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FORORD

Det ar med gladje Svenska Hemofiliregistret nu kan presentera
sinandra arsrapport som avser 2019.

Under 2019 har antal patienter i registret okat betydligt,
inte minst antal patienter med von Willebrands sjukdom.

Viser framemot det fortsatta arbetet och malet ar naturligtvis
att ytterligare forbattra tackningsgraden, minska antal s.k.
missing data och fortsatta arbetet med validering.

Registret ska vara ett instrument och hjalpmedel i det dagliga
arbetet ute pa centra liksom en mojlighet for framtida utveckling
och forskning och ger ockséa en unik mojlighet att folja dessa
patientgrupper over tid.

Jag vill sarskilt tacka alla patienter, alla medlemmar i styr-
gruppen for Svenska Hemofiliregistret, samt alla som arbetar
pa hemofilicentra och som bidragit till att denna rapport ar
mojlig.

For Svenska Hemofiliregistrets styrgrupp

Margareta Holmstrom
Registerhallare
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ORGANISATIONSFAKTA OM
SVENSKA HEMOFILIREGISTRET

Styrgrupp

Margareta Holmstrém, Registerhallare Overlikare,
Bitradande Professor, Koagulationsmottagningen, ME
Hematologi, Patientomrade Hematologi, Karolinska
Universitetssjukhuset

Fariba Baghaei, Overlikare, med dr, Koagulationscentrum,
Sahlgrenska Universitetssjukhuset

Jan Astermark, Overlikare, Professor, Koagulations-
centrum, Skanes Universitetssjukhus

AnnaOlsson, Overlikare, med dr, Koagulationscentrum,
Sahlgrenska Universitetssjukhuset

Nadine Gretenkort-Andersson, Overlikare,
med dr, Koagulationscentrum, Skanes Universitetssjukhus

Malin Axelsson, Leg Sjukskoterska, Koagulationscentrum,
Skanes Universitetssjukhus

Linda Myrin Westesson, Oversjukskéterska, fil dr,
Koagulationscentrum, Sahlgrenska Universitetssjukhuset

Elisabeth Brodin, Oversjukgymnast, med dr, Koagulations-
centrum, Sahlgrenska Universitetssjukhuset

ElsaOlsson, Leg Sjukskoterska, Koagulationsmottag-
ningen, ME Hematologi, Patientomrade Hematologi,
Karolinska Universitetssjukhuset
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Susanna Ranta, Overlikare, Docent, Barnkoagulations-
mottagningen Astrid Lindgrens Barnsjukhus, Karolinska
Universitetssjukhuset

Maria Magnusson, Overlikare, med dr, Vuxen och Barn
Koagulationsmottagningen, Karolinska Universitets-
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Arbetsgrupp for Arsrapport 2019
Deltagare franvarje center
Stockholm: Margareta Holmstrém, Elsa Olsson

Goteborg: Anna Olsson, Elisabeth Brodin, Linda Myrin
Westesson

Malmé: Jan Astermark

QRC: Gunilla Jacobsson-Ekman, Ake Holmberg

Registercentrum

Svenska Hemofiliregistret dr sedan starten anslutet till
QRC Stockholm,som ar ett av de regionala registercentra
som stddjer nationella kvalitetsregister. QRC stodjer
registret |6pandeidagligafragor samt utvecklingsprojekt.
Dettainkluderar bl.a.styrgruppsarbete, registerfunktion,
datauttag, samverkansprojekt ochjuridik.

IT-plattform

Svenska Hemofiliregistret ar byggt pa en teknisk plattform,
RealQsom lanserades 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-
formuldar, 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. Enav 5000 pojkar fods med sjukdomen. Det
finns ca 1000 patienter med hemofili i Sverige varav ca
300 fir regelbunden behandling.

Samtliga déterar till en man med hemofili dr
anlagsbirare av mutationen som ger hemofili. En
anlagsbirande kvinnas séner har en 50 % risk att
drabbas av sjukdomen, likasd har hennes déttrar en
50 % risk att bli anlagsbirare. Sjukdomens form och
svarighetsgrad forblir densamma genom generationer
i slikten fast olika svarighetsgrader for birare p.g.a.
X-inaktivering. Det finns majlighet act kartligga
vilken del av faktor VIII- och IX genen som ir for-
indrad och orsakar olika svirighetsgrad av blodar-
sjuka. Det har dessutom visats att det dr en ny muta-

X-Linked Recessive

Parents
Yy '!
X X X
Mutation
Father Affected Mother Unaffected
Children
X X X X X X
Son Daughter Son Daughter
Unaffected Carrier Unaffected Carrier

Kalla: U.S. National Library of Medicine

tion i familjen som ligger bakom ca 30 % av de nya fall
som diagnostiseras, vilket innebir det att en familj
ovintat kan fi en son med hemofili. Fosterdiagnostik
erbjuds till anlagsbirare av svirare former av hemo-
fili.

Koagulationsfaktorer dr proteiner (iggviteimnen)
som tillverkas i levern. Brist pa nigon koagulations-
faktor medfér att blodet koagulerar (levrar sig) daligt
eller nistan inte alls. Hemofili A och B férekommer i
tre olika svdrighetsgrader: svir, medelsvir (moderat)
och mild form. Risken for blodning 4r kopplad till
svarighetsgraden och vid svar form kommer de forsta
blédningarna vanligen vid 5-6 manaders dlder och
vid moderat form oftast vid 1-2 drs dlder. Blédning-
arna ir till synes spontana eller kan uppkomma redan
efter ett minimalt trauma. Vid mild hemofili uppstar
blédningsproblemen vanligen i samband med opera-
tioner och storre skador, och diagnosen stills ibland
forst sent i livet.

ne

Father Unaffected Mother Carrier

L

Son Daughter Son Daughter
Affected Carrier Unaffected Unaffected
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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 tryckoékning i leden med svar smirta. Efter hand
utvecklas kronisk ledinflammation med nedbrytning
av ledbrosket. Personen drabbas av stelhet, rorelse-
inskrinkning och kronisk virk. Hemofilin leder utan
adekvat medicinering till en allvarlig funktionsned-
sittning. Personer med hemofili riskerar ocksa att
drabbas av andra typer av allvarliga blodningar sdsom
hjirnblodning eller magblodning.

von Willebrands sjukdom ir ocksa en drftlig
blodarsjukdom, 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 Willebrandfaktor.
von Willebrands sjukdom visar sig frimst som
blédningar frin slemhinnor. Forekomsten av von
Willebrands sjukdom ir ca 1/ 1000. von Willebrands
sjukdom finns i olika svirighetsgrader och under-
grupper (typ 1-3). Milda former av von Willebrands
sjukdom ér vanligast, men det finns ca 50 personer i
Sverige med svér form av von Willebrands sjukdom
(typ 3). De personer som har den svara formen (typ 3)
har ledblodningar som leder till kroniska ledskador
och handikapp p4 liknande sitt som personer med
svar eller medelsvir 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 faktorkoncentrat ges vid
behov vid blédning (on demandbehandling) eller
regelbundet och forebyggande. Dos, frekvens och
typ av behandling vid blédarsjuka beror inte bara pa
svirighetsgraden av sjukdomen utan ocksa pa perso-
nens alder, livsstil och énskemal.

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. P4 1980-talet visade det sig att dessa
faktorkoncentrat 6verférde 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 bérjade anvindas pa 1990-
talet. Faktorkoncentraten ges direkt in i blodet, intra-
vendst. I princip har alla personer med svar hemofili
i Sverige profylaktisk behandling med faktorkoncen-
trat. En stor andel av personer med medelsvir hemo-
fili har ocksa profylaktisk behandling. Profylax-
behandling ges intravendst varannan till var tredje
dag. Oftast ges behandlingen periferti ven, men i
undantagsfall fir personen faktorkoncentratet i en
subkutan venport.

Hembehandling innebir en 6kad livskvalitet for
personer med blédarsjuka. Regelbunden, siker och
littillgéinglig behandling i hemmet dr avgorande f6r
att minska sjukdomens inverkan i det dagliga livet.
Hembehandling innebir ocksd minskad hilso-
och sjukvirdskostnad. Profylaxbehandlingen ges
i hemmet av forildrar och senare av personen sjilv.
Hembehandling har manga fordelar f6r personen,
samhillet och familjen.

Behandlingen inleds pé sjukhusbaserad mottag-
ning under de férsta ett till tvd aren efter diagnos.
Successivt tar forildrarna 6ver ansvaret for barnets
behandling och hembehandlingen tar vid. I de tidiga
tondren brukar de flesta pojkar ha lirt sig att sjilv
injicera faktorkoncentratet. Tills helt nyligen har
behandlingen givits intravendst, men under senaste
ret 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. Varden {6r blodarsjuka
ir centraliserad till tre koagulationsmottagningar.
Personer med svér eller medelsvér blodarsjuka kon-
trolleras en till tvd ginger per &r. Personer med
mildare former kontrolleras mer sillan utefter behov.
Under barndomen ir besdken p& mottagningarna
tdtare.

Komplikationer

Utveckling av antikroppar ir en allvarlig komplika-
tion relaterad 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 férekomsten 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 var-
den ir utomlinsvard och personer med blédarsjuka
finns séledes i hela riket. Vid de tre mottagningarna
bedrivs virden enligt internationell praxis d.v.s. com-
prehensive care. For att certifieras som comprehensive
care centre (EHCCC) av European haemophilia net-
work (EUHANET) skall flera kriterier uppfyllas.
Varden vid ett EHCCC omfattar allt frin den gene-
tiska radgivningen till forildrar till den komplexa
virden av multisjuka ildre blodarsjuka personer.

Ett EHCCC férutsitter ett tvirprofessionellt team
bestiende av likare, sjukskoterska, sjukgymnast, koa-
gulationslaboratorium, kurator, ortoped, genetiker,
tandlikare och gynekolog. Ovriga resurser kopplas 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. Sjukvardspersonalen som arbetar vid centra
ir specialiserade och har tit och regelbunden kontakt.
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

e 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 of Hemophilia (WFH) ir en
global patientdriven organisation med omfattande
verksamhet, inte minst att stotta ckonomiskt svaga
linder med utbildning och ekonomiska resurser.
WFH ordnar vartannat ir vetenskapliga konferen-
ser dir bade patienter och hilso- och sjukvirds-
personal deltar. Svenska likare och sjukskoterskor
foreldser pdA 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 gar for

patienterna och deras sjukdomsrelaterade livskvalitet.

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

Processindikatorer

« Antal patienter vid de tre hemofilicentra i Sverige

 Fordelningen av typ och svirighetsgrad av blodar-
sjuka i Sverige

« Alder vid diagnos

e Typ av likemedelsbehandling f6r personer med
hemofili

Resultatindikatorer

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

Blodningar hos patienter med hemofili under 2019,
Annual Bleeding Rate (ABR)

Livskvalitet med EQ-5D

Sjukdomens paverkan pé patientens liv

Ledstatus uppmitt med Hemophilia Joint Health
Score (HJHS)
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RESULTAT 2019

Diagram-och tabelldversikt av den statistik som presenteras
iarsrapport 2019 fran Svenska Hemofiliregistret.

DEMOGRAFI ...ttt Diagram 1-5
DIAGNOS ... Diagram 6-9
BEHANDLING .........oooiiiiiiiiieeeee e Diagram 10
INHIBITORER ... Diagram 11
BLODNINGAR (annual bleeding rate) ..........ccocooooioricrceree, Diagram 12-13
LIVSKVALITET ..ot Tabell 1-2
DATAKVALITET ..o Diagram 14

Kadilla, 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
1500

1200

900
600
300
0
Tom 2015 2016 2017 2018 2019 2020
2014 t.o.m.
24 mars

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,
foérdelat pa behandlande sjukhus den 27 juni ar 2019

Antal

600

500

400

300

200

100

Karolinska Sahlgrenska Skanes
Universitets- Universitets- Universitets-
sjukhuset sjukhuset sjukhus

Not. 4 patienter saknar uppgift om behandlande sjukhus.

Diagram 2 visar antal patienter vid de tre hemofili-
centra i Sverige per 27/6 2019. Patienter med olika
diagnoser och svdrighetsgrad ingar. De patienter
som hittills inkluderats i registret ir patienter med
hemofili A och B. Inklusion av patienter med von
Willebrands sjukdom pagér 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 kén

17%
Kvinnor

Not. 2 patienter saknar information om kon.

Diagram 4. Andel patienter per diagnosi
Svenska Hemofiliregistret, férdelat pa kén

HemofiliAochB von Willebrand

55%
I Kvinnor

4%

Kvinnor

45%
WD

Storsta andelen av patienterna i registret ir mén, 83 %,
medan en mindre andel ir kvinnor, 17 %. Orsaken till
detta ir den genetiska irftligheten av hemofili A dir
min, men inte kvinnor, insjuknar. Det finns en naturlig
forklaring till dominansen av min vilket beror pd hur
hemofili A och B drvs. Kvinnor dr anlagsbirare for denna
sjukdom och kan ibland sjilva ha symtom och om deras
niva av koagulationsfaktor VIII eller IX i blodet under-
stiger 40 % av normal sd klassificeras de med diagnosen
mild hemofili.

For patienter som dnnu inte har ett svenskt person-
nummer si registreras de utifrin reservhummer.
Dessa reservhummer ir inte utformade si att
personens kon kan identifieras.

Diagram 5. Antal patienter i Svenska Hemofiliregistret,
férdelat pa alder

Antal

600

500

400

300

200

100

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

Not. 13 patienter saknar uppgift om alder.

Diagram 5 visar fordelning i dlder av patienter som
ingér i Svenska Hemofiliregistret. Patienter i alders-
gruppen 18-44 ar dominerar och andelen patienter
ildre dn 65 &r ir begrinsad. Det forklaras av att det
tidigare, d.v.s. fore slutet av 1950-talet, inte fanns
ndgon behandling vid hemofili med faktorkoncentrat
och patienterna hade di en férvintad férkortad
medellivslingd under 30 ar. Nir senare utveckling av
faktorkoncentrat mojliggjorde behandling smittades
ca 100 patienter i Sverige med HIV frin likemedel for
hemofili som utvanns ur blodplasma vilket orsakade
manga dodsfall i AIDS i alla dldersgrupper.
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RESULTAT:

DIAGNOSER OCH SVARIGHETSGRAD AV SJUKDOM

Diagram 6. Antal patienter i Svenska Hemofiliregistret,
fordelat padiagnos

Antal

400

300

200

100

60
39

Mild Moderat Svar
Hemofili B

Mild Moderat Svar
Hemofili A

Allatyper
von Willebrand

Not. 3 patienter saknar uppgift om diagnos.

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 dr i 6verensstimmelse med andra
rapporter. Hemofili A har ocksi en hogre incidens 4n
hemofili B vilket diagrammet ocks3 visar.

Diagram 7. Antal patienter per diagnosi
Svenska Hemofiliregistret, fordelat pa sjukhus

Antal
400

300 —

200

Ll

Mild Moderat Svar
Hemofili B

100

Mild Moderat Svar
Hemofili A

Allatyper
von Willebrand

Skanes Universitetssjukhus
M Sahlgrenska Universitetssjukhuset
M Karolinska Universitetssjukhuset

Diagram 8. Arftlighet

Antal
100 B B — B B — T —

Mild Moderat Svar
Hemofili B

Mild Moderat Svar
Hemofili A

M Kand arftlighet

Allatyper
von Willebrand

M Spontana fall Okand arftlighet

Diagram 9 visar forekomst av irftlighet hos patienter
med hemofili A, B och von Willebrands sjukdom.

I minga fall finns kind arftlighet, personer i slikten
med samma sjukdom. Spontana fall ir ocksd vanliga
och kan bero pi att en s.k. nymutation, d.v.s. forind-
ring i arvsmassan , DNA, har uppkommit.
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Diagram 9. Alder for diagnos bland patienter i
Svenska Hemofiliregistret, fordelning antal

Antal
400

300

200

100

10-14 15-17 18+
Antal ar

<1 1 2-4 5-9
Not. 152 patienter saknar uppgift om alder vid diagnos.

Diagrammet visar dlder for nir diagnos stills av blod-
ningssjukdom. For patienter med svér 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.

RESULTAT:

BEHANDLING

Diagram 10. Koncentrat, andel per diagnosgrupp
Procent
100
80
60

40

20

von Willebrand
(n.128)

Hemofili B
(n.170)

Hemofili A
(n.704)

M von Willebrand +/-
Faktor VIII

M By-passing agents
(FEIBA och NovoSeven)

M FVIII med standard
halveringstid

M FVIII med forlangd
halveringstid

[ FIX med standard W Desmopressinanalog
halveringstid (Minirin+Octostim)
B FIX med forlangd M Aldre preparat

halveringstid
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RESULTAT:

INHIBITORER

Diagram 11. Inhibitor

Antal
600

500

400

300

200

100
33 88

Positiv Tidigare Okant

positiv

Negativ

Av de patienter som testats for forekomst av s.k.
inhibitorer (d.v.s. antikroppar mot koagulationsfaktor
FVIII eller FIX) dr 7,0 % av patienterna i registret
positiva f.n. och 13,8 % har tidigare varit positiva.
Detta test utfors inte rutinmissigt pa alla patienter
utan ff.a. pd smd barn dir behandling inleds eller vid
misstanke om inhibitorutveckling

RESULTAT:

BLODNINGAR
(ANNUAL BLEEDING RATE)

Diagram 12. Andel registrerade blédningar per patient 2019

82%
Inga rapporterade
blédningar

82 % av patienterna har inte rapporterat nagra
blédningar alls. Andelen patienter som rapporterat
blodningar 19 % dir 9 % av patienterna rapporterat
en blédning och 7 % 2-5 blédningar under 2019.

3 % av patienterna rapporterade mer in 5 blodningar.

Diagram 13. Registrerat antal blodningar per huvuddiagnos

Antal
120
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60

30

mml B

Mild Moderat Svar Allatyper
Hemofili B von Willebrand

Mild Moderat Svar
Hemofili A
>5

m2-5
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RESULTAT:

LIVSKVALITET

Data i tabell 1 (nedan) visar ingen egentlig skillnad

mellan patienter med mild hemofili A och svir hemo-

fili A vilket dr nigot éverraskande med tanke pé att
symtomatologin skiljer sig. Detta kan vara en effekt
av att behandlingen vid hemofili A ir si pass bra och
effektiv. Resultatet fir tolkas med forsiktighet dé det
hittills dr ett begrinsat antal patienter som limnat

uppgifter.

I tabell 2 (nedan) ser man en 6kande trend med fler
och fler patienter dir dessa data inhidmtas till regist-

ret. Patienter med hemofili B i moderat form anger en

betydligt hogre paverkan av hemofilisjukdomen in

ovriga grupper. Materialet ir litet sd tolkningen av

data ir osiker.

Tabell 1. EQ-5D Skattningsskala hilsotillstand 0-100 (VAS) for patienter 16 ar och dldre i Svenska Hemofiliregistret, 2019

Huvuddiagnos

Hemofili Amild (266)
Hemofili Amoderat (83)
Hemofili Asvar (248)
Hemofili B mild (88)
Hemofili B moderat (30)
Hemofili B svar (45)

vonWillebrand, allatyper (283)

44

24

133

23

16

21

22

Median

80

76

80

75

85

75

80

Medel

74

71

78

70

78

66

79

20

19

17

20

20

22

18

20

27

20

30

35

24

30

Uppgift

saknas
100 222
90 59
100 115
100 65
99 14
100 24
99 261

Tabell 2. Skattningsskala fér sjukdomens paverkan pa patientens liv (0-100) f6r patienter 16 dr och ldre

iSvenska Hemofiliregistret,2019

Huvuddiagnos

Hemofili Amild (266)
Hemofili Amoderat (83)
Hemofili Asvar (248)
Hemofili B mild (88)
Hemofili B moderat (30)
Hemofili Bsvar (45)

vonWillebrand, allatyper (283)

34

13

80

17

10

15

17

Median

10

25

15

19

20

20

36

20

12

25

28

17

27

30

21

18

23

21

24

Uppgift

saknas

100 232
95 70
100 168
60 71
67 20
72 30
80 264
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DATAKVALITET

Patienturval fér arsrapporten

Arsrapporten omfattar alla patienter i Svenska
Hemofiliregistret som inkluderat sedan start. Aven

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

Atgirdande av saknade och motsigande
uppgifter iregisteruttag

Infér arsrapport 2019 har statistiker pi QRC skapat
listor med saknade och svartolkade data till respektive
centra fér kommentar och/eller komplettering i de fall
det ir mojligt.

Ovriga pagdende aktiviteter avseende
datakvalitet

Registret arbetar tillsammans med QRC Stockholm
och IT-leverantor for att hoja datakvaliteten avseende

bland annat anpassning till nationella standarder, att
infora fler logiska kontroller vid registrering/ data-
insamling, samt att 4stadkomma samma tolkning
och tillimpning av variabeldefinitioner.

Tackningsgradsanalys

Begiran om en forsta tickningsgradsanalys genom-
fordes i augusti 2019 och omfattar i denna drsrapport
patienter med moderat och svir hemofili A och B,
samt patienter med von Willebrands sjukdom. Det
register som anvints ir Likemedelsregistret hos Social-
styrelsen. I urvalet frin hemofiliregistret inkluderades
patienter med ovan nimnda diagnoser och i selektio-
nen frin Likemedelsregistret inkluderades samtliga
expedieringar med nigon av foljande ATC-koder:
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« 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

Yteerligare krav for inklusion var att det skett minst

tvd uttag av samma likemedel under samma ar.

Analysen genomfordes f6r r 2016-2018. Resultatet

fran tickningsgradsjimforelsen férdelades efter

hemofilityp utefter den likemedelsbehandling som

ges;

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

« Hemofili B: B02BD08 + B02BD04

« von Willebrands sjukdom: B02BD06

Tickningsgradsjimfoérelsen beriknades enligt fol-
jande: som tiljare anvindes antal matchande indivi-
der, d.v.s. patienter som fanns bade i kvalitetsregistret

och i Likemedelsregistret. I nimnaren ingick de indi-
vider som himtat ut de specificerade likemedlen och
som aterfanns i Socialstyrelsens Likemedelsregister.
Resultatet, d.v.s. éverensstimmelsen, redovisas i
procent. Se diagram14.

Tickningsgradsjimforelsen visar att 6verensstimmel-
sen mellan Svenska hemofiliregistret och Likemedels-
registret dr mycket god for Hemofili A och B moderat
och svar form med 95 respektive 100 procents tick-
ningsgrad f6r 2019.

For von Willebrands sjukdom ir tickningsgraden
ligre, ca 40 procent. En forklaring ir att denna
diagnos inkluderats i registret senare dn évriga hemo-
filityper. En malsittning idr att oka 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 ca 86 procent, vilket visar pé att
Svenska hemofiliregistret fingar en stor majoritet av
den patientgrupp som registret omfattar.

Diagram 14. Tackningsgradsjamférelse mellan Svenska Hemofiliregistret och Likemedelsregistret, ar 2017-2019

Procent
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80

60

40

20

Hemofili A*

H 2017 W 2018 W 2019

De lakemedelskombination er som motsvarar respektive diagnos ar:
Hemofili A*: BO2BD03, BO2BX06, B02BD08, B0O2BD08 + BO2BD02
Hemofili B*: BO2BD08 + BO2BD04

von Willebrands sjukdom: BO2BD06

Hemofli B*

von Willebrands sjukdom**

*Moderat och svar form
**Alla typer
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AKTIVITETER OCH
UTVECKLING 2019

Forskning

Svenska Hemofiliregistret har vid ett tillfille under
2019 haft posterpresentationer vid den europeiska
hemofilikonferensen arrangerad av EAHAD
(European Association of Hemophilia and Allied
Disorders).

En skriftlig rutin f6r forskningsuttag frin
registret finns framtagen och ir publicerad pa
Svenska Hemofiliregistrets hemsida;
https://svenskahemofiliregistret.se/om-registret/.

Svenska Hemofiliregistret som stéd fér
forbattringsarbete/verksamhetsutveckling
under 2019

Nedan ges exempel pd hur Svenska Hemofiliregistret

anvinds for att stodja och forbittra hemofilivirden.

* Registret har bidragit till en 6kad samsyn nationellt
angdende uppféljningen av personer med blodar-
sjuka dir samma ledstatus anvinds men ocks3 sjilv-
skattningsvariabler som fysisk aktivitet, livskvalitet
och sjukdomens péverkan pi vardagen i stort.

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

 En ny gemensam behandlingsrapport for personer
med blédarsjuka anvinds nu rutinmissigt pa alla
tre centrarna.

o Personer med blédarsjuka ges ett storre inflytande
pa den egna behandlingen genom att personens
egen uppfattning avseende behandlingen inhdmtas
pé ett strukturerat och regelbundet sict.

« I vardarbetet dr det nu méjligt act 6ver tid visa den
enskilda virdtagaren grafiskt hur behandling och
registrerade symtom foériandrats over tid. Detta
underlitear forstielsen och kommunikationen
mellan vardtagare och virdgivare.

« Likemedelsbehandling vid hemofili dr kostsam och
dirfor slots efter forhandlingar ett sd kallat tre-
partsavtal mellan Sveriges Kommuner och Lands-
ting (SKL), Tandvérds- och likemedelsforméns-
verket (TLV) samt Likemedelsindustriféreningen
(LIF). Detta avtal har resulterat i kraftiga rabatter
pd FVIII-likemedel (faktorkoncentrat). Genom
insamlad data i Svenska Hemofiliregistret kan vard-
tagare nu folja effekter av trepartsavtalet avseende
byte av faktorkoncentrat for 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. ling-
verkande FVIII- och FIX-preparat samt det forsta
subkutana likemedlet vid hemofili; Emicizumab
(Hemlibra). Genom registerdata kan nu introduk-
tionen av dessa nya likemedel foljas, till exempelvis
antal personer som behandlas, effekten av like-
medel over tid, kostnad och sikerhetsaspekter.
Vidare kan inverkan pd Annual bleeding rate
(ABR), ledstatus och livskvalitet f6ljas vid
preparatbyte.
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