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Forord

Det dr mig ett noje att rekommendera Bart Maddens tdnkvdrda uppmaning att omvérdera Food and Drug
Administrations (FDA, den amerikanska motsvarigheten till Lakemedelsverket) godkdnnandeprocess for
lakemedel.

Fragan ar inte om det finns ett behov av kvalitetsstandarder eller tester, utan om sadana processer
godtyckligt hindrar vad som dr rimliga och legitima beslut for patienter och ldkare utifran individuella
forhallanden

Det finns tva sorters misstag nir man vérderar de skador som alla processer for godkdnnande av likemedel
kan orsaka. Det fOrsta misstaget dr att man godkénner ett likemedel med sdkerhetsrisker eller bristande
effektivitet, det andra misstaget dr att man inte godkénner likemedel inom rimlig tid for att forhindra
dodsfall som intrdffar i dag. Att viga dessa tva problem mot varandra dr politiskt svart for FDA. Varfor?
Darfor att varje ldkemedel som godkdnns av FDA och sedan orsakar skador eller dodsfall troligen skapar
negativ publicitet for myndigheten, krav pd atgirder for att ytterligare strama till FDAs redan alltfor strama
godkdnnandeprocedur och sétta en stor press pd FDA att “gdra ndgonting” for att forhindra att nagot
liknande négonsin hander igen.

Alternativet dér effektiva lakemedel fordrojs ett par ar eller mer och ddrmed inte kan forhindra skador eller
dod 1 dag. Enskilda anonyma dddsfall kommer inte in i medierna, men orsakar sammanlagt stora méngder
onddigt lidande och dod. Den hir avvédgningen &r inbyggd i den medicinska behandlingens osdkerhet och 1
kunskapens framsteg. Det beror inte pd onda ménniskor. Alla som &r inblandade i1 processen kan mycket vél
gora sitt jobb efter bésta formdga och helt enligt reglerna, men reglerna misslyckas med att rétta till en
viaxande obalans mellan skadorna som de tva olika misstagen gor.

Bart Madden beskriver noggrant de grundldggande skélen till att bryta FDAs monopol pa tillgdngen till
lakemedel. Ett viktigt argument dr att det dr sunt fornuft att patienterna och deras ldkare borde ha kontrollen
over den medicinska behandlingen, dven nar det giller tillgdngen till lidkemedel som dnnu inte testats av
FDA.

Genom att anvdnda sunda ekonomiska principer, argumenterar han att FDAs uniforma regleringar ar
felaktiga. De tilldter inte individer att fa besluta om vilka risker de vill ta for att bli friska. Dessutom sa finns
de ingen aterkopplingsmekanism for att utviardera fordelarna och kostnaderna med FDAs dyra och
tidskrdvande kliniska tester. De negativa konsekvenserna av att samhillet misslyckas med att forandra det
har regelverket, kommer att forvirras alltmer nir takten for ldkemedelsinnovationen hdjs. Dérfor ar det sa
viktigt med att modernisera de redan forsenade reformerna av FDA:s regelverk.

Maddens marknadsbaserade 16sning har tvd nyckelkomponenter. Det tilltalar nationalekonomer som mig
som dr medvetna om hur viktig institutionell utformning &r for att ett system skall frimja decentraliserade
atgdrder som befinner sig ndra den lokala kunskap som ldkare och deras patienter har, men inte FDA.

Den forsta komponenten i utformningen &r ett tudelat sparningssystem. I ett spdr sd fortsitter ett nytt
lakemedel genom de konventionella kliniska testerna. P& ett separat spér, oberoende av FDA, sa kan nya
lakemedel vilka genomgatt Fas I sdkerhetstester kopas av informerade konsumenter (patienter radgivna av
sina ldkare) genom att kontraktera ldkemedelsutvecklarna. Patienterna och deras ldkare kan vélja mellan
godkénda ldkemedel eller nya mediciner som fortfarande befinner sig i kliniska tester.



Den andra komponenten &dr en databas for utvdrdering av alternativkostnader - TED (efter Tradeoff
Evaluation Database, overs.anm) som ger behindig tillgang till informationen som patienter och ldkare
behdver for att vara ldmpligt informerade om vilka risker for biverkningar och mojligheter till
halsoforbattringar som finns. TED innefattar ocksd néringslivet pa ett sdtt som frdmjar informerade val
mellan alternativen genom hela systemet.

Dessa utformningskomponenter for att ge patienter och ldkare kontrollen 6ver den medicinska behandlingen
ar bade innovativa och vilgrundade. Maddens koncept kan anvidndas som ritning av lagstiftaren for att
fraimja bade fler och battre konsumentval till samhéllets ldngsiktiga nytta.

Bart Madden visar en stor kunskap om vilka frdgor som maste tas upp, och ett djupt engagemang, for att
forbattra reglerna som omger FDAs processer. Det handlar om att utforma ett system som ger patienter och
lakare vilka besitter den relevanta kunskapen, storre valfrihet utan att skada andra. Det hdr dr en bok som
kan ldasas med behallning av alla. Den gér bortom politiska etiketter, och bor ldsas 1 den andan.

Vernon L. Smith

Interdisciplinary Center for Economic Science

George Mason University

Vinnare av Sveriges Riksbanks pris i ekonomisk vetenskap till Alfred Nobels minne ar 2002

Forord till den svenska oversattningen

Bart Maddens bok "More choices, better health: Free to Choose Experimental Drugs”, utgiven 2007 av
Heartland Institute, har ett viktigt budskap om riskavvégning kring lakemedel och ar i hogsta grad relevant
for Sverige.

Det finns forstas skillnader mellan USA och EU. EMEA - den europeiska lidkemedelsmyndigheten
samordnar de nationella ldkemedelsmyndigheterna. Resultat av samordningen hanteras av en vetenskaplig
kommitté och det slutliga beslutet om att godkinna ett likmedel fattas av Kommissionen. Ar likemedlet
tidigare godként av FDA, s viger FDAs beslut tungt for godkdnnandet av ett lakemedel 1 EU. For
lakemedelsforetag i Europa ér det av hogsta vikt att fa sina ldkemedel godkénda av FDA {or vidare
godkdnnande av EMEA och distribution pa den viktiga amerikanska marknaden.

Det finns i dag en risk att mdnga nya medicinska upptéckter forsenas. Innovationstakten dr dnnu hég, men
nér den genomsnittliga kostnaden for att utveckla ett nytt likemedel i EU uppskattas kosta €700 miljoner blir
riskerna stora. I Europa godkéndes, enligt the European Federation of Pharmaceutical Industries and
Associations, 89 nya likemedel mellan aren 1995-1999, till en forskningskostnad av €11,4 miljarder for
1995. For dren 2000-2004 hade detta sjunkit till bara 57 nya ldkemedel till €21,5 miljarder ar 2004.

Denna utveckling drabbar de experimentella ldkemedlen hart.

Tanken pé system med tva spar har inte vickts i Europa dnnu. Det fortjédnar den att gora, fler valmojligheter
ger bittra hélsa.

Waldmar Ingdahl
VD tankesmedjan Eudoxa, dversittare av den svenska utgivan.



Fler valmojligheter ger battre halsa
Fri att valja experimentella lakemedel

Bartley J. Madden’

Det som drojer sig kvar hos golfentusiasternas minne dr inte Tom Watsons anmérkningsvirda 65 slag pa
forsta rundan 1 2003 ars US Open, utan det mod som hans caddie Bruce Edwards visade. Edwards, som hade
varit Watsons caddie i 30 ar, var sjuk i nervsjukdomen ALS, déir alla drabbade avlider. Tillgivenheten
publiken visade honom under hela turningen var djupt rérande. Edwards dog éret dirpa. An i dag finns det
inget ldkemedel som Food and Drug Administration (FDA) godkint som ger dem som drabbats av
Amyotrofisk Lateralskleros (ALS- Charcots sjukdom, i Nordamerika dven kallad Lou Gehrig’s disease)
nagot hopp om att tillfriskna. Men tink om det hade funnits en experimentell ALS-medicin som visat
mdjligheten till goda resultat och som lag i de forsta faserna av den kliniska utvirderingen? Borde Edwards
ha fitt mojligheten att kopa den om all tillgdnglig information om riskerna var kdnda for honom och hans
lakare?

Godkannandeprocessen

Vi har blivit vana vid FDAs monopol dver marknadstillgangen pé ldkemedel, men fore 1962 sd behdvde nya
mediciner bara passera sdkerhetstester for att fa sidljas lagligt. Utvédrderingen av medlens effektivitet
lamnades till patienterna och lédkarna.

For att ett 1dkemedel skall godkénnas i1 dag, s méste forst sdkerheten provas i Fas I-test, for att sedan testa
sdkerheten igen i ett Fas II-test som ocksa innefattar ett effektivitetstest med ett litet urval patienter, for att
sedan avslutas i ett kliniskt Fas III-test med ett mycket stdrre antal patienter.

I genomsnitt sd tar de tre kliniska testerna sju ar att fullflja. Testerna foljs av en ldkemedelsansdkan dér
man ldmnar in alla relevanta data till FDA. FDA:s utvérdering tar sedan i genomsnitt ytterligare 1,5 &r att
genomfora.

Det betyder att de patienter som har nytta av en lovande ny medicin inte kan behandlas med denna pé 1
medeltal 8,5 ar efter att de kliniska testerna paborjats.

De kliniska testerna och ldkemedelsansdkan tar inte bara tid, de kostar ocksd pengar. De som utvecklar
lakemedel fir betala ordentligt, de far vinta linge pa eventuella intdkter... utan ndgra garantier att medicinen
kommer att godkédnnas dverhuvudtaget. Denna kombination ger hdga priser pd lakemedel.

Avvagningar

FDA maste i dag hantera en svdr avvégningssituation med sina nuvarande kliniska tester. D4 inget
lakemedel dr fullstindigt sékert kan FDA av misstag godkdnna en medicin som sedan visar en skadlig
bieffekt som Overstiger de terapeutiska fordelarna. Alternativt kan FDA forsena eller neka ett lakemedel sitt
godkdnnande som sedan visar sig vara effektivt och mojligen radda liv.

*Bartley J. Madden (bartmadden@yahoo.com; http://www.LearningWhatWorks.com) ar en oberoende forskare i
Naperville, lllinois.




Nar FDA ir for forsiktigt kan det leda till att tusentals patienters dod, som skulle ha kunnat rdddas. De
dodsfallen dokumenteras dock séllan och syns inte pd kvéllsnyheterna. D4 dr det inte sd dverraskande att
FDA i praktiken dr mycket mer intresserat av att undvika i0gonenfallande misstag, &n av de dolda och séllan
uppmirksammade offren som vigrats mediciner fran FDA:s pipeline.

Om FDA:s tjdnstemédn godkénner ett osdkert ldkemedel innebédr det offentlig hudflaingning fran media,
drabbade patienter och politiker. Det viger tyngre dn nadgon fordel de skulle kunna fa av att snabbt godkdnna
en effektiv ny medicin.

Vilken har den allménna effekten blivit av FDA:s extrema fokus pa att minimera délig publicitet? Daniel
Klein och  Alexander Tabarrok har sammanstéllt mycket av forskningen pd FDA pé& hemsidan
www.fdareview.org. Nér det géller FDA:s effektivitet avslutar de med:

Vi anser att FDA:s kontroll dver ldkemedel och medicinteknik har stora och ofta forbisedda kostnader som
hogst troligtvis overstiger fordelarna. Vi tror att FDA:s reglering av ldkemedelsindustrin har forhindrat och
forsenat nya mediciner och verktyg, har hojt kostnaderna, vilket resulterat i hogre sjuktal och dddstal. En stor
mingd akademisk forskning har undersékt FDA och har nétt samma slutsats i ett ovanligt konsensus.’

Fokusera debatten

En serios debatt om FDA:s roll maste borja med att fokusera pa den sunda fornuftsprincipen att makten dver
de medicinska besluten forst och framst bor tillhora patienterna och deras ldkare. US Court of Appeals for
Washington D.C. kretsen gav nyligen sitt stod for denna princip genom att bekrifta déende patienters rétt att
fa tillgdng till 4nnu ldkemedel som dnnu inte dr godkdnda av FDA .2

P& grund av FDA:s godkénnandeprocess tar ldng tid, s& bor man ocksa uppmairksamma skadan som dsamkas
av de ldnga forseningarna innan innovativa lidkemedel ndr allminheten. FDA:s uniforma godkidnnande
process passar inte alla, och dr helt enkelt inte anpassad till 2000-talets snabba medicinska
innovationshastighet.

Ett tredje fokus bor ligga pa att 16sa det vixande problemet for de ldkemedelsbolag som borjar fa insikt i hur
sjukdomar (ofta sdllsynta sjukdomar) relaterar till patienternas genetiska profiler.

Dilemmat dr att ju storre vinsterna blir av medicinens individualisering, desto mindre blir mélgruppen for
sadana likemedel. En mindre malgrupp minskar de potentiella intdkterna, vilket minskar sannolikheten att
man fér tillbaka en rimlig utdelning pa sin investering. En faktor dr de hdga kostnaderna for att utfora alla
FDA:s kliniska tester.

Givet dessa prioriteringar, vilken struktur och optimal niva skulle FDA:s regleringar ha? Vare sig
kongressen eller FDA vet det, darfor att den optimala nivén beror pa avvigningsbeslut (risk mot nytta) som
endast individerna och deras ldkare borde fatta. Det nuvarande regleringsforfarandet ignorerar eller hindrar
dessa beslut.

ACCESS Act

Abigail Alliance for Better Access to Developmental Drugs har varit framtrddande i att framfora Senate bill
S.1956 (ACCESS-lagen). Den tar upp ritten for allvarligt sjuka patienter att fa tillgang till lovande
mediciner innan de genomgatt FDA:s alla tester. ACCESS fordndrar inte FDA-processens grunder, dd det



inte dr dess syfte. Malet for ACCESS é&r beundransvirt, men for att kunna uppné det dr man delvis beroende
av FDA:s samarbete i att formulera och administrera reglerna for implementeringen.

Det ar inte litt att undvika att trassla in sig i regelverket. Liakaren Henry Miller, som tidigare arbetat som
reglerare pd FDA anmirkte:

Manga forstér inte att en reglering, &ven om den inte dndras, inte forblir som den &r. Nar en regel forst
uppréttas dr dess implementering ganska smal och begrénsad till lagens specifika krav, och dérfor &r dess
paverkan ritt blygsam. Efter en tid sa tenderar dock varje efterkommande generation av administratorer att
omdefiniera lagstiftningens syfte och ldgga till nya krav. Det &r sédllan att syftet smalnas av, krav forsvinner
nédstan aldrig. Regleringen bdrjar f4 ett eget liv, och nir reglerarna tolkar reglerna alltmer brett och
allomfattande, sa blir de praktiskt taget en sérintressegrupp med ett eget intresse av utokade befogenheter,
budgetar och imperiebyggande. Nar det saknas effektiv, samvetsgrann insyn fran kongressen, sa utvecklas ett
alltmer tungrott och ineffektivt regleringssystem. Ingenstans kan detta ses mer tydligt dn i utvecklingen av
mekanismerna for formarknadslicensiering av lakemedel.

Det nuvarande systemet av Oversyn av farmaceutisk utveckling innefattar inga mekanismer for offentlig
tillrdknelighet... godkdnnandetesterna begransar allvarligt individens valfrihet. Personlig autonomi understélls
statlig kontroll. Medborgare forhindras att skaffa sig produkter de vill kopa och maste vinta pa statligt
godkinnande.?

Man kan oroa sig for hur FDA skulle formulera regler for att verkstdlla en lagstiftning som skall reducera
dess regleringsmakt. Hursomhelst sd skulle delar av ACCESS Act vara ett verkligt steg framat for att hjdlpa
vissa patienter med livshotande sjukdomar och nagga i kanten FDA:s absoluta kontroll dver tillgdngen pé
icke-godkidnda mediciner.

Individuella preferenser

Om du eller ndgon i din familj hade drabbats av en livshotande sjukdom, skulle du vilja ha friheten att prova
ett experimentellt lakemedel?

Skulle du vara villig att ta ansvaret, inklusive risken av negativa biverkningar, for ditt beslut att anvénda ett
dnnu icke-godként ldkemedel? Hur skulle du svara om det rorde sig om ett hédlsoproblem som inte var
livshotande - makuladegeneration, svar artrit eller ett annat funktionsnedséttande tillstind? Svaren varierar,
beroende pa individens virdering av risken och omfattningen av de biverkningarna mot den mojliga
hélsoforbattringen.

Problemet &r att med dagens regelverk spelar din vérdering ingen roll. FDA tillater inte bruket av dnnu icke-
godkénda mediciner, forutom 1 kliniska tester och vissa mycket begridnsade omstiandigheter.

Att tillata individerna att uttrycka sina riskvédrderingar skulle underminera FDA:s monopol pa
lakemedelstillgdngen. FDA héivdar sig behdva total kontroll for att kunna vara samhdllet till nytta, d.v.s. for
framtida patienter, genom att anvidnda rigorOsa statistiska utvdrderingar pad dess omfattande data frén
kliniska provningar.

Enligt FDA sd skulle patienternas och ldkarnas frihet att bruka dnnu icke-godkédnda likemedel hindra
deltagandet i kliniska tester. Slutligen finns FDA:s outtalade antagande att patienter och deras ldkare inte
klarar av att fatta egna beslut.



Det handlar om mer &n att bara dela in konsumenterna i risktagare och riskundvikare. Poédngen gjordes av
ekonomen Friedrich Hayek och summerades av Vernon Smith:

Ingen forstod den utbytesprocessen [pd marknaden] béttre dn Friedrich Hayek nér han sade... “Ingen kan
kommunicera till andra allt som han vet, dérfor att mycket av den information han anvidnder, kommer han
sjalv fa tillgang till enbart genom att planera for handling. Eftersom han inte bara kommer att anvdnda en
given kunskap, uppticker han vad han behdver veta for att vidta tillborliga handlingar”. Det ar skilet varfor
opinionsundersokningar bara kan ge en mycket begridnsad indikation om vad som utgdr folks “kunskap”. Folk
vet inte vad de vill ha forrén de moter vissa omstindigheter och forst da borjar de komma pé 16sningar.”

Manga som inte sjdlva har upplevt de stora personliga kostnaderna i dagens FDA-process, kommer troligen
inte att efterfraga valfrihet. Nar de stidndigt hor i medierna om godkidnda mediciner som aterkallas (som
Vioxx), sa kommer de snarare att krdva hardare testning om de tillfrigades i en opinionsundersékning.

I ett annat sammanhang kommer det att bli annat ljud 1 skdllan frd&n samma personer. Om de, eller en
sldkting, drabbades av ALS som Bruce Edwards, skulle de stéllas infor vetskapen att deras muskler skulle
fortvina och att de skulle d6 inom tre till fem ar. De och deras familj skulle férdndra sin attityd, behdva ta
reda pa allt de kunde om ALS och om mdjliga behandlingar som dnnu inte godkénts. Svaren pa en
opinionsundersdkning om FDA:s nuvarande regler och om de borde utokas skulle sdkert ocksa fordndras.

Apropa forandringar kan vi med stor sannolikhet forvénta oss en allt hastigare likemedelsinnovation i
framtiden.

Betink en miljo dédr konsumenterna har aktuell och léttforstéelig information via Internet om experimentella
lakemedels sdkerhet och effektivitet. Vi skulle da forvénta oss att se fler mediciner 1 kliniska tester med
effektivitet som gor existerande godkénda ldkemedel foréldrade.

Skulle inte den har miljon motivera fler konsumenter att vilja ha patient- och ldkarkontroll 6ver beslutet att
anvinda experimentella likemedel, snarare 4an FDA:s monopol pd marknadstillgangen? Var befinner sig det
nuvarande regelverket for nya mediciner i jimforelse med den optimala nivan? Ingen vet. L4t oss tdnka pa
hur ett system som &r utformat att visa den optimala nivan skulle kunna se ut.

Optimal reglering

Vad som bor debatteras ér idén att existerande patienter skall varderas hogst, inte framtida patienter. Denna
1dé ar grundad i principen att samhéllet tjdnar mest pa valfrihet och konkurrens bdde pé kort och ldng sikt.
Lagstiftningen for att bryta FDA:s monopol s att konkurrensen kan fungera skulle f4 myndigheten att
utveckla nya sitt att analysera ett bredare urval av information.

For att kongressen skall kunna framfora grundprincipen av patient- och lédkarkontroll dver medicinska beslut,
behover man forstd hur det nuvarande systemets regleringar kan forbéttras. Nér politiker minskar
regleringar, betyder det inte att Adam Smiths osynliga hand pa marknaden automatiskt kommer att géra de
behovda fordndringarna. Det behdvs noggrann institutionell utformning for att vara séker pd att ge utrymme
for fler valmojligheter och konkurrens. Kaliforniens misslyckade plan for att avreglera elmarknaden visade
tydligt den viktiga roll institutionell utformning har nér avregleringar skall verkstéllas.

Uppgiften dr da att anvidnda konkurrens for att stimulera patienterna, deras lékare, lakemedelsutvecklare och



FDA till att kontinuerligt utvirdera vad som bést moter deras behov och att utveckla béttre sitt att gora saker
pa. I praktiken kraver detta tva forandringar.

Forst s& maste det nuvarande systemet, dédr alla nya mediciner maste godkénnas av FDA innan de gors
tillgangliga for allménheten, utokas med ett parallellt system for experimentella likemedel.” Det ger
patienten friheten att vélja mellan godkéinda eller experimentella ldkemedel. I utbyte mot mojligheten att fa
fordelarna av mediciner som annars inte ar tillgangliga, s& dtar sig konsumenterna ansvaret for de mojligtvis
hogre riskerna med att anvinda icke-godkinda likemedel.

Sedan sa ar det nodvindigt med ett nytt och robust informationssystem for att informera patienterna och
deras ldkare om de avvédgningar som behovs for att vélja experimentella ldkemedel. Jag kallar detta system
Tradeoff Evaluation Database (TED, databasen for utvardering av avvédgningar) och kommer 1 korthet
beskriva hur den skulle kunna fungera. Nyckeln till att fi ndimnda system sédkert och fungerande, och dven
fraimja konkurrens, ar att forse konsumenter och likare med objektiva data om experimentella mediciner.

Tva system- tva spar

Pé ett spar skulle ett nytt likemedel fortsitta enligt de konventionella kliniska testerna. Pa ett nytt, separat
spar oberoende av FDA (men bara efter att ha framgingsrikt gitt igenom FDA:s fas 1, toxicitets- och
sdkerhetsutviarderingar) skulle ldkemedelsforetagen ha mdjligheten att legalt avtala med konsumenter
(individuella patienter radda av sin ldkare) och silja dnnu icke-godkénda ldkemedel till dem.

For att kunna fungera framgangsrikt, s& maste konsumenterna vara fullt informerade om de mdjliga riskerna
med att anvénda ett dnnu icke-godként likemedel. Det star Tradeoff Evaluation Database (TED) for. TED
skulle innehalla bade kliniska och icke-kliniska testresultat (inklusive biverkningar) av dnnu icke-godkianda
lakemedel. Informationen 1 TED uppdateras kontinuerligt. Via Internet finns informationen att tillgd for
patienter och deras ldkare si att de kan besluta om de skall prova ett experimentellt 1dkemedel. Endast
lakemedel som har passerat Fas I finns med i TED.

En TED-hemsida skulle ta emot detaljer fran ldkarna om patientens behandling, och denna information
skulle sedan bli tillgénglig for likemedelsutvecklare och allminheten. Sa skulle en process utvecklas for att
skynda pa medicinska l16sningar pa ett mer effektivt sitt.

Antagligen kommer lékare bli entusiastiska dver tillfdllet att kreativt bruka den unika kunskap de byggt upp
under sin karridir. Kommunikation av specifika detaljer om patienternas tillstind och behandlingsresultat
skulle ocksa hjdlpa forskarna i sitt arbete.

Implementeringen skulle visa hur bra eller daligt det gar for patienter som véljer tillgang till experimentella
lakemedel. Andra patienter skulle ocksé fa tillgang till information om utfallet och gora béttre informerade
val for egen del. Anvindningen av godkinda respektive icke-godkdnda ldkemedel skulle bero pé
individuella beslut.

Oforéandrat skulle det traditionella systemet gora det mojligt for de minst riskbenédgna patienterna att ha kvar
mdjligheten att invidnta FDA:s utvirderingar. Andra kan gé in pd TED och bestdmma vilket experimentellt
lakemedel som ser mest lovande ut och skulle formodligen vélja att anvdnda det. Alla som befinner sig i
grdzonen mellan dessa tva ldgen kan ga in pad TED for att viga risker mot nytta.



Troligen skulle FDA ga emot denna mdjlighet att ge patienterna och ldkarna mer kontroll for att bibehélla
sitt monopol, d&ven om resultaten skulle kunna vara anvindbara for att forbittra sina egna tester och
godkénnandeprocesser.

Ett stort hinder for lidkemedelsutvecklare som vill bjuda ut dnnu icke-godkdnda mediciner &r rddslan for
stimningar fran dem som upplever negativa biverkningar. Detta méste bemotas, d& hot om stdmningar kan
underminera det nya systemet. Lagstiftaren maéste definiera den godtagbara méngd information om
experimentella ldkemedel som ges patienter och ldkare for att de skall kunna anses ha fattat ett informerat
beslut, och sedan ge immunitet fran skadestdndsansokningar till de foretag som f6ljer processen.

Utvecklarna méste skyndsamt och till fullo rapportera alla resultat fran behandlingarna med &nnu inte
godkinda likemedel, inklusive alla negativa biverkningar. Aven om TED:s uppbyggnad och drift troligen
skulle ldggas ut pd den privata marknaden, sa skulle myndigheterna ha 6versikt for att forsdkra att relevant
information finns offentligt tillgdnglig. Det dr av stor vikt att TED, precis som revisorer dr sjdlvstandiga fran
de foretag de granskar, dr oberoende av FDA.

Fordelarna

I dagens regelverk, soks information frén mycket specifika och ldnga kliniska tester nistan helt och héllet
efter sin relevans for FDA:s statistiska bedomningsgrunder. Det dr verkligen inte en bred miljo med 6ppen
aterkoppling som leder till ldrande, wutveckling och snabb allokering och omallokering av
lakemedelsutvecklarnas resurser.

I tvaspérssystemet dr ldkarna en kunskapsresurs. De dr bemidktigade att anvdnda sin medicinska erfarenhet
och sin problemlosningsforméga for att enbart fokusera sig pé att hjilpa sina patienter. Dessutom hjélper de
andra patienter och samhéllet genom att dela med sig av informationen.

Alla skulle ha tillgang till TED via Internet 1 realtid och fa kontinuerliga uppdateringar om sikerhet och
effektivitet for alla experimentella mediciner. Patienter och ldkare skulle kunna vélja om de vill anvénda ett
experimentellt ldkemedel nu, vénta pa mer information, eller forlita sig enbart pd godkdnda behandlingar.

En annan fordel &r att det ger bra mojligheter till smé ldkemedelsutvecklare, som kanske har bra kunskaper
och idéer, men saknar finansiella resurser eller féardigheten att tampas med FDA:s byrdkrati.
Entreprendrsforetag skulle kunna borja att dra in betydelsefulla intdkter och stirka sina aktier om deras nya
mediciner dr mycket effektiva pa tidigare anvindare. Aven om vissa skulle stilla sig emot det, borde
lakemedelsutvecklarna vara fria att sdtta priser pa samma sitt som for godkdnda mediciner. Férdelen med att
erhélla ett antal lyckade behandlingar skulle vara en stor faktor i den forsta prisséttningen, och det borde
uppmuntra utvecklarna att halla priserna nere.

Vidare skulle forskningen kring nya genombrott bli viktigare for foretagen én att kunna hantera byrdkratin -
en fardighet som de stora lakemedelsforetagen behérskar 1dngt battre 4n de sma. Om man kan ge snabbare
tillgéng till lakemedel efter Fas I- tester, s& skulle det dessutom péverka ldkemedelspriserna pd lang sikt,
genom sitta igdng en grundldggande utvdrdering av de enormt kostsamma och tidskrdvande kraven for de
kliniska testerna i1 Fas II och III. En s&dan utvédrdering skulle mycket vdl kunna leda till mer
stromlinjeformade kliniska prover, storskaliga kostnadsminskningar for likemedelsutveckling och en kraftig
sankning i ldkemedelspriserna for konsumenterna.



For att kunna uppnd storre kontroll for patienter och ldkare, maéste lagstiftningen utformas sa att
informationsflodet tillater valfrihet i den medicinska behandlingen. Det dr dven viktigt att forenkla
inldrningen och den kontinuerliga forbéttringen.

Miljo for larande
En mil;j6 for ldrande och stindigt pagaende forbattring kriver ett informationssystem som:

(1) hjdlper patienter och deras likare med uppdaterade sammanfattningar av pagaende kliniska testresultat;

(2) samordnar uppdaterade resultat om experimentella likemedel for patienter (icke-kliniska data),
inklusive negativa biverkningar;

(3) dokumenterar att patienter, i samarbete med sina ldkare, dr informerade och kan ta pa sig ansvaret for
anvandningen av likemedel som dnnu befinner sig 1 kliniska tester s att lakemedelsutvecklare 1 god tro kan
skydda sig fran stimningar;

(4) framja fler valmojligheter och konkurrens, inte bara for patienterna och deras ldkare, utan dven for
lakemedelsforetag och FDA.

Databasen - TED

Figuren nedan visar schematiskt olika delar i TED och hur de samverkar.’

Likemedelsutvecklare, langst ned 1 figuren, matar in resultat frdn anvindningen av experimentella
ladkemedel 1 TED. Det inkluderar “kliniska testresultat” fran pagdende utvirderingar jimte FDA:s
konventionella tester, s& vdl som ”icke-kliniska testresultat” i1 spdret for anvdndningen av &nnu inte
godkénda mediciner.

Langre upp 1 figuren, sa finns det tvéd typer av utdata frdn TED. Den ena forser patienter och deras ldkare
med uppdaterade data om ldkemedlens sdkerhet och effektivitet. Med hjilp av dessa utdata kan patienterna
enklare ge ett informerat samtycke till att anvéinda de ldkemedel, som inte dr godkdnda av FDA. TED maste
specificera datakrav, organisera ldmpliga procedurer for datainforsel och gora standardiserad och relevant
information tillgdnglig for allménheten.

Foretagens ridsla for stimningar kan undanrdjas med federala och kanske dven lagstiftning pa delstatsniva
som ger immunitet mot skadestandsétal sa 1dnge som foretagen uppfyllde TED:s krav.

Systemet ger ocksd fullstindig information om alla mediciner som Overvakas, och den gors tillgdnglig for
lakemedelsutvecklarna, FDA och privata dataanalysforetag. Det skapar utrymme for konkurrens vid de tre
punkter som markerats med cirklar 1 figuren.

Cirkeln vid toppen av figuren pekar ut att patienterna (konsumenterna) skulle ha tillgang till konkurrerande
informationskéllor ndr de vérderar ett ladkemedel. De skulle finnas utrymme att kopa manga olika sorters

analyser fran foretagen, och denna konkurrens skulle gagna konsumenterna.

De tvé cirklarna vid botten pekar ut mgjligheterna att anvédnda interna dataanalyser eller att kdpa in externa.
Observera att FDA:s cirkel visar rddata sa vdl som inforsel fran den privata sektorn. Myndighetsledningen
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och de i kongressen som Overser FDA:s resursanvindning skulle kunna jamfora FDA:s effektivitet i att
processa och analysera kliniska testdata mot privata alternativ.

Patienter
och lakare
Y
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Informationen flodar i pilarnas riktning.

Cirkeln vid likemedelsutvecklarnas visar att de, som FDA, skulle kunna vélja mellan att utfora antingen
interna analyser av kliniska och icke-kliniska testdata eller kopa in dem utifrén.

Det &r vidrt att notera att en guldgruva av stindigt uppdaterade data nu skulle finnas tillgénglig for
allminheten. Exempelvis dr forstaelsen om varfor en medicin dr verksam eller inte for specifika patienter
oerhort virdefull. Forskarna skulle fa insikt och allt oftare kunna avgéra pd ett tidigt stadium om en
forskningsmetod kan vara produktiv.7 Det bemoter dagens problem dir antalet godkdnnanden av nya
lakemedel har saktat in, sdrskilt for verkligt innovativa mediciner.

Den hér boken har beskrivit den tvaspariga avvigningsmodellen i breda drag. Det finns definitivt manga
spOrsmal kring implementeringen som maéste tas med. Hur skall till exempel myndigheterna konstruera TED
genom att anvénda nédringslivet och anbudsforfaranden? Hur skulle den infrastruktur som redan finns for att
registrera och kommunicera resultaten i kliniska tester och off-label” likemedel kunna passa in i systemet?
Frigor som dessa kan debatteras efter att den grundliggande utformningen, som visas i1 figuren, har
accepterats.
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Rivstart for den individualiserade medicinen

Tvasparssystemet ger likemedelsutvecklare mojligheten att uppna en ekonomiskt hallbar 16sning pa det
tidigare omndamnda problemet med individanpassad medicin. Samma egenskaper hos den individualiserade
medicinen som erbjuder chansen till battre hilsa for individerna undergridver FDA:s krav pé langa kliniska
studier med stora populationer.

Sambhdllet skulle tjana pa om ldkemedelsforetagen skapar upp en affarsmodell for individualiserad medicin
som lénkar vinster till framgangsrik innovation 1 fyra steg:

(1) utveckla ett ldkemedel med stor effektivitet under tidig anvindning och som ar anpassad till patientens
genetik;

(2) efter Fas I:s sdkerhetsutvirdering dr klar kan den generera intékter frdn forsiljning till konsumenter som
véljer att inte vanta pd FDA:s slutliga godkédnnande;

(3) spar ett dokumenterar lyckade resultat hos patienter som moter en stringent genetisk profil och fattar ett
informerat beslut att anvinda det experimentella ldkemedlet;

(4) spar tva medfor att man eventuellt kan betydligt underlitta kliniska tester i Fas II och III

Tvésparssystemet skulle underlétta for en sadan affarsmodell och skulle 6ka antalet medicinska framsteg
fran utokandet av kunskapen om genetiken.

Slutsats

Borde vi inte forvinta oss att vara fortroendevalda forsoker att ge patienter och ldkare storre kontroll dver
behandlingarna och prioritera de patienter som finns i dag? Tvésparssystemet uppnar detta genom:

# Storre valfrihet for patienterna
# Snabbare aterkoppling om nya likemedels sikerhet och effektivitet
# Nya ldkemedel nar patienter och ldkare snabbare

# Tillgangen till “ocensurerade” kommentarer och idéer fran ldkare, vilket kan ge insikter med omedelbar
praktisk nytta

# Ett grundldggande skifte i likemedelsindustrin dér forskningsfardighet pa att finna nya mediciner som
ger en hogre vardstandard virderas hogre dn fardigheten att navigera FDA:s byrdkrati

# Mojligheten till att ordentligt stromlinjeforma FDA:s kliniska tester, vilket ger en enorm
kostnadsminskning for ldkemedelsutvecklarna, sdnker ldkemedelspriserna dramatiskt fér konsumenterna

och ger fler ménniskor ldngre och friskare liv

Det kraftfullaste argumentet, som har dragkraft over alla politiska partier och alla andra kéllor till oenighet,
ar att méanniskor borde ges mojlighet att fritt vdlja bland det som kan forbéttra eller rddda ett liv, &ven om
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det kan innebéra risker. Det nuvarande regelverket dr djupt motsatt denna enkla och Gvertygande idé, och
déarfor maste det reformeras.
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