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Remisssvar fran SwedenBlO avseende forslag till nationell strategi inom
omradet séllsynta halsotillstand 13995/2024

Sweden BIO valkomnar en nationell strategi for sallsynta halsotillstand i Sverige.
Internationellt ar strategier pa detta omrade identifierat som ett &ndamalsenligt
policyredskap for att utveckla och forbattra halso- och sjukvarden fér manniskor med
dessa tillstand, och EU har efterfragat nationella strategier sedan 2009.

SwedenBIO framhaller tidig upptackt, nyfoddhetsscreening, diagnosticering, jamlik tillgang
till behandling samt uppfoljning som viktiga delar i strategin.

SwedenBIO betonar vikten av att, precis som det framgar i strategin, den forutsatter
ytterligare beslut, exempelvis olika myndighetsuppdrag, mer konkreta aktiviteter etcetera.
Formaga till konkretisering kommer avgora hur stor betydelse strategin kommer att fa.

SwedenBIO noterar att kliniska studier har en undanskymd plats i strategin. Dessa
omnamns i dokumentens andra halft i forbigdende vid tva tillfallen (sid 24 samt sida 31).
Men strategin saknar beskrivningar av:

o varfor kliniska studier ar speciellt viktiga for sallsynta halsotillstdnd. Det finns 7000
sallsynta sjukdomar men bara cirka 250 godkdnda mediciner. Stora patientgrupper
saknar helt enkelt behandling,

e hur situationen ser ut i dag avseende dessa studier i Sverige eller

o vilka atgarder som foreslas for att 6ka antalet kliniska studier i Sverige avseende
detta omrade.

Strategin anger att “data saknas” for att kunna folja upp kliniska studier (sid 30-31, under
rubriken Utvecklingsindikatorer). SwedenBIOs analytiska arbete innefattar t ex Swedish
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Drug Discovery and Development Pipeline Report och vi valkomnar samverkan runt hur
data avseende kliniska provningar for sallsynta halsotillstand tillgangliggors pa ett battre
satt.

SwedenBIO framhaller avslutningsvis att utvecklingen inom detta omrade &ar internationell,
och flera aktorer efterfragar nu EU-initiativinom sallsynta halsotillstdnd, motsvarande EU
beat Cancer plan. Det ar viktigt att den svenska strategin inte utvecklas som ett svenskt
strategidokument, utan som del av internationella processer, med betoning pa EU.
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