjlighet att få känna sig ”säker” i sina dagliga aktiviteter. Jämför 

t ex resultat från Viscusi m fl (1987) som fann att konsumenter var villiga att 

betala extremt stora premier för total riskminimering. 

 

 

Utbudssidan 

Metodologiska svårigheter att nå evidens om särläkemedlets medicinska effekter 

och ekonomiska konsekvenser på grund av avsaknaden av scale framförs i littera-

turen också som ett argument för att avstå från VBP-principen vid subventions-

beslut om särläkemedel. Inom de nya HTA-organisationerna pågår en utveckling 

mot Coverage with Evidence Development (CED), vilket innebär att subventions-

besluten villkoras genom att ställa krav på ytterligare evidens och omprövas när 

mer evidens finns tillgänglig (Hutton m fl, 2007). CED kan även vara en fram-

gångsfaktor för VBP och subventionsbeslut för särläkemedel, vilket inte minst 

exemplet med läkemedlet Duodopa visat. Med en bred samhällsekonomisk ansats 

och villkorat beslut med uppmaning till företaget att förbättra sitt hälsoekono-

miska underlag tillkom evidens som visade på god kostnadseffektivitet bland 

annat till följd av konsekvenser inom den formella och informella omvårdnaden i 

hemmet inkluderades i analysen (Willis, m fl, 2010).  

 

CED påskyndar upptaget av ny teknologi samtidigt som staten genom marknads-

access bidrar till FoU. Samtidigt innebär informationskrav höga kostnader och 

frågan är vilket värde som denna information har i förhållande till den kostnad 

som CED genererar – en kostnad som dessutom ökar i takt med att fler läkemedel 

blir föremål för villkorade beslut (Hutton m fl, 2007; Rosenberg-Younger m fl, 

2010).  En stor del av uppföljningskostnaden och risktagandet läggs idag på indu-

strin. För att minimera denna finansiella osäkerhet kan så kallade risk-sharing-

kontrakt utformas. Risk-sharing innebär att myndigheten kopplar en prestations-

baserad ersättning till läkemedlets framtida resultat. Risk-sharing kontrakt har 

använts för läkemedel för behandling av svårare indikationer, där behandlings-

alternativ saknas eller där det finns en osäkerhet i kliniska resultat och vissa menar 
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att det är för dessa läkemedel som risk-sharing borde ha bäst förutsättningar att 

uppnå sitt syfte (McCabe, m fl, 2009; Adamski, 2010). En avgörande faktor för att 

risk-sharing ska fungera är att prestationsmåtten är mätbara och att det finns till-

räckligt med data att kunna följa exempelvis behandlingsresultat i utvärderings-

syfte och dessutom till en rimlig kostnad (Towse m fl, 2010; MaCabe m fl, 2009; 

Adamski, 2010). Tidiga erfarenheter har exempelvis visat på höga transaktions-

kostnader och begränsade möjligheter till kontraktsuppföljning (Pugatch m fl, 

2010).  För särläkemedel och sällsynta sjukdomar är det därför nödvändigt att data 

inhämtas i nationella och i vissa fall globala kvalitetsregister och är överförbar 

mellan olika länder för att begränsa kostnaden för informationskrav vid subven-

tionsbeslut i olika länder.  

 

Vid avsaknaden av economics of scale är även ett internationellt samarbete ange-

läget mellan de nya HTA-organisationerna för att ge bättre förutsättningar att 

påskynda introduktionen av särläkemedel och begränsa FoU kostnaden. Vidare 

bör kraven från de nya HTA-organisationerna och godkännandemyndigheterna 

harmoniseras när det gäller de vetenskapliga råd som ges till företagen när läke-

medlet är under utveckling. I detta perspektiv accentueras även frågan om nuva-

rande finansieringsform för läkemedel för sällsynta sjukdomar i Sverige bör 

förändras, från som idag ett regionalt system till ett nationellt. 
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4 Avslutande konklusion  
 

 

 

 

För att främja forskning och tidigt införande av läkemedel för behandling av 

sällsynta sjukdomar bör dels policyförändringar / lagändringar, dels ytterligare 

FoU övervägas.  

 

På utbudssidan föreslår vi att företagen och berörda myndigheter som Läke-

medelsverket, TLV, Statens beredning för medicinskteknologi (SBU) och 

Sveriges Kommuner och Landsting genomför en försöksverksamhet i syfte att 

koordinera den kliniska information som behövs för att bedöma läkemedlets 

säkerhet och effekt med den ekonomiska evidens som behövs för att bedöma 

läkemedlets kostnadseffektivitet. Vi anser att läkemedel för sällsynta sjukdomar är 

utmärkta kandidater för ett utökat samarbete kring design av kliniska studier som 

kan besvara båda frågeställningarna. Vidare är det angeläget att skapa resurs-

mässiga förutsättningar att utveckla kvalitetsregister såväl nationellt som globalt 

för att förbättra förutsättningar för CED i samband med subventionsbeslut.  

 

På efterfrågesidan är det initialt angeläget att diskutera TLVs nuvarande tolkning 

av ”behov”. En breddad definition av begreppet kan innebära att TLV kan accep-

tera en högre kostnad per QALY p.g.a. speciella kontextuella förhållanden som 

gäller vid vissa ovanliga sjukdomar. Det behöver inte innebära några lagändringar 

utan är endast en modifierad tillämpning av kostnadseffektivitetsprincipen i 

kombination med principen om att individer med störst behov ska prioriteras i 

svensk sjukvård. 

 

Som exempel på ytterligare FoU finns ett unikt tillfälle att utnyttja data från ett 

europeiskt forskningsprojekt från 13 universitet i 10 länder. Inom det s.k. 

EuroVaQ-projektet har en stated prefence-studie genomförts som syftade till att 

direkt skatta individers betalningsvilja för en hälsovinst motsvarande ett QALY. 

En analys av detta material skulle kunna identifiera vilka faktorer som bidrar mest 

till att höga QALY- värden, de s.k. värde-drivande faktorerna.  

 

Vidare föreslår vi en diskussion avseende i vilken uträckning som innovations-

upphandling, och då en internationell sådan, är aktuellt för läkemedel för sällsynta 

sjukdomar. Behovet av innovationsupphandling ses som ett alternativ när mark-

naden inte hittar möjliga lösningar för fortsatt FoU (SOU 2010:56). Jämförelse 
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kan göras till den diskussion om lösningar som förs inom EU för utvecklingen av 

nya antibiotika.  

 

Slutligen förslår vi en separat budget för läkemedel för behandling av sällsynta 

sjukdomstillstånd. Ett decentraliserat kostnadsansvar inom landstingen kan 

begränsa läkemedlets tillgänglighet på grund av höga behandlingskostnader. En 

nationell budget kan överbrygga detta. Men den främsta anledning till en särskild 

budget är att VBP-principen har, trots allt, bäst förutsättningar att utvärdera ny 

teknologi och bedöma värdet av en sådan. Framför allt är det nationella organ, 

såsom Socialstyrelsen och TLV, som har kapacitet att tillämpa VBP. Enskilda 

landstingen har inte tillgång till den hälsoekonomiska kompetens som krävs. 

Dessutom kan incitament för att undvika överprövning vid upphandling leda till 

en prisjämförelse snarare än att jämföra behandlingars värden. En nationell budget 

för läkemedelsbehandling av sällsynta sjukdomstillstånd krävs för att VBP ska 

kunna utvecklas och tillämpas på särläkemedel. VBP är ett effektivt instrument för 

att stimulera innovationer för bättre hälsa.  
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