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Inlaga till den nationella strategin for sdllsynta sjukdomar

Stiftelsen Leading Health Care (LHC) presenterar har resultatet av ett uppdrag som
utforts for Socialstyrelsen i samrad med den nyinréattade Nationella funktionen for
séllsynta diagnoser. Atgarder fér personer som lider av séllsynta sjukdomar utgor pa
manga satt en utmaning for vart samhélle. Det arbete som pa nationell niva inrymmer
den nyetablerade nationella funktionen, utredningen om prissattning pa lakemedel och
en nationell strategi for séllsynta sjukdomar &r darfor ett naturligt fokus for LHCs
arbete med organisering, styrning och ledning av varden och omsorgen.

Ofta finner vi oss arbeta med mellanrummen i det livsvetenskapliga faltet — mellan
landsting och kommun, mellan vard och omsorg, mellan patient och professioner,
mellan sjukdom och hélsa/optimal funktion efter vars och ens forutsattningar.
Balansen mellan klok resurshushallning och maximalt varde for individer och familjer
som lever med en sallsynt sjukdom &r inte enkel. Inte heller ar det ett omrade dar det
finns en enkel 16sning som i ett slag tar hand om problematiken.

Vi pekar i detta pm ut ett antal problemomraden som maste hanteras och déar en
nationell strategi kan ge vagledning. Ofta ar det fraga om att gora avvagningar mellan
olika var for sig goda ambitioner dar man inte samtidigt kan realisera alla. Det ror sig
om é&kta dilemman vilka kréaver en vél reflekterad balansering. Var férhoppning &r att
sammanstallningen kan bidra till battre dialoger som bdttre stodjer patientgrupper som
avviker fran vara traditionella mallar for vard och omsorg.

Bakgrund
I enlighet med en rekommendation fran Europeiska unionens rad har Regeringen gett

Socialstyrelsen i uppdrag att ta fram ett underlag for en nationell strategi for sallsynta
sjukdomar. Socialstyrelsen bedriver detta arbete i samarbete med denNationella



funktionen for sallsynta diagnoser. Underlaget till den nationella strategin skall
ldmnas till Socialdepartementet for behandling under hosten 2012.

Som ett led i utarbetandet av strategin har Leading Health Care haft i uppdrag att 1)
genomfdra en hearing med aktorer som i olika avseenden kommer att beroras av
strategin, och 2) att sammanstalla och analysera de diskussioner som forts under
hearingen, i syfte att identifiera avvagningar och utmaningar som behover hanteras i
strategin.

Hearingen genomfordes den 3 april 2012 med ett 50-tal deltagare fran kommuner och
landsting, myndigheter, olika typer av vard- och omsorgsgivare, lakemedelsindustri
och patientorganisationer inriktade mot sallsynta sjukdomar. Nedan belyses ett antal
frageomraden och diskussionsteman som, utifran var tolkning av samtalen, framstar
som angeldgna att beakta i det fortsatta strategiarbetet.

Uppdraget har letts av Hans Winberg, generalsekreterare vid LHC. For
sammanstallningen av materialet har Jon Rognes och Anna Krohwinkel Karlsson
(bdda LHC) svarat.

Uppléagg och genomférande av hearingen

Infor hearingen hade sju centrala insatsomraden for en svensk strategi for sallsynta
sjukdomar identifierats pa forhand, narmare bestamt: planer och strategier inom
omradet sallsynta sjukdomar; adekvata definitioner, kodning och inventering av
séllsynta sjukdomar; forskning kring séllsynta sjukdomar; centres of expertise och
europeiska referensnatverk for séllsynta sjukdomar; samla expertisen om séllsynta
sjukdomar, patientorganisationers “empowerment”, och hallbarhet.1

Infor hearingen gick en e-postforfragan ut till de medverkande om att beskriva vilket
av de sju insatsomradena man ansag som prioriterat, och vilka tva fragor man framst
ville lyfta fram till diskussionen vid den forestaende hearingen.

Av svaren framgick att det finns en bred konsensus kring relevansen i att ta fram en
nationell strategi inom omradet séllsynta sjukdomar. Nar det galler vilka fragor som
ska prioriteras inom ramen for en sadan strategi var asikterna mera spridda — som
vantat givet de skilda verksamhets- och intresseomraden som representerades inom
deltagargruppen. | manga av svaren papekades samtidigt att arbetet med de olika
insatsomradena i praktiken ar dverlappande och/eller beroende av varandra. Ett
systemaovergripande utvecklingssarbete kring séllsynta diagnoser forutsatter alltsa
samarbete mellan ett flertal aktérer med sinsemellan olika agendor och drivkrafter.

1 Omradesindelningen hade hamtats direkt fran radsrekommendationen. I
arbetsutkast till den svenska strategin har sedermera en del justeringar skett,
bland annat foreslads att "hallbarhet” ska ses som ett aggregat av hur val arbetet
inom 6vriga insatsomraden fungerar.



I relation till det styrinitiativ den nationella strategin utgor, kan det vara givande att
analysera konstellationen av intressen i termer av dilemman. Dilemman kan ha sitt
ursprung i konflikterande mal for olika aktdrer, krockar mellan olika styrsignaler som
aktorerna har att forhalla sig till, eller spanningar som uppstar pa grund av
kunskapsfordelningen mellan aktérerna. En viktig podng ar att detta ar problem som
inte enkelt kan redas ut och l6sas - de kréver en balanserad hantering av dem som
utformar styrningen.2

Fragor som behdver besvaras ar till exempel hur arbetsdelningen ska se ut mellan
aktorer pa nationell, regional, lokal och individuell niva, hur 6versattningen av
kunskap bast ska ske mellan dessa nivaer, vilken grad av standardisering som ska
efterstravas i organisationslésningarna, och vilka forutsattningar som behover vara
uppfyllda for att mojliggora forbattringar utifran patientperspektivet. Nar det galler
sallsynta sjukdomar &r variationen i de verksamheter som berérs och bredden pa de
omraden som man ska enas kring sarskilda utmaningar som maste hanteras i
strategiarbetet for att den samverkan som efterstravas ska kunna uppnas.

Mot bakgrund av detta utformades hearingen utifran syftet att synliggdra olika
intressen som inte enkelt kan forenas i en I6sning och som har relevans for
formuleringen och genomférandet av den nationella strategin. Efter en kort inledning
delades deltagarna in i 6 grupper om 5-8 personer, vilka gavs i uppgift att identifiera
dilemman inom ramen for det egna arbetet respektive samarbetet med andra aktorer
inom omradet. Avsikten var att skapa en béttre forstaelse for vilka olika agendor som
finns inom faltet séllsynta sjukdomar; ndgot som i sin tur kan leda till battre
avvagningar kring hur uppgiftsférdelning och informationsutbyte ska se ut mellan
olika berorda aktorer. Att redan pa ett tidigt stadium badda for en 6msesidig forstaelse
och kommunikation mellan involverade aktorer kring mal och prioriteringar kan
givetvis ocksa underlatta det faktiska samarbetet i senare steg.

Utgangspunkter for analysen

LHCs arbete vilar pa en gedigen kunskapsgrund med bred forankring i den
foretagsekonomiska/organisationsteoretiska forskningen kring vard- och
omsorgssystem.

En av vara utgangspunkter for detta uppdrag har varit att ta hansyn till saval sjalva
strategiarbetet och dess utmaningar internt, som det kringliggande systemets inverkan
pa detta arbete. Den nationella strategin kan ses som ett centralt utformat styrinitiativ,
vilket &r beroende av kringliggande strukturer och konkurrerande styrsignaler i form
av lagar och regler, ekonomiska incitament, medicinska foreskrifter, professionella

2 Inom beslutsteori talar man om "ambiguity” och "uncertainty”, alltsa
oklarhet/tvetydighet och osakerhet. Osdkerhet kan reduceras med hjalp av mer
kunskap, emedan genuin oklarhet kraver balansering.



normer med mera. En strategi som tar hansyn till vilka krockar eller 6verlappningar
som kan finnas med annan styrning som paverkar varden och omsorgen kring
personer med sallsynta sjukdomar har storre sannolikhet att fa ett brett och hallbart
genomslag i praktiken.

En annan utgangspunkt har varit att styrning, ledning och organisering av
vardverksamheter ytterst syftar till att rétt insats gors for ratt patient i ratt tid. Malet ar
att utredning, diagnossattning, behandling, bemétande och annat ska utforas pa det i
situationen basta séttet. Detta kraver att olika resurser — kompetenser, teknik,
budgetmedel och annat — koordineras och kopplas samman. Det storsta vérdet for
individen — och ytterst aven for samhallet — uppstar nar vardtagaren far ratt mix av
resurser. Darmed ar det 6nskvart att dven styrning och uppféljning utformas med
hansyn till vilka beroenden och synergier som finns mellan olika aktérer som pa olika
sétt bidrar tillhanteringen av séllsynta sjukdomar. Detta inkluderar i hégsta grad dven
brukarna sjélva och deras foretradare.

Som framgar av ovanstaende utgar LHC:s organisationsperspektivfran en bred ansats
dar forstaelse for den horisontella processen mellan de parter som behdver samordnas
ar ett viktigt komplement till den vertikala (hierarkiska) dimensionen i styrningen.
Perspektivet gar ocksa utéver en strikt ekonomisk analys. | centrum for var
framstéllning star fragor kring hur utvecklings- och samverkansarbetet kring séllsynta
diagnoser ska organiseras, finansieras och féljas upp, men inom ramen for detta
tangeras dven medicinska och brukarrelaterade hansyn. Vi dock valt att inte ge oss in i
detaljfragor kring exempelvis adekvata definitioner av patientgruppen eller kriterier
for kvalitetssakring av forskning och behandling. Vi har inte heller omdefinierat eller
omprioriterat de centrala insatsomraden som strategiarbetet utgar ifran.

Utmaningar och avvagningar av vikt fOr strategiarbetet

Vi har valt att sortera in utmaningar och avvégningar av vikt for strategiarbetet under
tva dvergripande rubriker:

1. Systemdvergripande utmaningar. Generella karakteristika hos halso-
och sjukvardssystemet som resulterar i sarskilda problem for
gruppen sallsynta diagnoser. Dessa utmaningar kommer sannolika
att kvarsta oavsett inriktningen pa strategin, men maste beaktas for
att satta strategin i sitt sammanhang.

2. Avvéagningar inom ramen for strategin. Fragor kring organisering,
kunskapsdelning, finansiering och uppféljning av och mellan
kompetenscentra. Huvudsakligen “interna” valfragor, men i relation
till detta detta diskuteras aven annan styrning som kan forsvara
genomforandet.



De resonemang som presenteras nedan har alla sin utgangspunkt i fragor som dryftats
i samband med hearingen. Den Gppna diskussionen kring de fragor vi valt att fokusera
pa har dock varit av varierande omfattning och djup. Presentationen inbegriper inte
heller samtliga fragor som lyfts. Valet av tyngdpunkt och inriktning i analysen ar
darmed en spegling av LHC:s inriktning mot styrnings-, lednings- och
organisationsfragor.

Systemoévergripande utmaningar

Patienter med ovanliga sjukdomar kan sarskiljas just pa grund av att de &r fa till
antalet, sallsynta. Detta bor dock inte paverka deras grundldggande rattigheter till vard
utifran behov precis som alla andra. Det ar ocksa ett och samma halso- och
sjukvardssystem som ska tillgodose att bade vanliga och sallsynta tillstand
diagnostiseras och behandlas. Skattemedlen, de Gvergripande
organisationsstrukturerna och de breda utvecklingstendenserna ar gemensamma —
samtidigt finns det ett antal karakteristika hos systemet som tenderar att skapa
sarskilda problem for de séllsynta patienterna3 och deras vardgivare. Tva
framtradande teman ar individualiseringsproblematiken respektive
samverkansproblematiken.

Individualiseringsproblematiken

Dilemmat kring individualisering har att géra med spanningen mellan stravan mot a
ena sidan skalfordelar och effektivitet i varden, a andra sidan mot en patientcentrerad
och personlig vard. Idag finns krafter som driver i bada dessa riktningar. Nar det
géller den medicinska utvecklingen finns en tydlig trend mot allt mer specifika
l6sningar for allt mindre grupper av patienter.4 Dessutom har vardtagarna sjalva mer
kunskap och staller hogre krav pa personligt bemotande. Nar det géller individer med
séllsynta sjukdomar intrdder denna sdrbehandling” narmast per automatik, just pa
grund av tillstandens ovanlighet och att kunskapen om dessa &r koncentrerad till ett
fatal specialiserade aktorer (som dock séllan ar dem som patienterna moter i forsta
ledet). Detta utmanar var sjukvardsstruktur i grunden.

Samtidigt som sallsyntheten i sig &r starkt forknippad meden individualiserad vard,
finns en ambition om en hdgre grad av standardisering av definitioner,
kvalitetsregister och vardprogram for séllsynta sjukdomar. Inom halso- och

3 I texten anvander vi ibland uttrycket “sallsynta patienter” som en synonym till
patienter med sallsynta sjukdomar. Detta forutsatter inte nodvandigtvis att
symptomen och/eller behandlingsformerna ar "ovanliga”.

4 En konsekvens av forfinad diagnossattning ar att alltfler tillstdnd kommer att
klassas som sdllsynta. Oberoende av detta hojs roster om att den svenska
definitionen av sallsynthet ar alltfor restriktiv jamfort med EU-normen.
Sammantaget kan detta komma att innebara en betydande 6kning av antalet
individer som innefattas av strategin.



sjukvarden generellt motiveras standardisering av arbetssatt och behandlingsmetoder
ibland i besparingstermer, men lika ofta som argument for likabehandling mellan
patienter. Om alla ska behandlas lika minskar dock mojligheterna till individuella
hansyn.En harmonisering av vardpraktiken kan darmedge mindre utrymme for ett
patientanpassat omhéndertagande.

Styrning enligt alltfor specifika riktlinjer kan ocksa innebéra att helhetsperspektivet
kommer i skymundan. Ett ofta férekommande problem i dagslaget ar att patienter med
séllsynta (men &nnu odiagnostiserade) sjukdomar faller mellan stolarna, trots att
primarvarden foljer gallande rutiner for utredning av enskilda symptom. Samtidigt
som medicinska och andra riktlinjer utgor en mojlighet att samla och sprida kunskap
om behandlingsalternativ, sa finns det alltsa en risk att patienter med komplexa behov
och sammansatta sjukdomsbilder definieras bort genom styrningens utformning.

Vardprogram for séllsynta sjukdomar utgor inget undantag i detta hanseende, snarare
tvartom eftersom det &r tillstdnd av mycket varierande art och karaktiar som “klumpas
samman” enbart utifrdn den minsta gemensamma namnaren att de ar séllsynta. For att
vardprogram ska vara andamalsenliga kravs sannolikt nagon form av undergruppering
av sallsynta diagnoser som inte enbart utgar fran prevalens utan baseras pa grad och
art av funktionsnedséttning/vardbehov, typ av behandling eller liknande.En annan
mojlighet ar att gemensamma vardprogram definieras pa en mer 6vergripande niva
dar fokus ligger pa principer for att sakerstélla basta tillganglighet och information for
de séllsynta patienterna, snarare &n pa specifik medicinsk utredningsmetodik. Da
fragor kring kontaktvagar och kunskapsutbyte blir centrala i ett sadant styrdokument
borde ambitionen vara att det aven tas fram i samverkan mellan saval medicinska som
icke-medicinska instanser.

Samverkansproblematiken

Foregaende resonemang leder in pa en andra central problematik for patienter med
komplex behovsbild — den kring samverkan. For en person med ovanliga och/eller
flera symptom och funktionsnedsattningar kan kontakterna med olika vardgivare och
andra samhéllsinstanser vara svara att 6verskada, och insatserna &r inte alltid
koordinerade sinsemellan. Brister i bemd&tande och omhéndertagande tenderar att
aktualiseras nér nar patienten ror sig Over vissa problematiska “granssnitt”, till
exempel mellan verksamheter som drivs av olika huvudmén och/eller utfors av
personal med olika typ av professionell expertis. Den stora och 6kande mangfalden
som teknisk utveckling saval som valfrihetsreformer, konkurrensutsattning och sa
vidare ger nya mojligheter till patientinflytande, men utgér samtidigt en utmaning da
de aktdrer som ska fas att samverka blir fler och alltmer olika. For séllsynta patienter
som fatt sina diagnoser tidigt kan 18-arsdagen innebéra en stor omstéllning, da
avsaknaden av en aktor med helhetssyn ofta storre inom vuxenvarden an inom
barnsjukvarden.



Formellt faststélls vardgivares skyldighet att samverka kring den enskilde i en rad
lagar, 6verenskommelser och avtal.5sGraden av faktisk interaktion i det vardagliga
vard- och omsorgsarbetet paverkas dock aven av annan formell och informell
styrning, bland annat professionella normer och ekonomiska incitament. Varje
element kan hypotetiskt bidra till bade sammanlankning och splittring. Innovativa
arbetssétt och teamorganisering har visat sig valfungerande for att skapa samverkan
kring vissa diagnoser, men Iosningarna ar inte allmént spridda. Den
interorganisatoriska konsensus som finns kring nyttan med en nationell strategi for
séllsynta sjukdomar och samverkan inom ramen for denna kan utgora en stark enande
kraft, samtidigt som uppréatthallandet yrkes- och omradesspecifika revir verkar i
motsatt riktning.

En sdrskild utmaning nér det géller ovanliga sjukdomar &r att frdmja interaktion och
samverkan mellan dem som besitter spetskompetens kring vissa diagnoser — t ex
forskare och kliniska specialister — och de allménna instanser som patienterna och
deras anhoriga ar beroende av for den kontinuerliga varden och omsorgen.
Medicinska landvinningar — vare sig de &r sprungna ur forskning eller praktik — &r ofta
ett resultat av en mycket snav nichning. Detta galler i synnerhet séllsynta tillstand dar
patientunderlaget &r litet. Darmed finns det ocksa poanger med en uppratthallen och
kanske till och med forstérkt specialisering kring ovanliga sjukdomar.

Ett problem uppstar i och med att denna specialisering inte séllan innefattar ett
protektionistiskt element, som kan h&mma bendgenheten att spontant dela med sig av
kunskap till utomstaende aktorer. Tendensen till ett rivaliserande snarare &n
kooperativt forhallningssatt forstarks ocksa av konkurrensen kring forskningsmedel
och den 6kande omfattningen konkurrensupphandlingar, inklusive de av rikssjukvard
for vissa ovanliga behandlingar.

Detta komplicerar bilden och gor att strategins genomslag &r beroende av nagon form
av framvéxande konsensus inte bara kring nyttan ochde dvergripande malen med en
nationell strategi for sallsynta sjukdomar, utan aven kring hur systemet ska anpassas
for att astadkomma forbattringar for patientgruppen. Tilltro till att “det 16ser sig i de
bista av virldar” ar en lovvard men kanske nagot orealistisk utgangspunkt.En central
utmaningfor strategin och den nationella funktionen blir ddrmed att skapa strukturer
som underlattar delning av kunskap och information mellan de aktorer som ska
samverka kring de séllsynta patienterna — strukturer som samtidigt motverkar
och/eller kan hantera tvister kring ansvar och resurser.Givet komplexiteten och

5 Exempelvis samverkansklausulerna i SoL och HSL, 6verenskommelser om
samverkansrutiner i vissa specifika vardsituationer, och samverkansuppdrag i
utforaravtal for primarvarden och socialtjansten.



variationen i de verksamheter som ska styras samman, ar det dock inte pa férhand
givet hur detta bast kan astadkommas. Nedan diskuteras nagra viktiga avvagningar i
arbetet.

Avvagningar inom ramen for strategin

Organisationsstruktur och organisering

For att na malet om en battre vard utifran sallsynta patienters behov framhalls ofta
samlandet av expertis som en nyckelfaktor.| radsrekommendationen namns bade
centrumbildningar, internationella natverk och I1T-plattformar som potentiella
(del)ldsningar; den svenska diskussionen har framforallt koncentrerats kring vikten av
att identifiera nationella och/eller regionala kompetenscentra (mer om den geografiska
aspekten nedan). Den nybildade nationella funktionen for séllsynta diagnoser ar ocksa
en del i den nya struktur som avses hantera de séllsynta sjukdomarna.Det framstar
dock an sa lange som ganska Gppet hur det konkreta samarbetet mellan lokala
vardgivare, enskilda kompetenscentra och den nationella samordningsfunktionen ska
organiseras.

En nyckelfaktor nar man fragar sig vilken organisering som ar lamplig, ar vilka behov
som ska tillgodoses av respektive aktor i systemet.Forskningsbaserad
kunskapsutveckling i internationell samverkan, likvéardiga mojligheter
tillspecialistvard dver landet, stod till primarvarden och andra samhéllsinstanser, och
kunskapsdelning till och med patienter och deras foretradare ar nagra sinsemellan
ganska olika funktioner som alla framstar som nodvandiga att utveckla.

En inventering av vilka av ovan ndmnda uppgifter som redan idag kan anses falla
inom befintliga aktorers ansvarsomraden skulle underlatta diskussionen kring hur
kompetenscentra ska lokaliseras och bemannas. Det mojliggor att organisatoriskt
utveckla det som finns och fungerar, som komplement till ett tdnkbart bor-lage.6
Detfinns dock inga pa forhand givna definitioner eller kriterier for vad
kompetenscentra ska gora, och givet att inga statliga resurser annu dedikerats inom
omradet sa faller detinom det regionala sjalvstyret att utse kompetenscentra och
tilldela dem roller och resurser. Detta lamnar det i mangt och mycket Gppet om centra
kommer att ha forsknings- eller behandlingsfokus, vilka deras arbetssétt och
samarbetsformer med vardgrannar kommer att vara, osv. | vilken man det handlar om
att identifiera existerande expertkluster kontra att inratta nya har hittills ocksa lamnats

6 Har ar det pa sin plats med en utvikning om begreppen. Organisationsteorin
kan bidra med vasentligt mycket mer kunskap an vilken struktur (las:
organigram) och budgetmodell som ar lamplig. Att synliggora olika aktorer
(inbegripet patienten och dennes sociala nat), vilka resurser och kompetenser de
har och hur dessa kan kombineras dr sddana exempel. Detta dr en grund for att
forsta regelverk, ansvarsfordelning, kommunikationsmonster och
konstellationer for samverkan.



Oppet.| vissa fall blir utfallet troligen beroende av profilen och intresset hos de
individer som i nuléget besitter den medicinska expertkompetensen kring enskilda
sjukdomar.

En intressant avvagning & om kompetenscentra primért ska vara specialist- eller
patientcentrerade, det vill saiga om deras huvuduppgift ska vara att organisera smidiga
vardvagar for (vissa undergrupper av) séllsynta patienter, eller om det blir en
organisering som syftar till att effektivisera produktionen av forskning alternativt
behandling i vissa delar av vardkedjan. | EU-radsrekommendationen anges att det i
princip och om mojligt ar det expertisen som ska forflytta sig, inte patienterna”. Ett
bakomliggande antagande &r att IT i hogre grad kan anvandas for att forflytta
kunskapen till patienterna. | samband med detta poangteras ocksa
patientorganisationernas och patienternas egna perspektiv som en viktig och
nddvéndig resurs.

Inom de svenska diskussionerna har det hitintills lagt stérre vikt vid att
samlokaliseraspecialisterna sjalva, forslagsvis vid universitetssjukhusen. Ett argument
for att samla medicinsk sakkunskap i lokala kluster &r att det kan minska
personberoendet och ge en battre hallbarhet 6ver tid. Samtidigt uppméarksammas
potentiella tillganglighetsproblem, da den nationella patientrorligheten av strukturella
och individuella orsaker inte ar total. Speciellt for glesbygdslandstingen kan
avvagningen mellan nationell specialisering och lokal tillganglighet framsta som svar.

En 6vergripande reflektion pa organiseringstemat &r att system som far vaxa fram
utifran lokala prioriteringar och befintliga strukturer kan fa bredare acceptans fran
start, speciellt hos redan starka och etablerade aktérer. Detta kan underlatta
genomfdrandet, men a andra sidan finns risken att de faktiska forandringarna blir
mindre 4n med en mer systemévergripande ansats. | synnerhet framstar det som svart
att sékra att ett tvarvetenskapligt och sektorsovergripande forhallningssatt ska vaxa
fram spontant.

Kunskapspsproduktion och -delning

En annan central fraga ar vad det ar som ska delas mellan de aktorer som berérs av
strategin, och hur denna delning ska framjas.Som beskrivits ovan ar de radande
incitamentsstrukturerna for samverkan inte entydiga.En del av dilemmat har att géra
med hur kunskap kring séllsynta sjukdomar tas fram, och vilken typ av kunskap som
anses relevant att utveckla och sprida.Forskningsbaserad specialistkunskap och klinisk
sakkunskap ar otvetydigt viktiga bestandsdelar for att sakerstalla en adekvat och
modern vard, men en alltfor ensidig fokusering pa det medicinska kompetensomradet
medfor samtidigt en risk &r att kunskapsdelningen blir endimensionell och/eller
enkelriktad.

Lakarkaren ar en mycket specialiserad professionsgrupp som av havd och
nodvandighet har en mycket stark position inom varden. Detta medfor att



utvecklingsarbete oftare sker vid avgransade enheter an pa tvéaren over
funktionsgranserna. Detta galler inom specialistvarden, mellan specialistvarden och
andra vardomraden, och i hogsta grad mellan varden och andra verksamheter som
exempelvis socialtjansten. For att kunskaperna ska kunna spridas brett kravs att
strukturerna for innovation kompletteras med mekanismer som sarskilt riktar in sig pa
att underlatta kunskapsdelning till icke-specialister.

Om medicinsk expertkunskap ska bli anvandbar urexempelvis primarvardens och
patienternas perspektiv kravs ofta ndgon form av anpassning av kunskapen till
malgruppen. Att gora denna Gversattning och popularisering utan att sakinnehallet
forvanskas kréver i sin tur en specifik typ av kompetens. Ett forslag som uppkommit
ar att inratta nagon typ av central radgivning (lampligtvis inom ramen for den
nationella funktionen) som vardgivare och/eller patienter kan vanda sig till framfor
allt vid oklar diagnosticering.Givet de mycket olika typer av tillstand som en sadan
funktion skulle ha att hantera sa ar det rimligt att tanka sig att raden far karaktaren av
beslutsstod” pa dvergripande niva, snarare an specifika behandlingsriktlinjer.

Givet att rekommendationerna ska ha baring aven pa andra vardomraden an
specialistvarden, och kanske till och med pa omraden utanfor varden, sa verkar det
ocksa rimligt att kunskapsbasen for styrningen breddas utéver det rent medicinska. Att
ta ambitionen om helhetssyn utifran patientperspektivet pa allvar innebar att den
medicinska kunskapen enbart &r en av de kompetenser som ska koordineras.Det
framstar darmed som nodvandigt att produktion av vardprogram sker i samrad mellan
de olika typer av aktdrer som berdrs av strategin. | idealfallet borde detta dven
medféra ett flervagsutbyte av kunskap mellan varden, omsorgen och de berérda
myndigheterna.Mahanda finns béttre forutséttningar for perspektivsammansmaltning
om det vergripande ansvaret for utformning av programmen laggs utanfor de allra
mest specialiserade instanserna.7l samband med detta uppkommer aven fragan hur om
delning av andra typer av resurser utdver information och sakkunskap ska hanteras
inom ramen for den nya strukturen for sallsynta diagnoser.

Finansiering
En utmaning med den nationella strategin i sin nuvarande utformning &r att den

forvantas att stimulera nya utvecklings- och samverkansinitiativ, men utan att utlova
tillskott av finansiella resurser.Finansiella I6sningar som spénner éver

71 detta hédnseende utgor den nya myndighetsstruktur for kunskapsstyrning som
nyligen har foreslagits bade en mojlighet och en risk. Majligheten bestar i en mer
integrerad och helhetsinriktad styrning néar framtagandet av vetenskapliga underlag,
behandlingsriktlinjer och nationella prioriteringsbeslut samlas inom ramen fér en om
samma organisation. Samtidigt blir konfliktande asikter och utgangspunkter i dessa
fragor interna, med vidhangande risk att dilemman och intressekonflikter inte i
tillracklig man synliggors och diskuteras.
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huvudmannagréanser (inom saval som mellan regioner) blir darmed en central aspekti
diskussionen.

Delad finansiering av kompetenscentra mellan landstingar en mojlighet som
antagligen skulle 16sa en del av problematiken kring regional samverkan och
likvardighet (idag bestammer varje landsting nivan och inriktningen). Att innefatta
sarlakemedel i dverenskommelsen inom SKL om solidarisk finansiering &r ett annat
forslag som motiveras pa liknande grunder.

| fraga om kompetenscentra &r tidsbegransade stimulansmedel (till exempel inom
ramen for en sérskild statlig satsning) en mojlig finansieringsform som skulle kunna
anvéndas for att ”fa fart pa” verksamheterna. En vésentlig risk dr dock att de insatser
som initieras blir kortsiktiga och daligt integrerade i de ordinarie
verksamheterna.Kompetenscentra och den nationella funktionen ar dessutom bara en
liten del av det system som ska tillgodose de sallsynta patienternas behov.Framgent
bor man darfor ocksa utreda mojligheten till att paverka ersattningsmodellernafor
varden och omsorgen i stort.Sadana forandringar skulle kunna leda till battre kvalitet

for patienterna utan att nddvandigtvis medfora kostnadsokningar.

| dagsléaget ges ersattning till vard- och omsorgsgivare till dvervagande del utifran
organisationsspecifika uppdrag och prestationer. Detta far flera negativa konsekvenser
just i relation till séllsynta patienters vard. Dels kan det finnas direkta snedvridande
incitament som nedprioriterar gruppen och komplicerar processen for den enskilde.
Om primarvarden ersétts per besokstillfalle kan det till exempel upplevas som svart
att hinna med en mer tidskravande helhetsbeddmning av patientens sammantagna
symptombild. Dels skapar dagens ekonomistyrning pa olika satt verksamhetsméssiga
revir som framjar enhetsvis resursoptimering pa bekostnad samverkan mellan
vardgrannar. Obenagenhet att remittera patienter vidare och/eller dela
patientinformation ar exempel pa konsekvenser. Sist men inte minst kan en alltfor
snav och detaljerad ekonomistyrning minska utrymmet for de vardprofessionellas
autonomi och flexibilitet, vilket i forlangningen forsamrar forutsattningarna for
situationsbaserat och patientorienterat arbetssétt.

En férhoppning som har uttrycks &r att annorlunda utformade erséttningssystem skulle
kunna avhjélpa manga av de brister som finns i varden och omsorgen om patienter
med komplexa behov. Det galler kanske i synnerhet samverkansproblematiken, men
aven majligheterna till individanpassning. For att astadkomma verklig integrering
(snarare &n koordinering av fortsatt separata verksamheter) kravs sannolikt justering
av ekonomiska incitament och befogenheter som berér flera vardgivare samtidigt.En
mojlighet ar att ge ersattning gemensamt till flera utférare, utifran vardepisoder
snarare &n per enskild insats.Mdojligheterna &r storst for de diagnoser dar
sammanhallna vardkedjor kan identifieras. Koncentrerat kostnadsansvar hos en aktor
som for patientens rakning fa kopa in relevant vard och omsorg &r ett annat alternativ
som skulle kunna utredas vidare, till exempel i kombination med fragan om ett
nationellt kundvalssystem for séllsynta sjukdomar.
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Uppfoljning

En sista punkt ror hur forandrad uppfoljning kan stodja de mal som efterstravas inom
ramen for den nationella strategin. Nar det géller forbattring av varden for sallsynta
patienter satts stort hopp till utvecklingen av nationella kvalitetsregister.
Kvalitetsregister ar utan tvivel en viktig komponent i att félja upp och jamfora
specifika utfall per diagnos och mellan vardgivare, och kan &ven fungera som
datakalla for forskningen.Kvalitetsregister stodjer dock inte per automatik den
nddvéndiga och efterstrdvade samordningen mellan aktorer. FOr att samverkan ska
framjas behover uppféljning av resultat pa systemniva utvecklas som komplement till
den verksamhetsspecifika uppfoljningen. Exempelvis kan matt pa total livskvalitet
och matt pa funktionsformaga vara exempel pa sadana generella komplement.

Ocksa vid sidan av kvalitetsregistren ar det 6nskvart att satsa pa utveckling av
metoder fér gemensam och/eller Gverlappande uppféljning av olika
kvalitetsdimensioner, fran 6vergripande hélso- och sjuktal till livskvalitet och
patientupplevd nytta. Sadan uppfdljning skulle stodja ett helhetsperspektiv som tar
hansyn till hur samspelet ser ut mellan olika delar av insatsportféljen for séllsynta
patienter.

Avslutande reflektioner

Ovanstaende framstallning av utmaningar och avvagningar inbegriper diskussioner
somgar langre an vad som sannolikt kommer att rymmas nom ramen for den forsta
nationella strategin for séllsynta sjukdomar. Det ar varken praktiskt rimligt eller
principiellt onskvart att alla forslag som kommit upp pa banan skyndsamt ska
implementeras pa bred front — i synnerhet inte inom ramen for ett centralt
utformatstyrningsinitiativ.

Viktigt ar dock att de Gppna diskussioner som nu initierats fortsatter att féras pa
manga olika nivaer. En viktig utgangspunkt for forandringar ar att 6verlaggningar pa
lokal niva initieras kring specifika forutsattningar och prioriteringar. | detta inkluderas
aven att satta olika kvalitetsdimensioner (medicinska resultat, kostnadseffektivitet,
patientsdkerhet, kontinuitet osv.) i relation till varandra. Detta kraver i sin tur att
kunskapsbasen for styrningen breddas, fran det strikt medicinska till en helhetssyn
med utgangspunkt i varje individs unika situation.

En ambition med denna inlaga har varit att lyfta diskussionerna fran att fastna i
detaljer kring definitioner och indikatorer. | samband med detta lyfter vi fram nagra
utvecklingsmojligheter som utmanar vedertagna modeller for vardens och omsorgens
styrning, inklusive systemen for kunskapsproduktion och finansiering. Pa sikt tror vi
att systemovergripande forandringar ar nodvandiga for att fa till en styrning som
fungerar béttre kring de séllsynta patienterna. En nationell strategi som tar hansyn till
ofrankomliga — men hanterbara — dilemmankan bli ett gott forsta steg pa véagen.
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Sammanfattning av avvagningar som maste goras

Individualisering vs standardisering av vard

Professions- vs patientcentrerad organisation och insatsplanering
Centralt styrd vs lokalt framvéxande struktur
Specialisering/arbetsdelning vs samverkan mellan vardenheter/regioner
Koncentrerad spetskunskap vs allman kdnnedom

Poolade resurser vs fragmenterad finansiering
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Om LHC

Stiftelsen Leading Health Care (LHC) ar en akademisk tankesmedja for fordjupad
dialog om framtidens hélso- och sjukvard. LHC ska framja forskning och
kunskapsutveckling som ar relevant for organisering, styrning och ledning inom
hélso- och sjukvardsomradet samt sprida information om detta.

Tillsammans med vara partners och vart akademiska natverk genomfor vi seminarier,
forskningsprojekt och workshops om utmaningar och nya vagar for halso- och
sjukvarden. Genom ett ppet och generdst samtalsklimat och genom att sprida
forskningshaserad kunskap bidrar vi med idéer om hur halso- och sjukvardssystemen
kan utvecklas pa bade policy- och verksamhetsniva.

Det yttersta uppdraget for LHC &r att bidra till att patienterna far en béattre vard och
omsorg.
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