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Sammanfattning

Lakemedelsverket har fatt i uppdrag att ta fram ett forslag till en samverkansplattform for
nationella aktorer for mojlighet till Tidig dialog vid utveckling och introduktion av nya
ladkemedel.

For att genomfora uppdraget har en gemensam arbetsgrupp skapats tillsammans med andra
nationella aktorer for att klargora behov och syfte med en samverkansplattform samt dess
relation till aktuella nationella och europeiska processer.

Baserat pa den genomforda behovsanalysen, kartlaggningen och pa erfarenheter fran
genomforda aktiviteter har ett gemensamt forslag till samverkansplattform modellerats.

De dvergripande slutsatser och forslag som arbetet resulterat i &r:

e Tidig dialog kan bidra till mer val férberedd introduktion och uppféljning av nya
ldkemedel genom att tidigt kunna identifiera utmaningar, behov och l6sningsférslag.

e Det finns behov av en samverkansplattform mellan nationella aktorer for dialog redan
fran 6vergripande konceptutveckling av nya lakemedelsprinciper.

e Plattformen medfér 6kad mojlighet for aktérssamverkan och patientmedverkan
nationellt och internationellt.

e SKL/Landsting rekommenderas ta ansvar for koordinatorfunktionen och fa mandat att
driva samverkansplattformen.

o Erforderliga resurser for koordinering och genomférande av moten behdver allokeras
till koordinatorn.

e Samverkansplattformen initieras som en I6pande arlig process med aktorsvis
omvaérldsspaning och gemensam prioritering samt genomférande av ett Tidigt
dialogmote.

o Samverkansplattformens arbete rekommenderas starta vid arsskiftet 2018/19 och
foljas upp kontinuerligt under de forsta 2-3 aren for att ytterligare utveckla arbetsséatt
och utvérdera effekt.
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1. Uppdraget

1.1. Regeringsuppdrag och NLS-aktivitet
Regleringsbrev till Lakemedelsverket 17 03 23

NLS 2.1 - Nationell aktérssamverkan for mojlighet till Tidig dialog vid utveckling och
introduktion av nya lakemedel

Lakemedelsverket ska ta fram ett forslag till en samverkansplattform for nationella aktorer
som ar involverade i utveckling och introduktion av nya lakemedel. Plattformen ska bygga pa
en processmodellering och behovsinventering. Den ska mojliggora en sa Tidig dialog som
mojligt i utvecklingsprocessen for lakemedel och 6ka forutsattningarna for proaktivitet, dels
genom att tidigt kunna identifiera utmaningar och behov, dels genom att identifiera
I6sningsforslag. Uppdraget ska bedrivas i enlighet med beskrivningen av aktivitet 2.1 i
handlingsplan 2017 inom Nationella Lakemedelsstrategin. Uppdraget ska redovisas till
Regeringskansliet (Socialdepartementet) senast den 30 april 2018.

For detaljerad beskrivning av aktivitet 2.1 i Handlingsplan 2017, var god se bilaga 1.

1.2. Samradsgruppens tolkning av uppdraget

Lakemedelsverket (LV) har tillsammans med 6vriga aktorer i samradsgruppen gemensamt
tolkat uppdragets syfte, mal och avgransningar.

1.2.1. Syfte

Syftet med nationell aktérssamverkan for Tidig dialog vid utveckling och introduktion av nya
ldkemedel dr att tidigt identifiera betydande utmaningar och sarskilda behov vid inférande av
nya lakemedel och darmed oka forutsattningarna for att introduktionen och anvéndningen av

nya lakemedel ska bli sa vl forberedd som majligt.

1.2.2. Projektmal

Projektets mal ar att ta fram ett forslag till samverkansplattform for nationell
aktorssamverkan for nationella aktorer involverade i utveckling och introduktion av nya
lakemedel. De detaljerade fragestallningarna och projektmalen framgar i tabellen (kolumn 1)
i bilaga 2.

1.3. Omfattning och avgransning

Tidig dialog ska ske sa tidigt under lakemedelsprocessen att nddvandiga omstallningar av
ruteriner och arbetssatt hinner identifieras och atgardas. Tidig dialog bor dock prioritera
koncept som har visat klinisk validitet eller dar konceptets kliniska validering dr néra
forestaende med tanke pa den héga misslyckandefrekvensen i tidig lakemedelsutveckling.
(Begreppet Tidig dialog beskrivs mer utforligt i kapitel 5.1).

Dialogen skall fokusera pa nya terapikoncept och behandlingsprinciper till skillnad fran den



redan etablerade processen for nationellt ordnat inférande som huvudsakligen hanterar
enskilda produkter och produktgrupper. Tidiga dialogmdten for att hantera enskilda produkter
skulle kunna begransa forutsattningarna for flera aktorer att delta da det kan vara
problematiskt i relation till respektive akttrs uppdrag.

Mojligheten till tidig aktérsammansatt dialog bor inte begransas till produkter som inkluderats
inom t.ex. Adaptive Pathways-initiativ och/eller som PRIME projekt (fér ndrmare beskrivning
av dessa begrepp se kapitel 7) da det inte nddvandigtvis ar sa att viktiga nya koncept eller
terapiformer endast hanteras inom ramen for dessa initiativ.

Vissa aktorer har uttryckt ett intresse for en Tidig dialog dven i en dnnu tidigare fas i
lakemedelsutvecklingen an den som har foreslas. Detta skulle vara en dialog baserat pa
medicinska behov, mojliga farmakologiska och patofysiologiska mekanismer innan specifika
lakemedelskandidater selekterats. En sa Tidig dialog bedoms dock inte vara realistisk att fa
genomslag pa nationell niva da foretagens lakemedelsutveckling drivs globalt. En sadan
diskussion skulle déarfér med fordel drivas i mer internationella sammanhang, mojligen som
en Innovative Medicine Initiative (IMI)-aktivitet eller liknande.

Det ligger inte inom ramen for uppdraget att genomfora pilotstudier eller operativt préva
mojligheterna till Tidig dialog.

2. Samrad

Enligt Nationella lakemedelsstrategins (NLS) handlingsplan 2017 skall LV genomféra
projektet i samarbete med Sveriges Kommuner och Landsting (SKL), Tandvards- och
lakemedelsformansverket (TLV), Lakemedelsindustriforeningen (LIF), Socialstyrelsen och
vid behov 6vriga myndigheter. Modellutvecklingen behdver dessutom involvera
patientrepresentanter samt de strukturer som finns inom landstingens Samverkansmodell for
Lakemedel och andra relevanta organisationer och myndigheter.

Forslaget till tidig aktérsammansatt dialog har arbetats fram av en gemensam samradsgrupp
med representanter for SKL/Landsting, TLV, Socialstyrelsen, LIF och LV och med en
styrgrupp med representanter for SKL/Landsting, TLV och LV. Arbetet har skett under LV:s
ledning och rapporteras till Socialdepartementet av LV.

3. Introduktion/bakgrund

Projektet utgor ett regeringsuppdrag i LV:s regleringsbrev for 2017 och en aktivitet 2.1 i
NLS). Uppdraget bygger vidare pd NLS-aktiviteter 6.6 Stegvist godkannande och inférande
av nya lakemedel samt 2.1 Nationell samverkan for utveckling av stegvist godkannande.
Detta regeringsuppdrag 16per mellan april 2017 och 1 maj 2018.

Utifran slutsatser fran tidigare aktiviteter inom NLS sasom Behovsanpassad utvecklingsvég
och Ordnat inférande behdver den nationella samverkan mellan berérda aktorer utvecklas
ytterligare. Ur ett lakemedels livscykelperspektiv behovs det beredas mojlighet for
aktorssamverkan redan tidigt i utvecklingsprocessen.

Under varen 2016 genomfordes en workshop inom davarande NLS-aktivitet 2.1, dér berorda
nationella aktorer samlades kring ett konkret utvalt sjukdomsomrade, Alzheimers sjukdom,
for vilket en ny typ av sjukdomsmodifierande lakemedelsbehandling kan bli aktuell inom
nagra ar. Workshopen belyste tydligt behovet av en Tidig dialog mellan aktorerna under tidig
fas av lakemedelsutveckling vid speciellt omdanande terapiframsteg. Exempelvis sags behov
inom kunskapsstyrning, diagnostik, organisatoriska fragestallningar samt ekonomiska


http://www.esv.se/statsliggaren/regleringsbrev/?RBID=18340
http://www.regeringen.se/contentassets/0df8d5f608174e4c8bf3eec0d26be514/handlingsplan-2017-inom-nationella-lakemedelsstrategin-webb.pdf
http://www.regeringen.se/contentassets/0df8d5f608174e4c8bf3eec0d26be514/handlingsplan-2017-inom-nationella-lakemedelsstrategin-webb.pdf

fragestallningar bl. a. kring styrning, och forskjutning av resurser mellan kommun och
landsting.

En av de synpunkter som ocksa framfordes vid workshopen var att det ur ett
processperspektiv vore en fordel om den operativa delen av denna typ av Tidig dialog kunde
kopplas till de etablerade processerna inom nationellt ordnat inférande, inklusive horizon
scanning. Som ett forsta steg skall i den nu aktuella aktiviteten en processmodellering och
behovsinventering fokuserat pa Tidig dialog under lakemedels utvecklingsprocess
genomforas for att ge forslag till en sddan samverkansplattform for Tidig dialog.

4. Genomforandet av uppdraget

For att ta fram ett forslag pa en samverkansplattform for nationell aktdrssamverkan och Tidig
dialog for nationella aktorer involverade i utveckling och introduktion av nya lakemedel har
en samradsgrupp skapats tillsammans med andra nationella aktérer. En gemensam
behovsdiskussion har genomforts for att klargdra och vidare definiera syftet med en
samverkansplattform. En kartlaggning av etablerade processer som nationellt ordnat inférande
med horizon scanning och nationella aktorers atagande i nationella, internationella aktiviteter
som ar relevanta vid introduktion av nya lakemedel har genomforts for att ge underlag att
definiera rollen for en nationell samverkansplattform for Tidig dialog vid utveckling och
introduktion av nya lakemedel.

Arbetet har utférts genom informationsinhamtning, intervjuer, dialoger, workshops.
Slutsatser baseras dven pa arbete och erfarenheter fran féregaende NLS-projekt.

Utifran den genomforda behovsanalysen och kartlaggningen har ett forslag till
samverkansplattform for Tidig dialog vid introduktion av nya lakemedel frammodellerats.

Projektets olika detaljerade fragestallningar, metoder, delmal och resultat ar presenterade
tabellariskt i bilaga 2. Slutresultaten avseende forslag till processmodell och
samverkansplattform presenteras i kapitel 5.

5. Resultat

5.1. Tidig dialog

Begreppet Tidig dialog kan behdva en tydligare beskrivning i detta sammanhang. Tidig dialog
skall ske i sa god tid innan godkannande och lansering av den nya terapiformen sa att
nddvéandiga omstéllningar av berdrd organisation, rutiner, arbetssatt och forutsattningar for
uppfdljning hinner identifieras och forberedas. Dessutom ger det béattre mojligheter till en
gemensam forstaelse av berdrda aktorers behov vid en tidpunkt da det annu kan finnas
forutsattningar att gora insatser for att tillsammans moéta behoven.

Dialogen ar alltsa tidig i lakemedelsutvecklingsprocessen av konceptet ifraga och i god tid
innan bredare introduktion av enskilda produkter (se figur 1).
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Figur 1. Processen for Tidig dialog i relation till 1akemedelsutvecklingsprocessen och i
relation till nationellt ordnat inférande.

De former for samverkan/dialog som forekommer i dagslaget ar fokuserade pa enskilda
produkter som dr i senare faser av utvecklingsprocessen &n den som Tidig dialog siktar mot.
En numera véletablerad nationell dialog &r den mellan industrin och sjukvarden inom ramen
for nationellt ordnat inférande med fokus pa specifika produkter eller produktgrupper som
forvantas bli godkanda inom ca ett ar, d.v.s. produkter i fas 11 eller fas I1l. Industrin har ocksa
i regel en dialog med regulatoriska myndigheter genom vetenskaplig radgivning vanligtvis
fr.o.m. Fas Il. | vissa fall forekommer parallell regulatorisk radgivning med HTA-
myndigheter. Regulatorisk och parallell radgivning forekommer bade pa europaniva
(EMA/EUnetHTA) Yoch nationellt (L\/ TLV). Tidig dialog bor lampligen ske d& merparten
av produkter &r under konceptutveckling och tidig klinisk prévning for att ge tid och bésta
mojligheter till forberedelser och omstéllningar for aktorerna.

Tidiga kliniskt oprovade koncept fallerar ofta under fortsatt klinisk utveckling och ett fokus
pa alltfor oprovade koncept kan darfor vara tveksamt att prioritera och lagga tid och resurser
pa. Det ar darfor tankbart att vissa nya koncept forvantas fa storre genomslag forst efter att
nagon produkt redan kommit langre i utvecklingen eller &r godkand. En Tidig dialog kan vara
relevant dven i sadana fall. | figur 1 illustreras att Tidig dialog har sitt fokus pa tidiga koncept
men att det kan finnas relevanta exempel att foda in dven fran senare steg i
utvecklingsprocessen.

5.2. Aktorer i samverkansplattformen
En gemensam aktdrsdialog som startar tidigt under lakemedelsutvecklingsprocessen har

! Den parallella radgivningen pa Europaniva utvecklas for narvarande vidare inom ett samarbete mellan
EUnetHTA och EMA som skall rapporteras 2020. Inom detta samarbete forekommer begreppet “early dialogue”
avseende parallell radgivning for enskild produkt innan lansering (se aven kapitel 5.10.2). Early dialogue skall
saledes inte forvaxlas med begreppet Tidig dialog i det aktuella forslaget till processmodell.



framhallits som en nyckelfaktor for att 6ka forutsattningarna for introduktionen av nya
lakemedel till patient ska bli sa val forberedd som majligt (NLS 6.6, NLS 2.1 2016). De
aktorer som i forsta hand behover involveras ar lakemedelsindustrin, myndigheter, sjukvard
och patienter.

Lakemedelsindustrin kan i normalfallet representeras av LIF men kan vid behov kompletteras
eller ersattas med representanter for enskilda bolag eller féreningar (t ex SwedenBio) &ven
utanfor LIF.

Aktuella myndigheter &r, forutom LV och TLV, Socialstyrelsen och i vissa fall
Folkhalsomyndigheten. Beroende pa amnet och fragestallningarna kan aven andra
myndigheter behdva involveras sa som t ex Statens Beredning for Medicinsk och Social
Utvérdering (SBU) och Vinnova.

Sjukvarden har ett flertal aktorsperspektiv: profession, betalare, uppfoljning med
epidemiologi och register med flera. SKL och Landstingen kan pa en 6vergripande niva
genom bl. a. strukturerna inom Landstingens samverkansmodell for ldkemedel (exempelvis
NT-radet och Horizon scanning) och Landstingens gemensamma system for kunskapsstyrning
(exempelvis nationella programomraden, kvalitetsregisterkansliet, samverkansgrupp for
lakemedel och medicinteknik) sakerstélla att dessa aktorsperspektiv inkluderas i processen for
Tidig dialog.

Patienter kan representeras av for temat relevanta patientforeningar vid motet men mer
overgripande patientperspektiv behGver ocksa beaktas i processen for Tidig dialog. En
mojlighet kan vara att involvera existerande fora for patientinflytanden sasom t ex
myndigheternas Patient- och konsumentrad for synpunkter och att invitera nagon eller nagra
specifika patientforeningar av relevans for de specifikt utvalda amnesomradena for de Tidiga
dialogmétena.

5.3. Behovsanalys

Ett 6vergripande behov av mojlighet till Tidig dialog identifierades i foregaende NLS-
aktivitet med exemplet sjukdomsmodifierande lakemedel mot Alzheimers sjukdom.

En kompletterande behovsanalys har genomférts med aktorerna i samradsgruppen med fokus
pa fragestallningarna: Vad kan/bor Tidig dialog bidra med vid utveckling och introduktion av
nya lakemedel samt Vem/vilka &r mottagare och avnamnare av resultat och atgardsforslag.

Aktorerna hade generellt likartade beskrivningar av behov och férvantningar.

» Sammanfattningsvis forvantas Tidig dialog bidra till patientnyttan genom att ge battre
mojligheter till forberedelser och samverkan infor kommande introduktioner genom
att identifiera stérre utmaningar och fragor vid en tidpunkt da de &r atgardbara.
Exempelvis:

» Behov av organisations- eller infrastrukturutveckling

+  Oversyn av férordningar och regelverk

» Komplettera/anpassa datakallor for kunskapsgenerering eller till exempel
kvalitetsregister for uppfoljning

+ Oversyn av diagnostiska metoder, avgransningsmojligheter och uppfoljningsrutiner

» Behov av kunskapsstyrning/ kunskapsunderlag
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* Undvika duplicering och spara resurser
» FOrbattrade mojligheter att tillgdngliggora och dela resultat
+ Overviga alternativa pris- och betalningsmodeller

Samverkansplattformen for Tidig dialog kan dessutom bidra till ett gemensamt perspektiv
kring bredare koncept under stark utveckling och kan mojligen bidra till 6kad attraktivitet for
klinisk forskning och forskningsinvesteringar genom proaktivitet.

Angaende fragan om vilka som &r mottagare av resultat sa framholls att samtliga aktorer (se
5.2) &r relevanta mottagare. Aven om introduktionen och uppféljningen i slutskedet sker i
hélso- och sjukvarden sa &r det inte uppenbart nagon enskild struktur eller process inom
hélso-och sjukvarden eller hos annan aktor som ar given huvudmottagare av de atgardsforslag
som kan komma att foreslas. Forutom de aktorer som beskrivits ovan (se 5.2) s kan aven
andra aktorer, t ex Socialdepartementet/regeringskansliet och NLS, ses som viktiga
intressenter och potentiella mottagare av atgardsforslag.

Fragan diskuterades speciellt med Nya Terapier (NT)-radet for att kunna forsta och mota
deras behov och undvika duplicering. De identifierade behoven av Tidig dialog bekréftades
vasentligen da de diskuterades med foretradare for NT-radet.

Resultaten av den kompletterande behovsinventeringen har legat till grund for den
gemensamma formuleringen av syfte (1.2.1) samt forslaget till arbetsmodell med den nya
samverkansplattformen (5.4).

5.4. Processforslag for samverkansplattform for Tidig dialog

Processen foreslas folja ett arshjul under initieringsfasen med en arligt aterkommande
omvaérldsspaning (1), en filtrerings- och prioriteringsprocess (2) infor ett beslut (3), en
motesplanering (4) och genomforande av Tidigt dialogméte (5) som avrapporteras (6) med
konklusioner och atgardsforslag (7). Processen askadliggors 6versiktligt i figur 2 och 3.

Efter initieringsfasen pa ett par ar och da arbetsmodellen har etablerats bér den kunna
utvecklas och det ar tankbart att arbetet da kan frikopplas fran arshjulet och majliggora Tidiga
dialogmaten vid flera tillfallen under aret och med en mer agil behovsstyrd
prioriteringsprocess. Under de forsta par aren rekommenderas dock en mer fixerad arsprocess
for att underlatta planering och resursallokering for samverkan. Det har beskrivna
processforslaget galler for initieringsfasen.
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Omvarldsspaning

SKL/

Landsting LV LIF SoS TLV

Aktorernas forankring
TLV, LV, Socialstyrelsen, SKL/Landsting,
LIF med flera

Aktbrernas processer

Figur 2. Processen for Tidig dialog utgar fran en omvarldsspaning som sker aktorsvis och
fortséatter med en gemensam filtrerings- och prioriteringsprocess fram till slutligt Tidigt
dialogmate och utarbetande avatgardsforlag.



7. Atgardsforslag
till aktdrerna

Bestallare/styrgrupp I 1. Omvarldsspaning I

Processagarniva

I 6. Beredning Rapport I

I 5. Tidigt dialogmote I 2. Sammanstllning,

filtrering, komplettering,
underlag for prioritering
och motivering av forslag

I 3. Beslut av tema for Tidig dialog I

4. Planering infor

Tidigt dialogmdte Bestéllare/Styrgrupp
Processagarniva

Figur 3. Arsprocess vid initiering av Tidig Dialog. Overgripande beskrivning av processen
for Tidig dialog under kalenderaret. Beskrivningen av arsprocessen inkluderar féljande
milstolpar; 1. Omvérldsspaning, 2. Sammanstéllning med filtrering och komplettering av
underlag for prioritering samt motivering av forslag, 3. Beslut av tema for Tidig dialog, 4.
Planering infor Tidigt dialogmote, 5. Tidigt dialogméte, 6. Beredning Rapport och 7.
Atgardsforslag till aktérerna.

5.4.1. Omvarldsspaning

Aktorerna SKL/Landsting, LV, TLV, Socialstyrelsen, och LIF forvantas bidra vid den arliga
omvaérldsspaningen. Varje enskild aktor svarar for sin egen process for omvérldsspaning
utifran uppsatta kriterierna (se avsnitt 5.5) med utgangspunkt fran forvantade nya
introduktioner. Omvarldsspaningen resulterar i ett kort (max 2 A4) forslag pa tre till max tio
farmakologiska koncept som lampar sig for Tidig dialog. Forslag fran eventuella tidigare ars
omvaérldsspaningar kan fortfarande vara aktuella och relevanta att inkludera.

Landstingen har en sedan l&nge etablerad rutin for horizon scanning av nya laékemedel som
sker inom ramen for processen for nationellt ordnat inforande. Denna verksamhet kommer
mojligen att breddas till ett flernationellt samarbete. Horizon scanning fokuserar pa produkter
i relativt sen utvecklingsfas och normalt inte pa bredare koncept i tidigare utvecklingsfas. Sa
aven om horizon scanning forvantas kunna bidra med en del av trendbeskrivningen av
kommande nya ldkemedel behdver den kompletteras med en omvérldsspaning som kan fanga
mer langsiktiga trender.

De programomraden som skapas inom landstingens gemensamma system for
kunskapsstyrning i hdlso- och sjukvarden har ocksa mojlighet att tillféra kliniskt forsknings-
och patientperspektiv till omvarldsspaningen. SKL genomfor ocksa regelbundet
omvarldsspaning via sitt natverk av landstingens kontaktpersoner for lakemedelsfragor.

13



LV planerar att koppla omvarldsspaningen till den verksovergripande arliga
omvarldsanalysen, men med riktade fragestallningar for detta uppdrag. Ett underlag baserat pa
omvarldsanalys och sypunkter fran utvalda utredare involverade i arbete med t ex Scientific
Advice Working Party (SAWP), Committee for Medicinal Products for Human Use (CHMP),
Committee for Advanced Therapies (CAT) och vetenskaplig radgivning tas fram och
forankras for andamalet.

TLV samarbetar med landstingens 4-lansgrupp (Region Skane, Stockholms lans landsting,
Vastra Gotalandsregionen samt Landstinget i Osterg6tland) for att fanga upp potentiellt
viktiga preparat och status for dessa i utvecklingsfasen. Utifran 4-lansgruppens arbete med
horisontspaning har TLV sammanstallt en analyslista ungefar fyra ganger per ar. Andra
informationskallor & EMA:s processer, kliniklakemedelsnomineringar, landstingens tidiga
bedémningsrapporter och ordnat inforande nivaer. TLV har dven fortsatt att titta pa generella
trender och teman.

TLV bevakar aven forslaget till en gemensam europeisk databas for horizon scanning som
kommit fran regeringarna i Nederlanderna, Belgien, Luxemburg och Osterrike. De landernas
myndigheter har inlett ett samarbete kring lakemedelssubvention som de kallar BeNeLuxA.

Socialstyrelsen &r i liten utstrdckning involverad i utveckling och introduktion av nya
lakemedel. Dock kan potentiella nya terapikoncept som forvantas ge paverkan pa hélso- och
sjukvarden vara angelagna for myndigheten att diskutera. Socialstyrelsen forvantas bidra till
den arliga omvarldsspaningen i den man myndigheten har relevanta inspel att ge.

Den europeiska ldkemedelsindustriféreningen EFPIA:s pipeline-rapport” bygger pa en
omvaérldsspaning som LIF tar med sig in i sin omvérldsspaning. Denna kompletteras bl. a med
omvarldshevakning/spaning fran LIF:s expertnatverk och 6vriga arbetsgrupper (ett arbete som
ligger till grund for LIF:s ”Key Focus Areas” (KFA) som faststélls av LIF:s styrelse).

5.4.2. Sammanstallning, filtrering, komplettering, underlag for prioritering
och motivering av forslag

Inkomna forslag sammanstélls till ett underlag av utsedd koordinator och aktdrerna ges
mojlighet att bereda synpunkter och komplettera infor ett gemensamt initialt filtrerings- och
prioriteringsmote med aktorerna ovan. Malsattningen med detta initiala méte ar att skapa en
bruttolista och enas om nagot eller nagra initiala prioriterade koncept som kan behéva
utvecklas och kompletteras infor uppfdljande filtrerings- och prioriteringsmote.

Under denna del av processen kan lampligen ocksa synpunkter fran patientforetradare
inhamtas (t ex genom myndigheternas/organisationernas Patient- och konsumentrad) for att
bidra med ytterligare fakta, argument och synpunkter pa de prioriterade forslagen. Under
denna fas inhamtas ocksa lampligen synpunkter fran andra intressenter sasom exempelvis
foretradare for akademin och Vinnova.

Filtrerings- och prioriteringsprocessen generar ett dokument med ett antal (cirka 10) koncept
lampade for Tidig dialog samt forslag till vilket (eller vilka rangordnade) koncept som ska
prioriteras till arets dialogmé&te med motivering.

5.4.3. Beslut

Beslut av tema for Tidig dialog tas av berdrda aktorer representerade i en bestallare/
styrgruppsfunktion representerande aktorerna. Varje aktor utser lamplig
styrgruppsrepresentant. Representanten kan lampligen vara ansvarig for nagot eller nagra av
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de processer i respektive organisation/myndighet som berérs av Tidig dialog.

Konsensus efterstravas vid beslut men stod for forslaget av SKL/Landsting ar ett rekvisit da
amnesvalet maste vara relevant for halso- och sjukvarden.

5.4.4. Motesplanering

| detta skede kravs slutgiltig praktisk motesplanering under koordinators ledning for att fastsla
agenda, motesdatum (ca oktober), boka lokaler, sakerstalla nyckelpersoners medverkan, gora
agendautskick etc.

Vidare behover lampliga foretradare for professionen inkluderas liksom lampliga experter
inom myndigheterna (exempelvis for LV: klinikutredare och SAWP/CHMP delegat) om sa
inte skett tidigare. Likasa behéver i normalfallet kvalitetsregisterhallare, akademin, berorda
patientgruppsrepresentanter och eventuellt ytterligare berérda myndigheter involveras. |
manga fall da behov av kunskapsstyrning kan forutses behdver sadan kompetens fran
aktdrerna konsulteras.

Aktorerna utvecklar riktade fragestallningar, perspektiv och eventuella forslag i relation till
motets farmakologiska koncept.

5.4.5. Genomfdrande av motet

Motet genomfors i normalfallet som ett endagarsméte med deltagare fran de involverade
aktorerna och experterna. Antalet deltagare &r beroende av @mnesval och problemstéllningar.
Exempelvis deltog drygt 40 personer i den tidigare genomforda workshopen om Alzheimers
sjukdom.

Motesupplagget ar flexibelt men kan t ex bygga pa en kort presentation av konceptet av
lamplig(a) expert(er), en workshopdel, gemensam diskussion med aktdrsperspektiv samt
summering med prelimindra atgardsforslag.

I valda fall kan beroende pa valt koncept, enskilda aktorsfragestallningar behéva prioriteras
och motet helt eller delvis delas upp med olika aktérer medverkande i olika delar av motet.

5.4.6. Avrapportering och atgardsforslag

Motet dokumenteras genom minnesanteckningar, presentationsmaterial och inkomna
fragestallningar. Summering och forslag till atgarder cirkuleras till deltagarna for synpunkter
innan finalisering.

Atgardsforslag och underlag tillstalls involverade aktorer, relevanta beslutsfattare och
processagare sa som t ex berérda myndigheter, NT-radet, berérda programrad,
samverkansgruppen, berdrda kvalitetsregister, NLS och Socialdepartementet.

De atgardsforslag som foreslas behdver fa genomslag och foljas upp. Lampligen atféljs varje
atgardsforslag med utpekad ansvarig aktor och forslag till uppfoljning.

54.7. Resursbehov

For att koordinera och processleda uppskattas behovet till ca 0.1-0.2 heltidsekvivalenter. Till
detta kommer en driftsbudget for att halla moten med méteslokaler och inbjudna experter.
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Behovet av expertresurser for att genomfora de olika momenten av Tidig dialog kan variera
mellan aktorer och ocksa vara beroende av vilket temaomrade som valjs. Uppskattningsvis
kan resursbehovet vara ca 0.1 heltidsekvivalenter per aktor.

5.5. Urvalskriterier och exempel pa amnesomraden

Kriterier som bor anvandas for urval och priortering av forslag till Tidig dialog kan baseras pa
foljande utmaningar och behov vid utveckling och inférande av nya
lakemedelsterapiprinciper:

« Behov av omorganisation/omstrukturering/utbildning inom hélso- sjukvarden

« Nya lakemedel som forandrar behandling och nya teknikomraden (exv. genterapier,
cellterapier, behandling som andrar tréskel for behandling, medfor férandrad
diagnostik, medfor en vidgning av patientgruppen eller endast ar relevant/aktuell for
del av patientpopulationen)

* Behov av sarskild uppfdljning/kunskapsgenerering

» Komplicerade och/eller (etiskt) kontroversiella kostnadseffektivitetsberakningar och
prioritering och/eller kraver 6versyn av prismodeller/betalningsmodeller

 Potentiellt juridiskt, etiskt eller politiskt intressant eller utmanande ur ett jamlikt vard
perspektiv

De urvalskriterier som formulerats inom horizon scanning vid nationellt ordnat inférande
kan i stor utstrackning ocksa anvandas som stod i prioriteringsprocessen for Tidig dialog (se
bilaga 3).

Nagra exempel pa typer av amnesomraden som skulle kunna ha varit eller ar aktuella for
Tidig dialog och har foreslagits utifran dessa kriterier ar:

» Checkpoint-hdmmare, t ex PD1/PDL1-hdmmare, &r ett nytt farmakologisk koncept
som ar gemensamt for flertal lakemedel under utveckling. Den farmakologiska
mekanismen &r relevant for manga cancertyper och har visat klinisk effekt i flera
histopatologiskt olikartade onkologiska indikationer under de senaste aren. En
ytterligare breddning av anvandningen inom onkologin kan forvantas under de
narmaste aren. Vad behover sjukvarden och 6vriga aktorer gora for att forbereda en
sadan forandring?

 Januskinasinhibitorer (Jakinibs. JAK1,2(3)-hd&mmare) &r en annan farmakologisk
mekanism som fortsatter utvecklas med manga nya produkter under utveckling. Denna
typ av cytokinmodulering med effekter pa grundlaggande inflammationsprocesser och
cellproliferation kan bli aktuell for ett stort antal ytterligare diagnoser och
anvandningen kan breddas till ett flertal specialiteter. Samtidigt kvarstar manga fragor
om bl.a. optimal dosering, administrationssatt och rationella
kombinationsbehandlingar och sikerhetsfragestallningar. Vad innebér detta for
sjukvarden? Finns det mdjlighet att folja upp behandlingen pa ett strukturerat sétt for
att bygga kunskap och behandlingsstrategier langsiktigt?

» Alzheimers, sjukdomsmodifierande behandling. Denna typ av nya lakemedel skulle
medfora stora behov av bl.a. mer geriatrisk kompetens, diagnostikutveckling,
uppfoljningsmojligheter, utvecklade kostnads- och resursférdelningsmekanismer. Hur
bor atgardsforslagen formuleras och prioriteras?

»  Adoptiv cellterapi t ex CAR T cellterapi: Terapier dér patientens egna immunceller
manipuleras till att fungera som riktad farmakologisk immunterapi forutspas ocksa
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stark utveckling. Hur kan vi hantera sadana avancerade terapier med
lakemedelsproduktion och anvéndning ”bedside” i sjukhusmilj6? Hur bygger man
kunskap om effekt och sakerhet? Hur hantera kostnader, pris och jamlik vard?

« Aven andra avancerade terapier som genterapi, i andra former &n CAR T cellterapi,
forvantas 6ka och sadan terapi kan krava omfattande omstéllningar av sjukvardens satt
att arbeta och medfor ytterligare behov av kompetensutveckling och uppféljning.
Genterapi &r ett brett omrade och kan behova avgransas till ndgon/nagra
genterapeutiska koncept och indikationer for Tidig dialog.

* Poly-ADP-ribospolymeras-hdmmare (PARP-hdmmare) som t ex olaparib och behov
och mojlighet till diagnostiska metodomstallningar inom onkologin.

« Biosimilarer: Tidig dialog om behov av eventuella prospektiva jamfoérande studier vid
inférande av nya biosimilarer for valda indikationer.

5.6. Koordinatorsrollen

En god samverkan med engagemang fran samtliga involverade aktorer ar en nyckelfaktor for
konstruktivt arbete med Tidig dialog. Processen behover dock koordineras och hallas ihop av
en processéagare. Processagaren bor fa ett tydligt mandat att driva samverkansplattformen
samt resurser for detta.

Den aktor som beddms ha bést forutsattningar att ta den dvergripande rollen &r
SKL/Landstingen da syftet med Tidig dialog &r att tidigt identifiera betydande utmaningar och
sarskilda behov inom hélso- och sjukvarden vid inférande av nya lakemedel och darmed oka
forutsattningarna for att vagen for nya lakemedel till patient ska bli sa vl forberedd som
mojligt.

5.7. Legala aspekter

Lakemedelsverket och 6vriga myndigheter har att iaktta de grundlagsréttsliga kraven pa
objektivitet, saklighet, opartiskhet och allas likhet infor lagen.

I sin egenskap av tillstandsgivande myndighet &r det for Lakemedelverkets del darfor viktigt
att verket inte kommer att delta i ndgot som kan uppfattas som ett forhandsbesked till foretag
som kan medfora att verket vid ett senare tillfalle, t.ex. i samband med
godkannandeproceduren ar bundet av det. Det ar darfor viktigt att verket inte forsatter sig i en
situation som pa nagot satt kan ifragasatta dess objektivitet och opartiskhet.

Vidare har Lakemedelsverket men &ven évriga myndigheter att beakta
likabehandlingsprincipen i 1 kap. 9 8 RF som innebadr allas likhet infor lagen.
Likabehandlingsprincipen far t.ex. betydelse for hur man véljer ut vilka fragor/diskussioner
som tas upp i samverkansplattformen sa att man inte riskerar att gynna ett foretag. Det innebar
att diskussionerna inte far framja vissas intressen utan diskussionerna bor foras pa ett mer
Overgripande plan for att inte riskera att komma i konflikt med likabehandlingsprincipen men
aven dvriga ovan namnda grundlagsrattsliga krav.

Lakemedelsverket och 6vriga myndigheter ar aven skyldiga att folja bestdammelserna om
sekretess i offentlighets- och sekretesslagen, OSL, (2009:400). Det innebdr att myndigheterna
inte kan anvanda sig av uppgifter som det rader sekretess for.

For Lakemedelsverkets vidkommande ar det framforallt 30 kap. 23 8 OSL (affarssekretess)

17


https://en.wikipedia.org/wiki/Poly_ADP_ribose_polymerase

men &ven 15 kap. 1 § OSL (utrikessekretess) som kan bli tillampliga.

Sekretessbestammelserna innebar saledes en begransning i Lakemedelsverkets majlighet att
t.ex. inkomma med fakta- och kunskapsunderlag till forumet men dven att delta i
diskussioner.

Vilka fragor och vilka méten Lakemedelsverket kan delta i kan behdva avgoras fran fall till
fall utifran ovan namnda legala aspekter.

LIF maéste tillse att inte bryta mot “anti-trust lagarna” vid samverkan inom branschen och kan
inte foretrdada ett enskilt foretag.

Vid val av amnesomrade for Tidig dialog maste de legala forutsattningarna beaktas.
Forutsattningarna for aktdrerna att kunna medverka beddms vara battre vid val av bredare
koncept an vid val av enskild produkt. Dessa legala aspekter ger ytterligare stod till att
begransa Tidig dialog till nya terapikoncept och behandlingsprinciper och inte enskilda
produkter.

Aven 6vriga aktorer behover beakta javsaspekten beroende pa fragestallning.

5.8. Etiskt perspektiv

Dialogmotet och i viss man stegen i arsprocessen kan komma att beréra komplicerade etiska
fragestallningar och varderingar. Det finns darfor behov av att inkludera etikkompetens till
processen och dialogmétet fran Statens Medicinetiska rad (SMER) eller annan lamplig aktor.

5.9. Relation till nuvarande process for nationellt ordnat
inférande av nya lakemedel

Det &r angeldget att processen tar hansyn till arbetet som gors inom NT-radet. Aktérerna
driver ett flertal processer och funktioner som bidrar till Tidig dialog och som &r viktiga
mottagare av resultaten fran Tidig dialog. Ett exempel pa detta ar processen for nationellt
ordnat inforande. Denna process hanterar fragestallningar som angransar till dem som géller
for Tidig dialog och det finns darfor speciell anledning att fortydliga hur relationen mellan
dessa processer forvéntas fungera.

Den nationella processen for ordnat inforande inleds med horizon scanning och beslut om ett
nytt lakemedel/indikation ska vara foremal for landstingsgemensam samverkan. For att NT-
radet ska kunna avge en rekommendation till landstingen om ett nytt lakemedel baserat pa en
bedémning utifran den etiska plattformen for prioritering, kravs framtagande av
kunskapsunderlag dar en halsoekonomisk vérdering utgor en viktig del. En forhandling eller
upphandling kréavs ofta innan NT-radet kan avge en rekommendation. Vidare ar uppf6ljning
av rekommendationerna pa nationell niva ofta angeléaget.

Processen for nationellt ordnat inforande kan medverka bade till omvéarldsspaning och urval
for Tidig dialog och vara mottagare av de utfall som kommer ur sadan. Horizon scanning som
ar forsta steget i processen, kan identifiera produktklasser som kan komma att fa en stor
inverkan pa varden. NT-radet kan i sitt arbete identifiera principiella fragor som innebér
utmaningar i samband med inférande av nya terapier.

Alla steg i processen kan vara mottagare for atgarder som kommer av en Tidig dialog,
exempelvis utveckling av uppféljningsmajligheter, forberedande av inférande i landstingen,
nya finansieringsmodeller eller utvecklade satt att gora halsoekonomiska varderingar. Att en
produktklass ingar i Tidig dialog, innebar emellertid inte att Idkemedlen per automatik tas in i
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den nationella processen for ordnat inférande eller blir rekommenderade av NT-radet.

5.10. Relation till europeiska samarbeten

5.10.1. Regulatoriskt samarbete

Inom det regulatoriska europeiska samarbetet (EMA) sker regelmassigt dialoger mellan
foretag och den regulatoriska myndigheten. Foretag ansoker vanligtvis om Vetenskaplig
radgivning fran och med de tidiga explorativa patientstudierna under fas Il i
lakemedelsutvecklingsprogrammet. Vissa radgivningar gors tillsammans med HTA (5.10.2).
Vid dialogmdten deltar i 6kande utstrackning dven patienter. Bilden nedan (figur 4)
illustrerar oversiktligt hur lakemedelsutvecklingen planeras for lakemedel som beviljas
PRIME status (se kapitel 7.2) for vilka mojligheten till dialog ar speciellt utvecklad. Vid de
tillfallen for dialog som illustreras finns moéjlighet for olika aktorer att bidra och kan i viss
man fungera som interaktionspunkter aven for nationella aktorer.

Overgripande problemstallningar och kunskaper som framkommer i EMA-samarbetet kan
forvantas bidra till en nationell Tidig dialog men omvant kan &ven kunskap som genereras i
nationell Tidig dialog bidra i det europeiska samarbetet via deltagande representanter fran
t.ex. LV, men ocksa i vissa fall TLV, patientrepresentanter och professionsforetradare.
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Figur 4. Oversikt 6ver Priority Medicine (PRIME) processen inom det regulatoriska EMA-
samarbetet. Figuren visar tillfallen for dialog mellan regulatoriska myndigheters
arbetsgrupper med foretag och andra aktorer under lakemedelsutvecklingen. For information
om forkortningarna, se lista i kapitel 7.

«  Ewcagtiona)

5.10.2. HTA-samarbete

For tillfallet (Q1 2018) pagar ett antal projekt dar olika europeiska HT A-organisationer
(Health Technology Assessment) ar inblandade. Dessa initiativ ar tamligen olika i termer av
hur formellt de &r uppsatta, vilka intressenter/parter/lander som ar drivande och vilken
omfattning de har.

Nagra &mnen man samverkar kring ar:
1. Evidence generation

Under denna rubrik arbetar EUnetHTA (European Network for Health Technology
Assessment) med savil Tidig dialog/vetenskaplig radgivning som uppféljning av lakemedel
efter registrering. EUnetHTA é&r ett sa kallat joint action under EU-kommissionen med 29
deltagande lander som i sitt nuvarande och tredje utférande I6per fram till juni 2020. Detta ar
en potentiellt mycket viktigt interaktionspunk.
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Tidig dialog: EUnetHTA bygger i samverkan med EMA upp en enad struktur for
lakemedelsforetag att ansdka om parallell r&dgivning (figur 5)?. Méalet ar att de ansékningar
som kommer in fran foretagen om Tidig dialog ska bedémas och klassificeras gemensamt och
sedan hanteras i ett av flera fordefinierade spar. | forlangningen planerar man att ta
diskussionen vidare om vilka parter som ska beredas mdéjlighet att vara med i dessa tidiga
dialoger men i dagslaget ar det myndigheter som omfattas.

New SEED -
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One EUnetHTA
letter

EUnetHTA Same/better
current EMA

HTA letters HTA process

{ HTAWP ==

OR
[\ [VEINSRVAY —
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Parallel advice with HTAs: Relaunch
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EUnetHTA June 2017

Figur 5. Aktuella processer for parallell regulatorisk- och HTA-radgivning. ”Multi-
stakeholder consultation on Evidence Generation”. For information om forkortningarna var
god se lista i kapitel 7.

Den andra delen av EUnetHTAs arbete med evidence generation” &r planering for hur
kunskap ska samlas in och sammanstéllas pa basta satt efter ett lakemedels forsta
godkannande. Arbetet ar i forsta hand inriktat pa att samla data ur register i relevanta EU-
l&nder.

Det finns tydliga kopplingar mellan insatserna i dessa bada deluppgifter eftersom en lyckad
datainsamling efter godkannande maste planeras langt innan godkannande. Fragor kring
uppfoljningsinformation kan darfor antas bli en betydligt viktigare del av framtida tidiga
dialoger.

2. Big Data

Big data har blivit ett vida spritt begrepp men i detta sammanhang ar det IMI som bekostar de
viktigaste projekten som bedrivs under denna rubrik. IMI stér for “Innovative Medicines

2| detta dokument forklaras féljande begrepp enligt nedan:

Parallell vetenskaplig radgivning ("parallell scientific advice”) avser vetenskaplig rddgivning som ges av
regulatorisk myndighet och av HT A-myndighet samtidigt.

Gemensam vetenskaplig radgivning (“joint scientific advice™) avser vetenskaplig radgivning som ges av flera
landers HTA-myndigheter samtidigt, dock utan nérvaro av regulatorisk myndighet.

Tidig dialog, ett bredare begrepp som oftast innebar regulatorisk vetenskaplig radgivning men som ocksa kan
inbegripa bada ovan exempel och mer informella diskussioner innan lakemedelsregistrering.
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Initiative” och &r en satsning fran EU-kommissionen for att stimulera forskning och
innovationer inom ldkemedel och medicinsk vetenskap. Under en paraplyrubrik som heter
BD4BO (Big Data for Better Outcomes) gor IMI kontinuerligt nya terapispecifika utlysningar
for att genomfora projekt som syftar till att forenkla och forbattra mojligheterna till relevant
uppfoljning av framforallt Iakemedelsbehandling inom prioriterade terapiomraden. Detta kan
avse saval definitioner och semantik som sakerhets- och effektivitetsutvarderingar med hjalp
av register och andra kéllor med patientinformation. Hittills har projekt startats inom
Alzheimers sjukdom, blodcancer, hjart- kérlsjukdom och prostatacancer.

Mojliga interaktionspunkter

For uppdraget ar det relevant att identifiera interaktioner mellan nationell Tidig dialog och det
centrala europeiska regulatoriska arbetet och EUnetHTAs arbete med parallella och
gemensamma radgivningar. Detta gors t ex genom att bevaka EUnetHTAs hemsida och ta del
av vilka produkter som blir foremal for tidiga dialoger som innefattar bade regulatorer och
HTA-myndigheter (http://www.eunethta.eu/activities/eunethta-joint-action-3-2016-20/work-
package-5-life-cycle-approach-improve-evidence-gener).

Det kan ocksa vara av intresse att vara uppdaterad kring vilka projekt som initieras inom
BD4BO (Big Data for Better Outcomes) och vilka terapiomraden som berors.
(http://www.imi.europa.eu/content/ongoing-projects).

5.11. Modjligheter att starka patientperspektivet

| det aktuella forslaget till samverkansplattform kontaktas innan priortering relevanta
patientorganisationer for att erhalla kompletterande synpunkter utifran patientperspektivet pa
givna forslag innan prioritering. Detta kan bland annat ske genom samverkan med
myndigheternas och organisationernas patient- och konsumentnéatverk. Relevanta
patientorganisationer kommer att ha en sjélvklar roll vid genomférandet av Tidig dialogmdten
men ocksa i andra delar av processen

Det europeiska samarbetet inom EMA (figur 6) ger flera mojligheter till patientmedverkan for
europeiska patientorganisationer. For att svenska patienter ska ha mojlighet att delta i detta
kravs det att de &r registrerade inom EMA och det forutsatter att de ar utbildade av EUPATI
(European Patients’ Academy) eller motsvarande.
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6. Slutsatser och forslag
Foljande slutsatser och forslag framkom utifran diskussioner i samradsgruppen:

LV har fatt i uppdrag att ta fram ett forslag till en samverkansplattform for nationella
aktorer for mojlighet till Tidig dialog vid utveckling och introduktion av nya lakemedel.

For att genomfora uppdraget har en samradsgrupp bildats med representanter fran TLV,
LV, LIF, SKL/Landsting och Socialstyrelsen. Samradsgruppen har diskuterat behov och
syfte med en samverkansplattform samt dess relation till aktuella nationella och europeiska
processer.

Baserat pa den genomforda behovsdiskussionen, kartlaggningen och pa erfarenheter fran
genomforda aktiviteter har ett gemensamt forslag till samverkansplattform modellerats.

De dvergripande slutsatser och forslag som arbetet resulterat i &r:

e Tidig dialog kan bidra till mer val forberedd introduktion och uppféljning av nya

ldkemedel genom att tidigt kunna identifiera utmaningar, behov och Idsningsforslag.

e Det finns behov av en samverkansplattform mellan nationella aktorer for dialog redan

fran 6vergripande konceptutveckling av nya lakemedelsprinciper.

o Plattformen medfor 6kad mojlighet for aktérssamverkan och patientmedverkan
nationellt och internationellt.
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e SKL/Landsting rekommenderas ta ansvar for koordinatorfunktionen och fa mandat att
driva samverkansplattformen.

o Erforderliga resurser for koordinering och genomforande av moten behdver allokeras
till koordinatorn.

e Samverkansplattformen initieras som en I6pande arlig process med aktorsvis
omvaérldsspaning och gemensam prioritering samt genomférande av ett Tidigt
dialogmote.

e Samverkansplattformens arbete rekommenderas starta vid arsskiftet 2018/19 och
foljas upp kontinuerligt under de forsta 2-3 aren for att ytterligare utveckla arbetssatt
och utvardera effekt.

7. Definitioner och forkortningar

7.1. Definitioner: Behovsanpassade utvecklingsvag, Stegvist
godkannande och andra begrepp

Inom omradet forekommer en rad begrepp som ar delvis dverlappande, ar oklart definierade
och som har forandrats 6ver tid. For att i ndgon man underlatta forstaelsen sa beskrivs nagra
av dessa begrepp i detta avsnitt.

Begreppet “’Stegvist godkinnande™ harror fran uttryck som “adaptive licensing”, “’progressive
licensing” och staggered approval” som omvéxlande har anvants for att beskriva
lakemedelsutveckling som bl. a innehaller en successiv (stegvis) utékning av godkéanda
indikationer/ indikationsomraden for nya lakemedel. Samtliga benamningar har sina
tillkortakommanden. Bendmningen "licensing” (godkannande) leder latt tankarna till att
konceptet endast handlar om en successiv utokning av godkéanda indikationer/
indikationsomraden for nya lakemedel. Mot den bakgrunden har begreppet medicines
adaptive pathways (to patients) (MAP(P)s)” utvecklats. | detta begrepp inryms de
komponenter som ror prismodell, inférande och uppféljning. Inom EMA anvénds begreppet
Adaptive pathways (AP). AP syftar till att patienter med de mest uttalade medicinska behoven
snabbare ska fa tillgang till nya lakemedel genom 6kat samarbete mellan foretag,
myndigheter, sjukvard och patienter. Konceptet ar inte begransat till godkannandeprocessen
utan innefattar &ven introduktion och fortsatt uppféljning. "Behovsanpassad utvecklingsvig”
ar den svenska benamningen pa Adaptive pathways inom EMA.

PRIME (Priority Medicines) ar ett initiativ fran EMA for att mer handfast stodja foretag
genom forstarkt radgivning for att bidra till utveckling och att snabbare tillgangliggora nya
effektiva och sakra lakemedel till patientgrupper med uttalade medicinska behov.
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7.2. FoOrkortningar

AP Adaptive Pathways

CHMP Committee for Medicinal Products for Human Use

EMA European Medicines Agency

EUnetHTA European network for Health Technology Assessment

EUPATI Europeiska Patientrepresentantutbildningen

HTA Health technology assessment (se dven Tandvards- och
Lakemedelsformansverket)

IMI Innovative Medicines Initiative

LIF Lakemedelsindustrifoéreningen

LV Lakemedelsverket

NLS Nationella Lékemedelsstrategin

PRIME Priority Medicines

SAWP Scientific Advice Working Party

SKL Sveriges Kommuner och Landsting

TLV Tandvards- och Lakemedelsformansverket, svensk HTA- myndighet

SME Small and medium-sized enterprises

MAA Market Authorization Application

MA Market Authorization

WP Working Party

COMP Committee for Orphan Medical Products

PRAC Pharmacovigilance Risk Assessment Committee

CAT Committee for Advanced Therapies

SAG Scientific Advisory Group

PDCO Paediatric Committee

8. Litteraturlista/Kallmaterial

Regleringsbrev for budgetaret 2016 avseende Lakemedelsverket, S2015/08135/RS (delvis)
lank: http://www.esv.se/statsliggaren/regleringsbrev/?RBID=17168

Nationella lakemedelsstrategin 2016-2018
lank: https://lakemedelsverket.se/upload/om-
lakemedelsverket/NLS/Nationella%201%c3%adkemedelsstrateqin%202016-2018.pdf

NLS-aktivitet 6.6, Stegvist godkannande och inférande av nya lakemedel, slutrapport fran
Lakemedelsverket, 2014-12-12

lank: https://lakemedelsverket.se/upload/om-
lakemedelsverket/rapporter/Slutrapport%20NLS%206%206%20141212.pdf

NLS-aktivitet 2.1, Nationell-samverkan-for-utveckling-av-stegvist-godkannande-av-nya-
lakemedel, 2016-10-31

lank: https://lakemedelsverket.se/upload/om-lakemedelsverket/rapporter/Rapport-Nationell-
samverkan-for-utveckling-av-stegvist-godkannande-av-nya-lakemedel-2016-10-31.pdf
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Final report on the adaptive pathways pilot, EMA/276376/2016
lank:http://www.ema.europa.eu/ema/pages/includes/document/open document.jsp?webCont
entld=WC500211526

9. Projektorganisation

Pa grund av verksamhetsforandringar inom LV har bemanningen i styrgrupp och
samradsgrupp forandrats nagot. Nedan anges bemanningen vid tidpunkten for rapportering.

9.1. Styrgrupp

Marie Gardmark, Direktor VO Tillstand, Lakemedelsverket — Bestallare
Maria Szirmai, Enhetschef Vetenskapligt stod, Ldkemedelsverket

Maria Landgren, Lakemedelschef, Region Skane

Magnus Thyberg, Enhetschef Lakemedelsenheten, SLL

Niklas Hedberg, Chefsfarmaceut, Tandvards- och Lakemedelsférmansverket

9.2. Samradsgrupp

Bror Jonzon, Lakemedelsverket, Projektledare

Brita Sjostrom, Lakemedelsverket, Bitradande Projektledare
Sofie Alverlind, Sveriges Kommuner och Landsting

Sanna Eklund, Sveriges Kommuner och Landsting

Niklas Hedberg, Tandvards- och Lakemedelsformansverket
Bengt Mattson, LIF

Eva Nyman, Socialstyrelsen

10. Bilagor
Bilaga 1. NLS Handlingsplan 2017, NLS2.1.
Bilaga 2. Tabell 6ver huvudmal i NLS2.1 inkluderande delmal.
Bilaga 3. Urvalskriterier i Horizon scanning fér Nationellt ordnat inférande
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Bilaga 1
Nationella lakemedelsstrategin:

Nationell aktorssamverkan for mojlighet till Tidig dialog vid utveckling och introduktion av
nya lakemedel (tidigare Nationell samverkan for utveckling av stegvist godkédnnande av nya
lakemedel)

Huvudansvarig: Lakemedelsverket

Inledning

For att ta tillvara kunskap, erfarenheter och slutsatser fran tidigare aktiviteter inom strategin
for Behovsanpassad utvecklingsvag och Ordnat inférande behdver den nationella samverkan
mellan berdrda aktorer ytterligare utvecklas. Ur ett lakemedelslivscykelperspektiv behdvs det
mojlighet for aktorssamverkan redan tidigt i utvecklingsprocessen.

Under varen 2016 genomfordes en workshop inom davarande aktivitet 2.1, dar berérda
nationella aktorer samlades kring ett konkret utvalt sjukdomsomrade, Alzheimers sjukdom,
for vilket en ny typ av sjukdomsmodifierande Iakemedelsbehandling kan bli aktuell inom
nagra ar. Workshopen belyste tydligt behovet av en Tidig dialog mellan aktdrerna under tidig
fas av lakemedelsutveckling vid speciellt omdanande terapiframsteg.

Ur ett processperspektiv vore det en fordel om den operativa delen av dven sadan Tidig
dialog kunde kopplas till de etablerade processerna inom Ordnat inférande, inklusive
Horizon scanning. Som ett forsta forberedande steg behdvs darfor nu en processmodellering
och behovsinventering fokuserat pa Tidig dialog under lakemedels utvecklingsprocess.

Malsattningen ar att leverera ett i samrad framtaget forslag till samverkansplattform for
berdrda nationella aktorer. Plattformen ska

e Qe en Overgripande processbeskrivning for nationell aktérssamverkan, i relation till
det europeiska samarbetet,

e Dbeskriva aktorernas medverkan i processen och identifiera mojligheter att ytterligare
starka patientperspektivet,

« beskriva bl.a. hur signaler fran Behovsanpassad utvecklingsvag eller motsvarande kan
formedlas och lankas till nationellt ordnat inforande-processen med horizon scanning,

o beskriva hur tidiga signaler om viktiga utvecklingsomraden kan fangas upp och ge
forslag till amnesomraden for aktorssammansatt Tidig dialog,

« synliggéra mojligheterna, och begransningarna, for nationella aktorer att bidra i de
relevanta europeiska processerna pa Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA),

« ge mojlighet att belysa nationella aktorers behov for att tydligare kunna bidra i EU-
samarbetet, samt

« ha primért fokus pa Tidig dialog kring utveckling av nya terapiprinciper, men
mojligheten att ocksa hantera enskilda produkter i nationell Tidig dialog.

Malséattningen med aktiviteten ar bl.a. att Sverige ska fa en 6kad forméaga att genom nationell
samverkan halla vagen for nya lakemedel till patient sa kort som majligt.
Samverkansplattformen for Tidig dialog ska ven oka forutsattningarna for proaktivitet
genom att tidigt kunna identifiera utmaningar och behov sasom betydande strukturella
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utmaningar for sjukvarden men ocksa for dvriga berorda aktorer samt att identifiera
|6sningsforslag.

Strategiska omraden
Aktiviteten ansluter till samtliga tre strategiska omraden.
Samverkande aktiviteter

Ordnat inférande och uppféljning av effekt, sdkerhet och kostnadseffektivitet inom andra
aktiviteter.

Samarbetsytor

Lakemedelsverket, Sveriges Kommuner och Landsting och Tandvards- och
lakemedelsformansverket i forsta hand men i nara samarbete med LIF. Socialstyrelsen och
évriga myndigheter ar ocksa viktiga samarbetsparter. Den fortsatta modellutvecklingen
behover dessutom involvera patientrepresentanter samt de strukturer som finns inom
landstingens Samverkansmodell for 1akemedel, med Horizon scanning och
uppféljningsgrupper.

Genomforandeplan

Aktiviteten ar till sin karaktar i ett forberedande skede. | ett forsta forberedande steg tas ett
forslag till samverkansplattform for Tidig dialog fram av Léakemedelsverket med stod av
Tandvards- och Lakemedelsformansverket och SKL. Arbetet baseras pa bl.a. erfarenheter av
genomforda workshops, samverkan vid ordnat inférandeprocessen och av samverkan kring
utvalda projekt for Behovsanpassad utvecklingsvag inom EMA. Modellen utvecklas och
forankras i dialog med 6vriga aktorer, och vid behov myndigheter.
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Tabell. Uppdragets mal, aktiviteter, metoder och resultat.

Ett i samrad framtaget forslag till
samverkansplattform for berérda
nationella aktorer.

Identifiera lamplig samverkansplattform
och ta fram processbeskrivning for
nationell aktorssamverkan.

Workshops — processmodellering
inom samradsgruppen i flera steg.

Bilaga 2

Forslaget presenteras i kapitel 5.4

Delmal 1.

Aktivitet

Metod

Resultat

Plattformen ska ge en dvergripande
processbeskrivning for nationell
aktorssamverkan i relation till det
europeiska samarbetet.

Kartlaggning av lakemedelsutvecklings-
processen ur ett regulatoriskt EMA-
perspektiv med utgangspunkt fran
PRIME modellen.

Lakemedelsverket tar fram ett
underlag som beskriver de
relevanta regulatoriska aktiviteterna
inom EMA tillgangliga under
ldkemedelsutvecklingsprocessen
for att stodja lakemedelsutveckling.

Beskrivs i kapitel 5.10.1 om
regulatoriskt samarbete och fig. 5.

Identifiera och foresla relevanta
interaktioner och interaktionspunkter
mellan nationell Tidig dialog och det
centrala europeiska regulatoriska
arbetet.

Samrad med Lakemedelsverkets
representanter inom CHMP, SAWP
om regulatoriskt EMA arbete
relevant for tidig nationell dialog
vid utveckling och introduktion av
nya lakemedel.

Mojliga interaktionspunkter
beskrivs i kap. 5.10.1 och berors i
kap 5.4.1

Identifiera och foresla relevanta
interaktioner och interaktionspunkter
med EMAs och EUnetHTAS arbete med
parallella radgivningar.

Tandvards- och
Lakemedelsformansverket tar fram
ett underlag som beskriver Sveriges
arbete i EUnetHTA (inkl. joint
action 3) samarbetet.

Sammanfattas och diskuteras i
kap 5.10.2




Delmal 2.

Aktivitet

Metod

Resultat

Plattformen ska beskriva aktdrernas
medverkan i processen och
identifiera mojligheter att
ytterligare starka
patientperspektivet.

Beskriva mojligheter och begransningar
for respektive aktor att bidra i en Tidig
dialog samt beskriva en mojlig
samverkansmodell

Genomfor en gemensam
behovsanalys av Tidig dialog (syfte
med Tidig dialog etc.) utifran varje
aktors perspektiv och analys av hur
aktorer kan bidra till syftet med
Tidig dialog.

Resultat av behovsanalys beskrivs
I kapitel 5.3.

Modellera process for aktorernas
medverkan i en tidig nationell dialog.

Workshop i samradsgruppen.

Inarbetat i processbeskrivning for
samverkansplattformen (kapitel
5.4)

Kartlagga mojligheten (och
begransningar) for att inkludera
patientrepresentationsmedverkan vid
Tidig dialog vid utveckling och
introduktion av nya ldkemedel.

Mote med Lakemedelsverkets
patient- och brukarrad.

Inventera mojligheter inom 6vriga
aktorers strukturer for
Patientmedverkan.

Avstamning med EMASs strategi for
patientrepresentation i det
regulatoriska arbetet under
lakemedelsutvecklingsprocessen.

Synpunkter inkluderade och
diskuterade i kap 5.11 Mojligheter
att starka patientperspektivet samt
i kapitel 5.4

Vidareutveckla processen genom att
foresla en modell for hur
patientperspektivet — varderingar och
preferenser — kan inkluderas i Tidig
dialog vid utveckling och introduktion
av nya lakemedel.

Workshop i samradsgruppen

Patientmedverkan i
samverkansplattformen beskrivs i
kapitel 5.4




Delmal 3.

Aktivitet

Metod

Resultat

Plattformen ska beskriva bl.a. hur
signaler fran behovsanpassad
utvecklingsvég eller motsvarande
kan foérmedlas och lankas till
Ordnat inférandeprocessen med
Horizon scanning.

Beskriva hur Tidig dialog kan bidra
till/komplettera befintliga processer for
inforande av nya lakemedel.

Inhdmta synpunkter fran
representanter for arbetet med
ordnat inférande d.v.s.
representanter for Horizon scanning
och Ordnat inférande
processen/NT-radet inom
Landstingens samverkansmodell
for lakemedel.

Maoten/intervjuer.

For beskrivning se kapitel 5.9 om
Ordnat infGrande.

Synpunkter fran NT-rad och HS

inarbetade i modellforslaget
kapitel 5.4

Granskning av rapport ”Ordning i
leden” frdén Myndigheten for
vardanalys. Genomgang av rapportens
slutsatser och dess potentiella
konsekvenser for NLS 2.1

Diskussion i samradsgruppen for att
definiera konsekvenser av
slutsatserna i rapporten for
processen for Tidig dialog.

Beddmning att rapporten ger stod
for fortsatt utveckling av
processen bl.a. avseende
uppfoljning i linje med aktuellt
forslag.

Vidareutveckling av processen for
aktorsamverkan vid Tidig dialog utifran
underlag delmal 1 och 2 genom att
beskriva hur Tidig dialog kan lankas till
Horizon scanning och ordnat inférande.

Workshop i samradsgruppen.

Inarbetat i processbeskrivning for
samverkansplattformen (kapitel
5.4)




Delmal 4.

Aktivitet

Metod

Resultat

Plattformen ska beskriva hur tidiga
signaler om viktiga
utvecklingsomraden kan fangas upp
och ge forslag till &mnesomraden
for aktérsammansatt Tidig dialog.

Identifiera relevanta kéllor for signal
om viktiga utvecklingsomraden och
bidragande aktorer.

Workshop i samradsgruppen.

Enskilda aktdrerna (representerade
i samradsgruppen) beskriver
lamplig intern process samt
identifierar utifran varje aktors
perspektiv potentiella signalkallor.

Forslag till process for
signalspaning och analys beskrivs
i kapitel 5.4.1 Omvarldsspaning

Identifiera @amnesomraden dar " Tidig
dialog” kan stédja utveckling och tidig
introduktion av nya ldkemedel.

Foresla lampliga urvalskriterier for
amnesomraden relevant for tidig
aktérsammansatt dialog.

Workshop i samradsgruppen.

Enskilda aktorerna (representerade
i samradsgruppen) identifierar
utifrdn varje aktors perspektiv
relevanta amnesomraden och
urvalskriterier. Analys av
urvalskriterier foér Horizon
scanning.

Se kapitel 5.5 Urvalskriterier och
exempel pd amnesomraden.

Vidareutveckling av processen for Tidig
dialog genom att komplettera med om
hur signaler om viktiga
utvecklingsomraden inom lakemedel
identifieras och prioriteras.

Workshop i samradsgruppen

Inarbetat i processbeskrivning for
samverkansplattformen (kapitel
5.4)




Delmal 5.

Aktivitet

Metod

Resultat

Plattformen ska synliggéra
mojligheterna, och
begrénsningarna, for nationella
aktorer att bidra i de relevanta
europeiska processerna pa
Europeiska
ldkemedelsmyndigheten (EMA).

Beskriva hur plattformen kan bereda
mojlighet och utveckla nationella
aktorers bidrag i de europeiska
samarbeten som ror utveckling och
introduktion av nya ldkemedel.

Kartlaggning och identifiering av
aktiva europeiska samarbeten dér
nationella aktérer medverkar och
som ror utveckling och introduktion
av nya lakemedel och for vilka
nationell samverkan kan vara
relevant.

Beskrivs framfor allt i kapitel
5.10, men aven i kapitel 5.11

Delmal 6.

Aktivitet

Metod

Resultat

Plattformen ska ge mojlighet att
belysa nationella aktorers behov for
att tydligare kunna bidra i EU-
samarbetet.

Gemensamt med delmal 5 ovan:

Beskriva hur plattformen kan bereda
mojlighet och utveckla nationella
aktorers bidrag i de europeiska
samarbeten som ror utveckling och
introduktion av nya lakemedel.

Gemensamt med delmal 5 ovan:

Kartlaggning och identifiering av
aktiva europeiska samarbeten déar
nationella aktérer medverkar och
som ror utveckling och introduktion
av nya lakemedel och for vilka
nationell samverkan kan vara
relevant.

Aktorernas behov framgar i
rapport och atgardsforslag (Se
kapitel 5.4.6) och kan bidra som
underlag i EU-samarbetet (se
kapitel 5.10-11)

Delmal 7.

Aktivitet

Metod

Resultat

Plattformen ska ha primart fokus pa
Tidig dialog kring utveckling av
nya terapiprinciper, men
mojligheten att ocksa hantera
enskilda produkter i nationell Tidig
dialog

Beskriva hur processen kan behdva
skilja sig at beroende pa om det galler
nya terapiprinciper och nya koncept
eller specifik produkt. Beakta ev. legala
begrasningar.

Workshop i samradsgruppen.

Legala aspekter och
begrénsningar &ar beskrivna i
kapitel 5.7. Och
problemstéliningen hanteras &ven
i kapitel 1.3 Omfattning och
avgransningar.

Processen omfattar principiellt
inte specifik produkt.




Bilaga 3

Urvalskriterier i Horizon scanning for Nationellt ordnat inforande

Kriterier for vilka nya lakemedel som valjs ut for en fordjupad beddmning inom ramen
for horizon scanning

+ Stor patientpopulation

« Signifikant morbiditet forknippat med tillstandet

» Har potential att tillféra kliniska fordelar

* Innovativt satt att behandla sjukdomen

» Potentiella kostnadskonsekvenser

+ Kan leda till behov av omorganisation av varden

 Potential for paverkan pa behandlingsriktlinjer och andra rekommendationer
» Potentiella sakerhetsaspekter att beakta

» Potentiellt h6gt media-/patientintresse

FOr snabb eller for langsam introduktion kan forvantas efter ett godkannande

« Ar potentiellt juridiskt, etiskt eller politiskt intressant

Hansyn tas ocksa till om substansen/indikationen:
« tillnor en vixande lakemedelsgrupp eller terapiomrade
« &r ett nytt satt att behandla eller en ny lakemedelsgrupp
« arrelevant for svenska forhallanden

» ligger i sen fas Il eller i fas 11, eller &r inskickat till regulatoriska myndigheter for
godkannande.

Kalla: SKL
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Adress: Liskemedelsverket, Box 26, 751 03 Uppsala
42

Telefon: 018-17 46 00 Fax: 018-54 85 66
E-post: registrator@mpa.se
Internet: www.lakemedelsverket.se




