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Westesson

Malmoé: Jan Astermark
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Registercentrum

Svenska Hemofiliregistret r sedan starten anslutet till
QRC Stockholm,som ar ett av de regionala registercentra
som stodjer nationella kvalitetsregister. QRC stodjer
registret I6pandeidagligafragor samt utvecklingsprojekt.
Dettainkluderar bl.a.styrgruppsarbete, registerfunktion,
datauttag, samverkansprojekt ochjuridik.

IT-plattform

Svenska hemofiliregistret ar byggt pa en teknisk plattform,
RealQsomlanserades 2007, och anvands for att bygga
register och patienthanteringsverktyg. Applikationer base-
rade pa RealQ finns idag bade nationellt och internationellt.

RealQ ar enteknisk plattform dar maninte behéver pro-
grammeringskunskaper for att skapa beslutsstodverktyg
eller kvalitetsregister. Som en konsekvens kan applika-
tionernaskapas och designas av personal med medicinsk
bakgrund, vilket underlattar samarbete och kommunika-
tion.

I registret finns det enrad olika moduler sdsom patient-
formular, statistik, integrationer (t ex laboratorieanalyser),
importmodul, patientlistor, beslutsstédsgrafer, etc. RealQ
har ocksa stod for patientrapporterade data.
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INFORMATION OM HEMOFILI

Bakgrund

Hemofili (blodarsjuka) beror pa en medfodd brist pa
koagulationsfaktor VIII (hemofili A) eller koagula-
tionsfaktor IX (hemofili B). Hemofili A och B ir
konsbundet nedirvda och drabbar nistan uteslutande
min. En av 5000 pojkar f6ds med sjukdomen. Det
finna ca 1000 patienter med hemofili i Sverige varav
ca 300 fir regelbunden behandling.

Samtliga déttrar till en man med hemofili dr
anlagsbirare av mutationen som ger hemofili. En
anlagsbirande kvinnas soner har en 50 % risk att
drabbas av sjukdomen, likasa har hennes déttrar en
50 % risk att bli anlagsbirare. Sjukdomens form och
svarighetsgrad forblir den samma genom generationer
i slikten. Det finns méjlighet att kartligga vilken del
av faktor VIII och IX genen som ir forindrad och
orsakar olika svarighetsgrad av blédarsjuka. Det har
dessutom visats att det 4r en ny mutation i familjen

X-Linked Recessive

Parents
y
X X X
Mutation

Father Affected Mother Unaffected

Children R
Yy II IY I
v U v U
X X X X X X

Son Daughter Son
Unaffected Carrier Unaffected

Daughter
Carrier

Kalla: U.S. National Library of Medicine

som ligger bakom ca 30 % av de nya fall som diagnos-
ticeras, vilket innebir det att en familj ovintat kan fa
en son med hemofili. Fosterdiagnostik erbjuds till
anlagsbirare av svirare former av hemofili.

Koagulationsfaktorer ir proteiner (dggviteimnen)
som tillverkas i levern. Brist pd nigon koagulations-
faktor medfér att blodet koagulerar (levrar sig) daligt
eller nistan inte alls. Hemofili A och B forekommer i
tre olika svdrighetsgrader: svir, medelsvir (moderat)
och mild form. Risken fér blédning ir kopplad till
svirighetsgraden och vid svir form kommer de forsta
blédningarna vanligen vid 5-6 minaders dlder och
vid moderat form oftast vid 1-2 &rs alder. Blodning-
arna ir till synes spontana eller kan uppkomma redan
efter ett minimalt trauma. Vid mild hemofili uppstér
blédningsproblemen vanligen i samband med opera-
tioner och storre skador, och diagnosen stills ibland
forst sent i livet.

x @
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Symtomen vid svar och medelsvar hemofili ir mer
eller mindre spontana blédningar som drabbar leder
och muskler. Obehandlade ledblédningar leder till
akut tryckékning i leden med svar smirta. Efter hand
utvecklas kronisk ledinflammation med nedbrytning
av ledbrosket. Personen drabbas av stelhet, rorelse-
inskrankning och kronisk virk. Hemofilin leder utan
adekvat medicinering till en allvarlig funktionsned-
sittning. Personer med hemofili riskerar ocksi att
drabbas av andra typer av allvarliga blédningar sdsom
hjirnblédning eller magblédning.

von Willebrands sjukdom 4r ocksa en édrftlig
blédarsjukdom, men genen finns inte i konskromo-
somerna varfor bdde min och kvinnor kan drabbas.
Sjukdomen orsakas av brist pa eller nedsatt funktion
av ett protein som benimns von-Willebrand-faktor.
Von Willebrands sjukdom visar sig frimst som
blédningar fran slemhinnor. Forekomsten av von
Willebrands sjukdom ir ca 1/ 1000. von Willebrands
sjukdom finns i olika svarighetsgrader och under
grupper (typ 1-3). Milda former av von Willebrands
sjukdom ir vanligast, men det finns ca 50 personer i
Sverige med svir form av von Willebrands sjukdom
(typ 3). De personer som har den svira formen (typ 3)
har ledblédningar som leder till kroniska ledskador
och handikapp pa liknanden sitt som personer med
svar eller medelsvér hemofili.

Behandling

Personer med hemofili eller svirare former av von
Willebrands sjukdom far idag behandling med den
eller de koagulationsfaktorer som saknas (faktorkon-
centrat). Behandling med faktor koncentrat ges vid
behov vid blédning (on-demand behandling) eller
regelbundet och forebyggande. Dos, frekvens och
typ av behandling vid blédarsjuka beror inte bara pi
svarighetsgraden av sjukdomen utan ocksa pa perso-
nens alder, livsstil och 6nskemal.

Forebyggande behandling kallas profylaxbehand-
ling (substitution) och innebir att personer kan goras
symtomfria i likhet med situationen vid andra sjuk-
domar med bristsymtom (insulinberoende diabetes,
B12- brist, hypotyreos d.v.s. underfunktion i skold-
korteln). Faktorkoncentrat framstilldes tidigare ur
blodplasma. Pa 1980-talet visade det sig att dessa
faktorkoncentrat éverférde HIV och hepatit C-infek-
tioner. Dessa tva katastrofer bidrog till att man har

utvecklat sikra syntetiska, s.k. rekombinanta faktor-
koncentrat och de forsta borjade anvindas pd 1990-
talet. Faktorkoncentraten ges direkt in i blodet, intra-
venost. I princip har alla personer med svar hemofili
i Sverige profylaktisk behandling med faktorkoncen-
trat. En stor andel av personer med medelsvar hemo-
fili har ocksa profylaktisk behandling. Profylax
behandling ges intravendst varannan till var tredje
dag. Oftast ges behandlingen perifert i ven, men i
undantagsfall fir personen faktorkoncentratet i en
subkutan venport.

Hembehandling innebir en 6kad livskvalitet for
personer med blodarsjuka. Regelbunden, siker och
lttillginglig behandling i hemmet 4r avgorande for
att minska sjukdomens inverkan i det dagliga livet.
Hembehandling innebir ocksi minskad hilso-
och sjukvardskostnad. Profylaxbehandlingen ges
i hemmet av forildrar och senare av personen sjilv.
Hembehandling har manga fordelar f6r personen,
sambhillet och familjen.

Behandlingen inleds pa sjukhusbaserad mottag-
ning under de forsta ett till tva aren efter diagnos.
Successivt tar férildrarna 6ver ansvaret for barnets
behandling och hembehandlingen tar vid. I de tidiga
tondren brukar de flesta pojkar ha lirt sig ate sjilv
injicera faktorkoncentratet. Tills helt nyligen har
behandlingen givits intravendst, men under senaste
aret har likemedel som ges subkutant (direkt under
huden) introducerats. Sannolik kommer fler sidana
alternativ pa sikt. Genterapi dr nu tillgingligt for
patienter i klinisk prévning. Virden for blodarsjuka
ir centraliserad till tre koagulationsmottagningar.
Personer med svar eller medelsvar blodarsjuka kon-
trolleras en till tvd gidnger per r. Personer med
mildare former kontrolleras mer sillan utefter behov.
Under barndomen ér besoken pd mottagningarna
tdtare.

Komplikationer

Utveckling av antikroppar ir en allvarlig komplika-
tion relatera till behandling med faktorkoncentrat.
Antikropparna neutraliserar faktorkoncentratet och
behandlingen ir inte lingre effektiv. Over 30 % av
barn med svér hemofili A utvecklar antikroppar
mot faktorkoncentratet i samband med start av
behandlingen. Barn med hemofili B har mindre
risk att utveckla antikroppar mot behandlingen
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och forekomsten dr rapporterad till mellan 3 och 5 %.
Personer med medelsvér eller mild hemofili har
betydligt ligre risk att utveckla antikroppar mot
behandlingen. For att behandla bort antikropparna
ges oftast en daglig hog dos av faktorkoncentrat.
Denna behandling kallas immuntoleransinduktion
(ITI) och kan pigé under flera ir.

Varden av personer med blédarsjuka
i Sverige
Vard och behandling av personer med blodarsjuka
ir hogspecialiserad och bedrivs vid tre koagulations-
mottagningar i Sverige. Dessa mottagningar ar
lokaliserade vid Karolinska Universitetssjukhuset,
Sahlgrenska Universitetssjukhuset och Skénes
Universitetssjukhus. Virden ges i samrad med
behandlande likare pa hemorten. En stor del av vir-
den ir utomlinsvard och personer med blodarsjuka
finns siledes i hela riket. Vid de tre mottagningarna
bedrivs virden enligt internationell praxis d.v.s. com-
prehensive care. For att certifierats som comprehen-
sive care centre (EHCCC) av European haemophilia
network (EUHANET) skall flera kriterier uppfyllas.
Varden vid ett EHCCC omfattar allt frin genetiska
radgivningen till forildrar till den komplexa virden
av multisjuka dldre blodarsjuka personer.

Ett EHCCC forutsitter dr ett tvirprofessionellt

team bestdende av likare, sjukskéterska, sjukgymnast,

koagulationslaboratorium, kurator, ortoped, geneti-
ker, tandlikare och gynekolog. Ovriga resurser kopp-
las till teamet vid behov. Samtliga centra

har dygnetrunt verksamhet med jourhavande likare
avseende radgivning kring behandling och handligg-

ning vid akutsituationer. Patienterna och deras
anhoriga kan sjilva ringa till jourhavande likare.

Varden av blodarsjuka dr hogspecialiserad och det
foreligger en god samsyn kring behandlingen vid blo-
darsjuka. Sjukvérdspersonalen som arbetar vid centra
ir specialiserade och har tit och regelbunden kontake.
Man deltar och samarbetar i akademiska och kliniska
studier, bdde nationellt och internationellt. Samarbete
och utbyte sker ocksi i nationella, nordiska och inter-
nationella nitverk.

Samverkan med andra lander

» Nordic Haemophilia Council (NHC) ir ett forum
med medlemmar frin de fem nordiska linderna.
NHC utvecklar riktlinjer (guidelines) for virden
och behandling av blodningssjukdomar. Alla tre
EHCCC i Sverige ir representerade i NHC's arbets-
grupper.

» European Association of Hemophilia and Allied
Disorders (EAHAD) ir en europeisk intresseorga-
nisation med omfattande vetenskaplig aktivitet som
arrangerar drliga vetenskapliga konferenser i euro-
peiska linder, samtliga EHCCC frin Sverige
skickar deltagare till EAHADs kongresser

» World federation hemophilia (WFH) 4r en global
patientdriven organisation med omfattande verk-
samhet, inte minst att stotta ekonomiskt svaga
linder med utbildning och ekonomiska resurser.
WFH ordnar vartannat ar vetenskapliga konferen-
ser dir bade patienter och hilso- och sjukvirds-
personal deltar. Svenska likare och sjukskoterskor
foreliser pA WFHs kongresser.
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KVALITETSINDIKATIONER

De kvalitetsindikatorer som rapporteras i Svenska
Hemofiliregistret 4r dels processindikatorer, dels
resultatindikatorer. Processindikatorerna visar hur
patienterna tas om hand i virden och hur de behand-
las. Resultatindikatorerna visar hur det gir for
patienterna och deras sjukdomsrelaterade livs-
kvalitet.

I denna arsrapport har styrgruppen valt att foku-
sera pa foljande process- och resultatindikationer:

Processindikatorer

« Antal patienter vid de tre hemofilicentra i Sverige

+ Fordelningen av typ och svarighetsgrad av blodar-
sjuka i Sverige

« Alder vid diagnos

* Typ av likemedelsbehandling for personer med
hemofili

Resultatindikatorer

 Forekomst av antikroppar mot koagulationsfaktor
hos patienter med hemofili (inhibitor)

e Blodningar hos patienter med hemofili under
2018, Annual Bleeding Rate (ABR)

o Livskvalitet med EQ-5D

e Sjukdomens piverkan pa patientens liv

* Ledstatus uppmitt med Hemophilia Joint Health
Score(HJHS)
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RESULTAT 2018

Diagram- och tabell6versikt av den statistik som presenteras
iarsrapport 2018 fran Svenska Hemofiliregistret

DEMOGRAFI ..o Diagram 1-4
DIAGNOS ... Diagram5-6
BEHANDLING ..o Tabell 1
BLODNINGAR (annual bleedingrate) .........cccoocovnn..... Tabell 2
LIVSKVALITET oo Diagram7-8
................................................................. Tabell 3-4
TACKNINGSGRADSJAMFORELSE ........ccoocoovviin. Diagram 9

Kadlla, diagram och tabeller: Svenska hemofiliregistret
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RESULTAT:

DEMOGRAFI

Diagram 1. Ackumulerat antal patienter i Svenska Hemofili-
registret, samtliga diagnoser, fordelat efter inskrivningsar

Antal
1200

1000

800

600

400

200

T.o.m 2015 2016 2017 2018 2019
2014 to.m
27 juni

Diagram 1 visar det totala antalet patienter, med
samtliga diagnoser och svirighetsgrad i registret varje
ar fran start. 2014. Nir registret startades, 6verfordes
patienter fran ett lokalt hemofiliregister vid centrat i
Malmo, varfor siffran inte dr 0 frin start. Frin start
har snabb 6kning av antal patienter i registret skett
vilket diagrammet visar.

Diagram 2. Antal patienter i Svenska Hemofiliregistret,
fordelat pa behandlande sjukhus den 27 juni ar 2019

Antal
500
400
300 327
200
100
Karolinska Sahlgrenska Skanes
Universitets- Universitets- Universitets-
sjukhuset sjukhuset sjukhus

Diagram 2 visar antal patienter vid de tre hemofili-
centra i Sverige per 27/6 2019. Patienter med olika
diagnoser och svdrighetsgrad ingir. De patienter
som hittills inkluderats i registret dr patienter med
hemofili A och B. Inklusion av patienter med von
Willebrands sjukdom pagar och kan forklara en del
av skillnaden i antal patienter per centra.
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Diagram 3. Andel patienter i Svenska Hemofiliregistret,
férdelat pa kon

Procent
100

80

60

40

20

Mén Kvinnor

Not. 11 patienter saknar information om kon

Storsta andelen av patienterna i registret ir min, 86,8 %,
medan en mindre andel dr kvinnor, 12,2 %. Orsaken till
detta dr den genetiska drftligheten av hemofili A dir
min, men inte kvinnor, insjuknar. Det finns en naturlig
forklaring till dominansen av min vilket beror pa hur
hemofili A och B drvs. Kvinnor ir anlagsbirare f6r denna
sjukdom och kan ibland sjilva ha symtom och om deras
niva av koagulationsfaktor VIII eller IX i blodet under-
stiger 40 % av normal sa klassificeras de med diagnosen
mild hemofili.

For patienter som dnnu inte har ett svenskt person-
nummer si registreras de utifrdn reservnummer.
Dessa reservnummer ir inte utformade s ate ett
personens kon kan identifieras.

Diagram 4. Andel patienter i Svenska Hemofiliregistret,
férdelat pa alder

Procent
50

40

30

20

10

0-4 5-9 10-17 18-44 45-64 65+
Antal ar

Not. 11 patienter saknar information om alder

Diagram 4 visar fordelning i dlder av patienter som
ingér i Svenska Hemofiliregistret. Patienter i alders-
gruppen 18-44 ar dominerar och andelen patienten
ildre dn 65 &r dr begrinsad. Det forklaras av att det
tidigare, d.v.s. fore slutet 1950-talet, inte fanns ndgon
behandling vid hemofili med faktorkoncentrat och
patienterna hade di en forvintad forkortad medellivs-
lingd under 30 4r. Nir senare utveckling av faktor-
koncentrat mojliggjorde behandling smittades ca 100
patienter i Sverige med HIV fran likemedel f6r hemo-
fili som utvanns ur blodplasma vilket orsakade manga
dodsfall i AIDS i alla aldersgrupper.
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RESULTAT:

DIAGNOSER OCH SVARIGHETSGRAD AV SJUKDOM

Diagram 5. Andel patienter i Svenska Hemofiliregistret,
fordelat padiagnos

Procent
35

30

25

20

15

Mild Moderat Svar
HemofiliA B

Mild Moderat Svar  Allatyper

HemofiliB W Von Willebrand
Diagrammet visar procentuell férdelning av patienter
per diagnos och svarighetsgrad. Alla centra inklude-
rade. Patienter med hemofili A i svir och mild form
dominerar vilket ir i éverensstimmelse med andra
rapporter. Hemofili A har ocksa en hogre incidens in
hemofili B vilket diagrammet ocks3 visar.

Diagram 6. Alder fér diagnos bland patienter i
Svenska Hemofiliregistret, procentuell férdelning

Procent
40

35

30

25

20

15

10
2 I 104 I 10,4

9y
5111

I 2,9

<1 1 2-4 5-9 10-14 15-17 18+
Antal ar

Not. 91 patienter saknar information om diagnosalder

Diagrammet visar dlder for nir diagnos stills av blod-
ningssjukdom. For patienter med svir blodarsjuka
stills diagnosen ofta under forsta levnadsaret, medan
patienter med mild sjukdom ofta fir diagnosenen
senare i livet p.g.a. lindrigare och senare debuterande
blédningssymtom.
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RESULTAT:

BEHANDLING

Tabell 1. Aktuell Iikemedelsanviandning (den 27 juni 2019)

bland patienter i Svenska Hemofiliregistret

Lakemedel

Advate

Afstyla

Alprolix

Benefix

Elocta

FEIBA

Haemate
Helixate NexGen

Hemlibraoch
NovoSeven

Immunine
Kogenate Bayer
Kovaltry
Nanofix
NovoEight
NovoSeven
Nuwiq

Refacto AF
Refixia

Ovrigalikemedel

151

10

18

86

95

45

10

25

54

23

59

20

76

15

12

Andeli%
(avde patienter

med information
om lakemedel)

20,9
1,4
2,5

11,9

131
0,6
6,2

11

1,4

0,7
3,5
7,5
3,2
8,1
11
2,8
10,5
21

1,7

RESULTAT:

INHIBITORER

Av de patienter som testats for forekomst av s k inhibi-
torer (dvs antikroppar mot koagulationsfaktor FVIII
eller FIX) sd dr 7,0 % av patienterna i registret positiva
fn och 13,8 % har tidigare varit positiva. Detta test
utfors inte rutinmaissigt pi alla patienter utan ff a pa
smé barn dir behandling inleds eller vid misstanke
om inhibitorutveckling
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RESULTAT:

BLODNINGAR (ANNUAL BLEEDING RATE)

Tabell 2. Antal rapporterade blédningar per patient och &r (Annual Bleeding rate (ABR)), Svenska hemofili-registret, 2018

Huvuddiagnos Antal patienter Totalt antal Median Medel

iSvenskahemo- rapporterade

filiregistret2018  p|3dningar 2018
Hemofili Amild 276 20 0 0,07 0,02 0 4
Hemofili Amoderat 109 87 0 0,78 0,19 0 13
Hemofili Asvar 337 402 0 1,17 0,15 0 22
Hemofili B mild 98 18 0 0,17 0,07 0 5
Hemofili B moderat 34 17 0 0,47 0,24 0 8
Hemofili Bsvar 58 146 1 2,52 0,63 0 24
vonWillebrand, allatyper 200 23 0 0,11 0,06 0 10

Antal blédningar per ar (ABR) ir ett internationellt
vedertaget och viktigt effektmitt vid hemofilibehand-
ling. Medianvirdet brukar vara 0-1 hos patienter som
har tillgdng till profylaktisk behandling och sa dven i
denna rapport. Som man ser diagrammet ir sprid-
ningen dock stor. Blédningar rapporteras av patien-
terna sjilva.
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RESULTAT:

LIVSKVALITET

Diagram 7. Antal patienter 16 ar och dldre i Svenska
Hemofiliregistret som lamnat information om EQ-5D
skattningsskala 0-100 (VAS), ar 2015-2019

Antal

300

250

200

150

100

50

2019
to.m
27 juni

2015 2016 2017 2018

Diagram 7 visar utvecklingen for antal patienter som
fyllt i livskvalitetsformuldr, EQ-5D, sedan 2016.
Formuliret fylls i av personer med hemofili som ir
dldre 4n 16 r.

Data i tabell 3 (nedan) visar ingen egentlig skillnad
mellan patienter med mild hemofili A och svir hemo-
fili A vilket ir nigot 6verraskande med tanke pa att
symtomatologin skiljer sig. Kan vara en effekt av att
behandlingen vid hemofili A ir sa pass bra och effek-
tiv. Resultatet fir tolkas med forsiktighet da det
hittills dr ett begransat antal patienter som limnat
uppgifter.

Tabell 3. EQ-5D Skattningsskala hilsotillstand 0-100 (VAS) for patienter 16 ar och dldre i Svenska hemofiliregistret, 2018

Huvuddiagnos Antal Median

Medel

Hemofili Amild 45 80
Hemofili Amoderat 30 81
Hemofili Asvar 142 80
Hemofili B mild 13 85
HemofiliBmoderat 12 83
Hemofili B svar 25 70

vonWillebrand, allatyper 15 85

76,7

73,7
78,3
82,3
76,3
67,8

80,8

Uppgift

saknas
2,3 42 100 194
3,6 20 98 52
1,5 20 100 105
4,8 35 100 70
57 34 96 18
4,3 20 100 19
3,0 60 92 157
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Diagram 8. Antal patienter 16 ar och ildre i Svenska Hemofili-
registret som lamnat information om hur sjukdomen
paverkar patientens liv pa enskala0-100, ar 2015-2019

Antal
250

200

150
100
50
0
2015 2016 2017 2018 2019
to.m
27 juni

Diagram 8 visar hur ménga patienter som limnat
uppgifter om hur manga patienter som limnat in
uppgift om hur stor paverkan blédarsjuka har pd
deras liv.

I tabell 4 (nedan) ser man en 6kande trend med fler
och fler patienter dir dessa data inhdmtas till regist-
ret. Patienter med hemofili B i moderat form anger en
betydligt hogre piverkan av hemofilisjukdomen in
ovriga grupper. Materialet ir litet s tolkningen av
data ir osiker.

Tabell 4. Skattningsskala fér sjukdomens paverkan pa patientens liv (0-100) for patienter 16 ar och dldre

iSvenskahemofiliregistret,2018

Huvuddiagnos Median
Hemofili Amild 31 5
Hemofili Amoderat 23 5
Hemofili Asvar 102 10
Hemofili B mild 11 1
Hemofili Bmoderat 7 75
Hemofili Bsvar 18 15
von Willebrand, allatyper 12 3

15,6

23,3
23,8
16,5
50,7
22,2

15,0

Uppgift

saknas
4,0 0 90 208
6,3 0 80 59
2,6 0 100 145
7,6 0 75 72

13,5 9 84 23

51 0 70 26
6,1 0 60 160
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DATAKVALITET

Patienturval for arsrapporten
Arsrapporten omfattar alla patienter i Svenska

Hemofiliregistret som inkluderat sedan start. Aven

33 patienter som inkluderats under 2019 ingér i denna
rapport. Patienter med hemofili A/B i svir, moderat/
medelsvar och mild form ingér liksom patienter med
Von Willebrands sjukdom. Hittills har Svenska
Hemofiliregistret fokuserat pa inklusion av personer
med hemofili A och B, men planen ir att 6ka inklusio-
nen av patienter med Von Willebrands sjukdom samt
langsiktigt dven inkludera patienter med ovanliga
koagulationsfaktorbrister.

Atgirdande av saknade och motsigande
uppgifter i registeruttag

Infor drsrapport 2018 har statistiker pd QRC skapat
listor med saknade och svértolkade data till respektive
centra for kommentar och/eller komplettering i de fall
det dr mojligt.

Ovriga pagdende aktiviteter avseende
datakvalitet

Registret arbetar tillsammans med QRC Stockholm
och IT-leverantér for att hoja datakvaliteten avseende
bland annat anpassning till nationella standarder, att
infora fler logiska kontroller vid registrering/ data-
insamling, samt att stadkomma samma tolkning
och tillimpning av variabeldefinitioner.

Tackningsgradsanalys

Begiran om en forsta tickningsgradsanalys genom-

fordes i september 2019 och omfattar i denna arsrap-

port patienter med moderat och svir hemofili A och

B, samt patienter med von Willebrands sjukdom.

Det register som anvints ir Likemedelsregistret hos

Socialstyrelsen. I urvalet frin hemofiliregistret inklu-

derades patienter med ovan nimnda diagnoser och i

selektionen frin Likemedelsregistret inkluderades

samtliga expedieringar med nigon av féljande ATC-

koder:

» B02BD02 Koagulationsfaktor VIII

« B02BD03 Aktiverat protrombinkomplex mot faktor
VIlI-antikroppar

» B02BD04 Koagulationsfaktor IX

» B02BD06 von Willebrandfaktor och koagulations-
faktor VIII i kombination

« B02BD08 Koagulationsfaktor VIIa

+ B02BX06 Emicizumab

Ytterligare krav for inklusion var att det skett minst

tva uttag av samma likemedel under samma r. Ana-

lysen genomfoérdes for ar 2016-2018. Resultatet frin

tickningsgradsjimforelsen fordelades efter hemofili-

typ utefter den likemedelsbehandling som ges;

« Hemofili A: B02BD03, B02BX06, B02BD0S,
B02BD08 + B02BD02

« Hemofili B: B02BD08 + B02BD04

 von Willebrands sjukdom: B02BD06
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Diagram 9. Tackningsgradsjamférelse mellan Svenska hemofiliregistret och Likemedelsregistret, ar 2016-2018
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De lakemedelskombination er som motsvarar respektive diagnos ar:
Hemofili A*: BO2BD03, BO2BX06, B02BD08, B02BD08 + BO2BD02
Hemofili B*: B02BD08 + BO2BD04

von Willebrands sjukdom: BO2BD06

Tickningsgradsjimforelsen beriknades enligt fol-
jande: som tiljare anvindes antal matchande indivi-
der, dvs. patienter som fanns bide i kvalitetsregistret
och i Likemedelsregistret. I nimnaren ingick de indi-
vider som himtat ut de specificerade likemedlen och
som dterfanns i Socialstyrelsens Likemedelsregister.
Resultatet, det vill siga 6verensstimmelsen, redovisas
i procent. Se diagram 9.

Tickningsgradsjimférelsen visar att Gverensstimmel-
sen mellan Svenska hemofiliregistret och Likemedels-
registret ir mycket god for Hemofili A och B moderat
och svir form med 95 respektive 100 procents tick-
ningsgrad for 2018.

von Willebrands sjukdom** Total

*Moderat och svar form
“*Allatyper

Kalla: Svenska hemofiliregistret

For von Willebrands sjukdom ir tickningsgraden
ligre, cirka 40 procent. En forklaring ir denna diag-
nos inkluderats i registret senare 4n 6vriga hemofili-
typer. En mélsittning ir att 6ka tickningsgraden
iven for denna patientgrupp och under 2019 har fler
patienter inkluderats i Svenska hemofiliregistret.
Detta omfattas inte i resultatet frin denna ticknings-
gradsjimforelse.

Totalt sett var tickningsgraden for det urval som
analysen omfattade cirka 86 procent, vilket visar pd
att Svenska hemofiliregistret fingar en stor majoritet
av den patientgrupp som registret omfattar.
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AKTIVITETER OCH
UTVECKLING 2018

Forskning

Svenska Hemofiliregistret har vid tva tillfillen 2017
respektive 2018 haft posterpresentationer vid den
europeiska hemofilikonferensen arrangerad av
EAHAD (European Association of Hemophilia and
Allied Disorders).

En skriftlig rutin finns framtagen for forsknings-
uttag frin registret finns framtagen och publicerad
pé Svenska Hemofiliregistrets hemsida;
hteps://svenskahemofiliregistret.se/om-registret/.

Under 2018 har Svenska Hemofiliregistret bidragit
med data till tvé virdvetenskapliga studier. I en studie
undersoktes sjukdomsbordan hos forildrar till barn
med svér och medelsvir hemofili i Sverige. Den andra
studien var en internationell studie om sjukdoms-
bordan hos forildrar till barn med hemofili, sju olika
europeiska linder deltog i studien.

Viss data frin Svenska Hemofiliregistret har ingatt
ett forskningsprojekt som likemedelsféretaget SOBI
genomforde avseende uppfoljning av hemofilibehand-
ling.

Svenska Hemofiliregistret som stéd fér

forbattringsarbete/verksamhetsutveckling

under 2018

Nedan ges exempel pd hur Svenska Hemofiliregistret

anvinds for att stodja och forbittra hemofilivirden.

 Registret har bidragit till en 6kad samsyn nationellt
angdende uppfoljningen av personer med blodar-
sjuka dir samma ledstatus anvinds men ocks sjilv-
skattningsvariabler som fysisk aktivitet, livskvalitet
och sjukdomens paverkan pa vardagen i stort.

« Patientrapporterade mitt (PROM= Patient Repor-
ted Outcome Measurement och PREM = Patient
Reported Experience Measurements) anvinds i
syfte att belysa forindring 6ver tid for ledbesvir,
okade antal blédningar mm relaterad till behand-
lingen av sjukdomen.

» Arbetet med en ny gemensam behandlingsrapport
for personer med blédarsjuka ir paborjat och en
forsta version testas av alla tre centrarna.

* Personer med blodarsjuka ges ett storre inflytande
pé den egna behandlingen genom att personens
egen uppfattning avseende behandlingen, inhimtas
pa ett strukturerat och regelbundet sitt.

« Ivirdarbetet dr det nu mojligt att 6ver tid visa den
enskilda virdtagaren grafiskt hur behandling och
registrerade symtom forindrats éver tid. Detta
underlittar forstielsen och kommunikationen
mellan virdtagare och virdgivare.

» Likemedelsbehandling vid hemofili ir kostsam och
dirfor slots efter forhandlingar ett sd kallat tre-
partsavtal mellan Sveriges Kommuner och Lands-
ting (SKL), Tandvéirds- och likemedelsférméns-
verket (TLV) samt Likemedelsindustriféreningen
(LIF). Detta avtal har resulterat i kraftiga rabatter
pa FVIII-likemedel (faktorkoncentrat). Genom
insamlad data i Svenska Hemofiliregistret kan vard-
tagare nu f6lja effekter av trepartsavtalet avseende
byte av faktorkoncentrat fér personer med hemofili.

» Arbete med framtagande av nya Nordiska Guide-
lines for hemofilibehandling via Nordic Hemo-
philia Council (NHC) har till viss del baserats pa
data frin registret.

« Flera nya likemedel har introducerats bl.a. [aing-
verkande FVIII och FIX-preparat samt det forsta
subkutana likemedlet vi hemofili; Emicizumab
(Hemlibra). Genom registerdata kan nu introduk-
tionen av dessa nya likemedel foljas, till exempelvis
antal personer som behandlas, effekten av like-
medel 6ver tid, kostnad och sikerhetsaspekter.
Vidare kan inverkan pi Annual bleeding rate
(ABR), ledstatus och livskvalitet foljas vid
preparatbyte.
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