LINKOPING UNIVERSITY Etisk analys — ldkemedel for sallsynta
PRIORITERINGSCENTRUM tillstand — kommentar till TLVs
regeringsuppdrag

1(8)

Etisk analys — lakemedel for sallsynta tillstand — kommentar
till TLVs regeringsuppdrag

Lars Sandman, professor i hilso- och sjukvardsetik, forestdndare
Prioriteringscentrum, Link6pings universitet!.

Den etiska plattformen for prioriteringar inom svensk halso- och
sjukvard

Den etiska plattformen for prioriteringar bestar av tre principer som &r en helhet for
hur vi etiskt bor fordela hélso- och sjukvardens begransade resurser. I
propositionen som ligger till grund f6r att de infogades i hélso- och
sjukvardslagstiftningen presenterades den etiska plattformen pa foljande sitt (Prop
1996/97:60, s. 18):

Tre principer bor ligga till grund for prioriteringar inom varden:
- méanniskovirdesprincipen, alla manniskor har lika
varde och samma ritt oberoende av personliga
egenskaper och funktioner i
samhallet,
- behovs-solidaritetsprincipen, resurserna bor fordelas
efter behov,
- kostnadseffektivitetsprincipen, vid val mellan olika
verksambheter eller dtgarder bor en rimlig relation
mellan kostnader och effekt, matt i forbattrad hélsa och
forhojd livskvalitet, efterstravas.

Uttolkat ger den etiska plattformen féljande vagledning for hur fordelningen av
resurser bor se ut inom svensk hélso- och sjukvard:

e Ju storre svarighetsgrad ett tillstind har, desto mer resurser bor vi lagga pa
det tillstandet for att uppna en viss patientnytta for patientgruppen med
tillstandet.

e Resursanviandningen for att uppna en viss patientnytta bor vara rimlig.

e Vad som ar en rimlig resursanvandning i relation till patientnyttan bestams
framforallt av svarighetsgraden hos tillstdndet. Det innebér att ju hogre
svarighetsgrad, desto mer resurser kan vi ldgga pa tillstandet for att uppna

1Jag dr ensam ansvarig for de resonemang som fors i denna analys, men har fatt vardefulla
synpunkter fran Niklas Juth, professor i klinisk medicinsk etik vid Uppsala universitet, samt
Erik Gustavsson, universitetslektor i tilldmpad etik vid Linképings universitet.
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en viss patientnytta (eller uttryckt i termer av kostnadseffektivitet, desto
mindre kostnadseffektiv kan en sddan insats vara). Att den ska vara rimlig,
kan ses som en signal om att dven for en mycket hog svarighetsgrad kan vi
inte acceptera en hur 1ag kostnadseffektivitet som helst.

e Vad som ar en rimlig resursanviandning i relation till patientnyttan, kan
sagas bero pa tillgangen pa resurser i systemet och dirmed vilken
alternativkostnad resurserna har for andra patientgrupper.

e For patientgrupper med tillstand av likvardig svarighetsgrad, bor vi
efterstrava tillgang till jamlik vard och idealt 4ven, jamlikt halsoutfall.

e Faktorer som inte ir etiska relevanta enligt den etiska plattformen, bor inte
paverka den jamlika tillgangen till behandling for patienter med likvardig
svarighetsgrad. I propositionen pekas foljande aspekter ut i relation till
maéanniskovardesprincipen, &ven om det inte ar helt klart hur detta ska tolkas
(se resonemang kring alder nedan):

o Social situation/stéllning
o Ekonomisk situation

o Kronologisk alder

o Tidigare livsstil

e En mer generell tolkning av minniskovirdesprincipen ar dock att dven
andra irrelevanta faktorer inte bor spela roll for patienters jamlika tillgang
till behandling vid likvardig svarighetsgrad. Exempelvis, som diskuteras
nedan, marknadsdynamik i relation till en patientgrupps storlek.

e Kriteriet om likvardig svarighetsgrad baseras pa att den etiska plattformen
tillater en vikande resurstickning i takt med vikande svarighetsgrad.
Patientgrupper kan alltsa inte nodvandigtvis forvanta sig jamlik tillgéng till
vard oavsett svarighetsgrad. I behovs-solidaritetsprincipen sigs det att
patienter med lindrigare tillstind méste vara villiga att, i solidaritet, sta
tillbaka for patientgrupper med svarare tillstand.

Den etiska plattformen i relation till TLVs forslag

I denna etiska analys berors TLVs forslag om sarskild hantering for 1akemedel i
form av en hogre accepterad kostnad per QALY &n idag, utifran féljande
kategorisering;:

- Tillstind med mycket hog svarighetsgrad, dar langvarig forlust av
livskvalitet och manga forlorade levnadsar viktas hogt.

- Firre &n 50-100 patienter, baserat pa prevalens i Sverige och
lakemedlets totala anvandningsomréade.

For att frigora resurser for att kompensera for den okade kostnaden for denna
sdrskilda hantering foreslas att man sanker kostnadseffektivitetstrosklar for
vanligare tillstand.

I min tolkning ger foreslagen upphov till fyra olika principiella etiska
fragestillningar (som jag behandlar var och en i den f6ljande analysen):
- Ar det forenligt med den etiska plattformen att ha léigre krav pa
kostnadseffektivitet for séllsynta tillstand?
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- Ar det forenligt med den etiska plattformen att ett sidant undantag ir
forbehallet tillstand med mycket hog svarighetsgrad?

- Ar det forenligt med den etiska plattformen att ge sirskild vikt vid tillstdnd
som innebar en langvarig forlust av livskvalitet eller forlust av ménga
levnadsar?

- Ar det forenligt med den etiska plattformen att héja kraven pa
kostnadseffektivitet for vanliga tillstdnd for att frigora resurser till dessa
forslag?

Lagre krav pa kostnadseffektivitet for sallsynta tillstand

Enligt beskrivningen tidigare i rapporten forefaller det rimligt att anta att for
mycket sallsynta tillstdnd s& innebar den mindre globala marknaden for ett
lakemedel for sddana tillstand att priset behover vara hogre per patient for att
kunna ge tillrackliga incitament for att utveckla lakemedlet. Detta dven givet de mer
formanliga villkor som rader for dessa lakemedel i det regulatoriska systemet. Exakt
hur incitamenten paverkas, hur stor den extra kostnaden behover vara och vilka
lakemedel eller patientgrupper som behover ha en hogre kostnad tas inte hansyn till
i denna analys.

Ett hogre pris per patient innebar en lagre kostnadseffektivitet, i jamforelse med
lakemedel som har en motsvarande patientnytta men ett lagre pris. Om vi behover
acceptera en lagre kostnadseffektivitetsniva for att patienter med sallsynta och
vanliga tillstdnd, ska fa likvardig tillgéng till lakemedel om de har likvardigt svara
tillstdnd, sa ger den etiska plattformen stod for detta (se Carlsson et al 2012,
Sandman och Gustavsson 2017). Detta eftersom den marknadsdynamik som ger
upphov till skillnaden i pris kan ses som en irrelevant faktor enligt
manniskovardesprincipen.

Den etiska plattformen kan alltsa sdgas ge principiellt stod till lagre krav pa
kostnadseffektivitet for sdllsynta tillstind om det dr nédvandigt for att 6ka den
jamlika tillgdngen till ldkemedel i relation till likvardigt svara vanliga tillstand.

Fokus pa tillstand med mycket hog svarighetsgrad

Det ar viktigt att pAminna om att ett argument som drar i motsatt riktning till att
acceptera en forhojd kostnadseffektivitetstroskel ar den 6kade alternativkostnad
som det innebar (och den darmed forknippade paverkan pa andra patienters hélsa i
systemet). Detta innebar att det finns skal att vara relativt restriktiv med i vilken
utstrackning man applicerar ett forhojt troskelvarde for tillstdnd. Enligt den etiska
plattformen har vi starkare skal att 14gga resurser pa tillstind med hogre
svarighetsgrad, och plattformen implicerar dven att det ar mer angelédget att uppna
jamlik tillgéng till behandling for tillstdind med hogre svarighetsgrad. Darav foljer
att tillstdnd med mycket hog svarighetsgrad bor omfattas av ett forhojt troskelviarde
om det dr nodvandigt, utifrain marknadsdynamiken, for att tillgodose en mer jamlik
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tillgang till vard i relation till vanliga tillstand. For tillstand med storre global
prevalens (dven om inte vanliga), sa forlorar dock marknadsdynamikargumentet sin
kraft, och det bor vara mojligt att tillgodose en jamlik tillgdng dven med hansyn till i
dagsliget accepterade troskelvarden for vanliga tillstdnd, 4ven om det ror sig om
tillstdind med mycket hog svarighetsgrad.

Borde aven tillstdind med hog (men inte mycket hog) svarighetsgrad omfattas av
forhojda troskelvarden? Detta dr en avvagningsfraga dar det ar svart att ge nagot
principiellt svar. Huruvida det generellt dr lampligt att utstrdcka den férslagna
andringen av troskelvarde dven till tillstdnd med lagre svarighetsgrad beror pa hur
det paverkar patienter i 6vrigt inom systemet. Om det gar att gora utan att det
drabbar patientgrupper med lika hog svarighetsgrad och deras tillgang till
behandling negativt, sa kan det finnas skal att gora det — men den ldagre
svarighetsgraden innebar att det finns starkare skal att begransa en sddan ordning
med tanke pa alternativkostnaden. Om det alltsa behover goras en avgransning sa
att inte alternativkostnaden blir for hog, sd ar det inte orimligt att gora den mellan
mycket hég och hog svarighetsgrad.

Sarskild vikt vid tillstand som innebar en langvarig forlust av
livskvalitet eller forlust av manga levnadsar

For de patientgrupper dar TLV foreslar en forhgjd kostnadseffektivitetstroskel,
laggs sarskild vikt vid grupper dar det innebir en langvarig forlust av livskvalitet
eller av manga levnadsar. Ger den etiska plattformen utrymme for att gora ett
sadant stillningstagande?

Om vi inleder med att ta hansyn till 1dngvarig forlust av livskvalitet. Detta ar kopplat
till varaktigheten av tillstindet. Enligt den proposition som ligger till grund f6r den
etiska plattformen sigs det:

“Hur stort behovet dr beror av sjukdomens svarighetsgrad, men
sannolikt ocksé av dess varaktighet.” (Prop. 1996/97:60, s. 20)

Den etiska plattformen forefaller alltsa tillata hansyn till varaktigheten av
tillstindet, och det impliceras att en 1ang varaktighet och darmed en langvarig
forlust av livskvalitet dr varre dn en kortvarig sddan. En komplicerande faktor i
detta sammanhang dr ménniskovirdesprincipens skrivningar om kronologisk &lder,
eftersom ett kroniskt tillstdind som drabbar i yngre &dlder kommer, allt annat lika, ha
en langre varaktighet dn ett tillstdind som drabbar i hogre élder. Propositionen
uttalar sig pa foljande sitt om kronologisk alder:

”Utifran principen om alla manniskors lika varde ar det hilso- och
sjukvardens uppgift att i storsta majliga utstrackning ge alla den vard
de behdver och kan tiankas ha nytta av. Hos aldre ar det da viktigt att
skilja pa kronologisk och biologisk alder. Kronologisk alder ar
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bestamd av fodelsedatum, medan biologisk alder &r ett mer vagt men
anda medicinskt bedombart begrepp.

Det skulle strida mot de etiska principerna att sirbehandla ndgon en-
bart pa grund av kronologisk alder. Det finns heller inga skal att
tillampa generella kronologiska dldersgréanser vid stéllningstagande
till medicinska atgiarder. Daremot ingar nedsatta fysiologiska reserver
i bedomningen av vad enskilda éldre patienter kan tillgodogora sig i
form av medicinska atgédrder. En gammal person har siamre
forutsattningar att Prop. 1996,/97:60 klara av en viss behandling.
Riskerna vid vissa operationer kan dessutom 6ka nér kroppens
kondition avtar varvid nackdelarna kan bli storre dn fordelarna.
Risken for allvarliga komplikationer kan ocksa bedémas som
oacceptabelt stor.

Alder i sig skall siledes inte ha nigon betydelse ur prioriterings-
synpunkt. Det dr den totala bedomningen av patientens behov och
hur patienten kan tillgodogora sig varden som skall avgora
insatserna.” (Prop. 1996/97:60, s, 23-24)

Har sigs alltsé att kronologisk alder i sig inte ska spela ndgon roll, eller att ndgon
ska sarbehandlas enbart pa grund av kronologisk alder. Inte heller bor man tillimpa
generella kronologiska aldersgrianser vid stillningstagande till medicinska atgéarder.
Att viga in varaktigheten hos ett tillstind som paverkar livskvaliteten negativt, har
dock endast ett indirekt samband med kronologisk alder. Ett langvarigt men
overgaende tillstind som pagar under 10 ar och drabbar en 20-aring, ar mindre
allvarligt 4n ett livslangt tillstdind som drabbar en 65-aring med en forviantad
overlevnad pa 20 ar. Detta visar dven att man genom att ta hiansyn till varaktigheten
hos ett tillstand inte heller enbart beaktar den kronologiska aldern eller att det
medfor att man tillampar kronologiska aldersgrianser.

Kan vi resonera pa motsvarande satt nar det géller en stor livslangdsforlust. Detta
ar inget som explicit tas upp i propositionen, till skillnad fran varaktigheten. Hur
stark koppling detta kommer ha till den kronologiska alder beror pa vad som ar
referensvirdet for att bedoma huruvida nagon kommer att lida en stor
livslingdsforlust. Ar det den totala beddmningen av patientens individuella
biologiska tillstdnd, eller ar det snarare den friska normalbefolkningens forvintade
livslangd som ar referensvardet.

Om en i Gvrigt frisk 20-dring drabbas av ett livshotande tillstdnd dir patienten
kommer att avlida inom kort om ingen behandling ges (och for vilket det finns en
livsforlangande behandling som vi 6vervéager hur vi ska prioritera) — sa kan hens
potentiella individuella livsldngdsforlust vara i storleksordningen 60 &r. Detta
eftersom om man lyckas héva det livshotande tillstandet, sa kan patienten forvintas
ha liknande forviantad livslangd som sin dlderskategori. Om en multisjuk 20-aring
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med ett flertal tillstind som riskerar att forkorta hens livslingd, drabbas av samma
livshotande tillstdnd — s& ar hens potentiella individuella livslangdsforlust
formodligen betydligt 14gre dn 60 ar. I detta fall utgar vi fran personens biologiska
alder, och den kan vara densamma for en 20-aring som for en 70-aring eller 80-
aring under vissa omstandigheter.

Om vi daremot anvander den friska normalbefolkningen som referensvarde for
dessa tva 20 aringar, sa kommer bada tva ha samma potentiella livslangdsforlust.
Med ett sddant angreppssitt kommer alltsa den kronologiska élder har ett starkare
samband med den livsldngdsforlust som en person kan drabbas av i olika aldrar.
Uttryckt pa ett annat sitt, den potentiella livslangdsforlusten pa 60 ar som kan
drabba en 20-aring, ar omojlig att uppna for en 70-aring (givet nuvarande
forvintade livslingd for den svenska befolkningen). Aven om det inte 4r den
kronologiska aldern i sig, och inte heller enbart den kronologiska aldern, s kommer
detta angreppssitt ha ett starkare samband med kronologisk &lder &n den mer
individuella referensramen ovan. Samtidigt kommer dven i detta fall den biologiska
dlder vara en relevant komponent, eftersom den kan paverkan vilken prognos
personen har med detta livshotande tillstind och darmed hur stor den potentiella
livslangdsforlusten blir. Framforallt kommer den biologiska aldern att paverka den
potentiella patientnyttan och ddrmed den 6vergripande prioriteringen.

Bor detta senare sitt att resonera ses som alderdiskriminerande ur ett etiskt
perspektiv (hir gors ingen bedomning av huruvida det uppfyller legala krav pa
aldersdiskriminering)? Lat oss betrakta livslangd (dtminstone om livet har en
tillracklig livskvalitet) som ett virde for oss som personer, dir det ar bittre att ha en
langre an en kortare livslangd ur ett individuellt perspektiv (allt annat lika och
kanske upp till en viss punkt dar livet inte langre blir vart att leva). Om vi utifran
detta jamfor tva olika personer eller grupper av personer som har levt olika ldnga
liv, 14t oss sdga 20 respektive 70 ar, sa forefaller den person eller grupp som levt
langre (70 ar) fatt ut mer varde i termer av livslangd 4n den andra gruppen (som
levt 20 &r). Att prioritera sa att den grupp som fatt en kortare livslangd har
mojlighet att uppna eller nirma sig den grupp som fétt den langre livslangden kan
da ses som en insats motiverad av rattvisa snarare dn som en diskriminering.
Snarare skulle det kunna ses som diskriminerande att gynna den grupp som fatt en
langre livslangd, om det sker pa bekostnad av den grupp som fatt den kortare
livslangden. Det ar alltsd inte uppenbart att detta sitt att betrakta
livslangdsforluster skulle vara aldersdiskriminerande utifran ett etiskt perspektiv.
Snarare skulle det kunna ses som omvint aldersdiskriminerande att inte viga in
livslangdsforluster pa detta sitt genom att det skulle kunna missgynna yngre
aldersgrupper utifran idén att livslangd har ett véarde for personer.

Ar det forenligt med var nuvarande etiska plattform och de skrivningar som finns
kring kronologisk alder i forarbetena? I praxis har vi hittills undvikit denna typ av
hénsyn i den svenska hilso- och sjukvardskontexten eftersom det har gjorts en
tolkning att det skulle kunna var oforenligt. Eftersom det inte finns nagot juridiskt
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utslag i denna fraga, dr det svart att veta om detta ar i linje med de legala
forutsiattningarna. De stillningstaganden som gjordes kring biologisk élder i
Socialstyrelsen riktlinjer for prioriteringar inom intensivvarden har kritiserats for
att inte vara i linje med legal praxis eller reglering (Vahlne Westerhill 2020).
Huruvida detta endast ar ett uttryck for ett stallningstagande av en forskare inom
akademisk juridik eller dven ska ses som den officiella héllningen undandrar sig
min bedémning. Som noterats ovan, sa kan man ju hivda att fragor om
livslangdsforlust inte handlar om att enbart vaga in kronologisk alder eller att det ar
den kronologiska éldern i sig som vigs in, &ven om denna har ett starkt samband
med den kronologiska dldern. Likas3, eftersom det ar andra faktorer dn endast
svarighetsgrad som paverkar prioriteringen, s kommer inte det slutgiltiga
prioriteringsbeslutet (dven om det baseras pa denna form av
livslangdsforlustbedomning) att vara baserad pa kronologisk alder i sig eller enbart
kronologisk alder. Min generella bedomning ar dock att den etiska plattformen ar
svartolkad pa denna punkt och att det darmed kan krivas etisk forsiktighet i
huruvida man genomf6r en sadan forandring utan en utokad etisk och juridisk
analys. Har kan det kréavas fortydligande fran lagstiftaren.

Hojda krav pa kostnadseffektivitet for vanliga tillstand for att
frigora resurser

Den okade kostnaden for att genomfora ovanstdende forslag for att oka tillgangen
till 1akemedel for sillsynta tillstdnd méste tas nagonstans ifran. Om detta ska ske
inom ramen for existerande budget for lakemedelsformanen, innebar det att
resursanvandningen inom andra omraden maste effektiviseras eller s méaste annan
behandling ransoneras.

Generellt, om vi utgar fran den etiska plattformen och behover gora omprioritering
av resurser for att tillgodose en mer jamlik behandling av tillstind med mycket hog
svarighetsgrad sa bor den generellt goras enligt foljande prioriteringsordning:

e I forsta hand effektivisera resursanvandningen.

¢ I andra hand ransonera behandling av lindriga tillstdnd

e Itredje hand ransonera behandling av méttliga tillstand.

e I fjarde hand ransonera mindre kostnadseffektiv behandling av tillstand

med hog — mycket hog svérighetsgrad.

De kostnadseffektivitetstrosklar som tillimpas i nuldget av TLV {or vanliga tillstand
har inte sin grund i en explicit etisk analys utifrdn den etiska plattformen, utan ar
snarare ett implicit resultat av tidigare fattade beslut som i sin tur resulterat i vissa
nivaer for accepterade kostnadseffektivitetstrosklar givet viss svarighetsgrad (se
exempelvis Svensson et al 2015). Om dessa visar sig for hoga for att tillgodose den
etiska plattformens krav for hela systemet, dvs. behover justeras for att helheten
bittre ska vara i linje med den etiska plattformen, sa finns det etiska skil att gora en
sadan justering. En sddan justering bor dock principiellt folja den
prioriteringsordning som listas ovan. Kan TLV effektivisera lakemedelsformanen
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genom att sinka priserna for lakemedel for vanliga tillstand eller genom att
fortsattningsvis acceptera en lagre kostnadseffektivitetstroskel for vanliga tillstand,
utan att tillgangen till dessa lakemedel forsamras, sa bor det ske i forsta hand. Om
en sadan prissankning, eller ett sddant sankt troskelvirde innebar att tillgdngen till
lakemedel minskar, kan en sdidan minskad tillgang accepteras for att oka tillgangen
for tillstand med mycket hog svarighetsgrad om den i forsta hand drabbar lindriga —
mattliga tillstdnd. Om detta riskerar att Aven minska tillgangen till 1akemedel for
tillstdnd med hog till mycket hog svarighetsgrad — sa kravs storre forsiktighet.
Generellt, att omfordela resurser pa ett satt som innebar att en mindre grupp med
mycket hog svarighetsgrad far tillgang till behandling, pa bekostnad av en storre
grupp med likvardig svarighetsgrad, innebar en total etisk forlust enligt den etiska
plattformen eftersom det minskar jamlikheten i systemet for grupper som bor
behandlas likvardigt (dvs utgadngspunkten for att vi accepterar en forandring enligt
ovan). Om det sker pa ett satt som innebar att man minskar tillgdngen till mindre
kostnadseffektiv behandling for tillstdnd med likvardig svarighetsgrad, for att 6ka
tillgangen till mer kostnadseffektiv behandling kan det vara acceptabelt. Det dr dock
vasentligt att se hur detta mer systematiskt paverkar de patientgrupper som
drabbas negativt av detta. Eftersom ménga av de behandling som kommer in i
lakemedelsformanen for tillstaind med hog till mycket hog svarighetsgrad gor detta
precis under gransen for vad som ar en acceptabel kostnadseffektivitetsniva — s ar
detta dock kanske mer av en teoretisk méjlighet.
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