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FORORD

Vihar nu gldadjen att publicera Svenska Hemofiliregistrets arsrapport for 2022.
Aven for 2022 har antalet patienter som omfattas avregistret 6kat till 1995 i
december. I skrivande stund 4r antal patienter i september 2023 2063. Vihar en
100 % anslutningsgrad och mycket hog tickningsgrad avseende hemofili A, B
och von Willebrands sjukdom.

Jamfort med 2020-2021 dir varlden starkt paverkades av pandemin sa
har 2022 varit ett mer "normalt” ar. Registret fortsitter att vara ett viktigt
instrument fér uppfoljning av vard och behandling av bloédningssjukdomar bade
pakortochlangsikt. Forandringarilikemedelsbehandling kan snabbt foljas
upp. Styrgruppen for Svenska Hemofiliregistret har representanter fran alla tre
hemofilicentra och flera professioner ar representerade. Vi ser fram emot
fortsatt arbete under kommande ar.

Stort tack dven detta ar till alla vara patienter, medlemmarnaistyrgruppen
och allasom arbetar pa vara hemofilicentra.

For Svenska Hemofiliregistret,
Margareta Holmstrém
Registerhallare



4

SVENSKA HEMOFILIREGISTRETS ARSRAPPORT 2022

INNEHALL

FORORD 3
ORGANISATIONSFAKTA OM SVENSKA HEMOFILIREGISTRET ......cccooevvevunerunecnnnes 5
Styrgrupp 5
Bakgrund 5
Registercentrum 5
IT-plattform 5
INFORMATION OM HEMOFILI 6
Bakgrund 6
Behandling 7
Komplikationer 7
Varden av personer med blédarsjuka i Sverige 8
Samverkan med andra ldnder 8
KVALITETSINDIKATIONER
Processindikatorer
Resultatindikatorer
RESULTAT 2022 10
Demografi 10
Diagnoser och svarighetsgrad av sjukdom 12
Inhibitorer 13
Behandling 14
Data for patienter behandlade med emicizumab (Hemlibra) 2022 ... 16
Blédningar (annual bleeding rate) 17
Ledscore 18
Livskvalitet 19
DATAKVALITET 20
Patienturval for arsrapporten 20
Atgirdande av saknade och motsigande uppgifter i registeruttag........o.o...cooe... 20
Ovriga pagaende aktiviteter avseende datakvalitet 20
Tackningsgradsanalys 20
AKTIVITETER OCH UTVECKLING 2022 22
Forskning 22
Svenska Hemofiliregistret som stod for forbattringsarbete/
verksamhetsutveckling under 2022 22




SVENSKA HEMOFILIREGISTRETS ARSRAPPORT 2022 |

5

ORGANISATIONSFAKTA OM
SVENSKA HEMOFILIREGISTRET

Styrgrupp

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

Fariba Baghaei, Overlikare, med dr, Koagulations-
centrum, Sahlgrenska Universitetssjukhuset

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

Anna Olsson, Overlikare, med dr, Koagulations-
centrum, Sahlgrenska Universitetssjukhuset

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

Malin Axelsson, Leg Barnsjukskoterska,
Koagulationscentrum, Skanes Universitetssjukhus

Linda Myrin Westesson, Oversjukskéterska, fil dr,
Koagulationscentrum, Sahlgrenska Universitets-
sjukhuset

Elisabeth Brodin, Oversjukgymnast, meddr,
Koagulationscentrum, Sahlgrenska Universitets-
sjukhuset. Medverkade i styrgruppen till och med
maj 2023

Elsa Olsson, Leg Sjukskoterska, Registerkoordinator,
Koagulationsmottagningen, Karolinska Universitets-
sjukhuset

Susanna Ranta, Overlikare, Docent, Barn-
koagulationsmottagningen Astrid Lindgrens
Barnsjukhus, Karolinska Universitetssjukhuset

Maria Magnusson, Overlikare, med dr, Vuxen-
och Barnkoagulationsmottagningen, Karolinska
Universitetssjukhuset

RosMarie Pohjanvuori, Fysioterapeut, Koagulations-
centrum, Sahlgrenska Universitetsjukhuset.
Tilltrdddeistyrgruppen april 2023.

Adnan Berberovic, Patientrepresentant

Bakgrund

Beslut fattades om inridttande av nationellt kvalitets-
register inom ramen for nationella satsningen 2012.
Svenska Hemofiliregistret omfattas avgodkidnnande

som nationellt kvalitetsregister, inklusive CPUA,
2013-07-04.

Varden av hemofili och andrablédningssjukdomar
iSverige dr centraliserad. Det finns tre svenska
nationella centra; Sahlgrenska Universitetssjuk-
huset, Skanes Universitetssjukhus och Karolinska
UniversitetssjukhusetiSolna. Vid dessa tre centra
omhindertas patienter med blodningssjukdomar
fran alla Sveriges 20 regioner. I styrgruppen finns
foretriadare for flera professioner (ldkare, sjuk-
skoterskor, fysioterapeuter och en patientrepresen-
tant). Vid behov kan andra professioner/specialiteter
deltaistyrgruppsmoten for att diskutera specifika
fragor t.ex fran klinisk kemi eller klinisk genetik.

Styrgruppen finns representerade i Svenska
Sillskapet for Trombos och Hemostas, Natvark for
Hemofilisjukskoterskor finns pa nationell niva.
Mangaistyrguppen dr ocksa medlemmar i Nordic
Haemophilia Council, EAHAD, ISTH och ASH.
Svenska Hemofiliregistret hor till NPO Sillsynta
sjukdomar och har etablerat kontakt.

Allatre hemofilicentra ar certifierade enligt
EAHADs kriterier.

Registercentrum

Svenska Hemofiliregistret ar sedan starten 2012
anslutet till QRC Stockholm, som ér ett avde regio-
nalaregistercentra som stodjer nationella kvalitets-
register. QRC stédjer registret 16pande i dagliga fragor
samt utvecklingsprojekt. Dettainkluderarbl.a. styr-
gruppsarbete, registerfunktion, datauttag, samver-
kansprojekt och juridik.

IT-plattform

Svenska Hemofiliregistret ir byggt pa en teknisk
plattform, RealQ) som lanserades 2007, och anvinds
for att bygga register och patienthanteringsverktyg.
Applikationer baserade pa RealQ finns idag bade
nationellt och internationellt.

Iregistret finns det en rad olika moduler sisom
patientformulir, statistik, integrationer (t.ex.labora-
torieanalyser), importmodul, patientlistor, besluts-
stodsgrafer, etc. RealQ har ockséa stod fér patient-
rapporterade data.
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INFORMATION OM HEMOFILI

Bakgrund

Hemofili (blddarsjuka) beror pa en medfédd brist pa
koagulationsfaktor VIII (hemofili A) eller koagula-
tionsfaktor IX (hemofili B). Hemofili A och B dr kons-
bundet nedérvdaoch drabbar néstan uteslutande
main. En av5000 pojkar f6ds med sjukdomen. Det
finns cal000 patienter med hemofilii Sverige varav
ca 300 far regelbunden behandling.

Samtliga d6ttrar till en man med hemofili ar
anlagsbirare av mutationen som ger hemofili. En
anlagsbarande kvinnas soner har en 50 % risk att
drabbas av sjukdomen, likasa har hennes dottrar en
50 % risk att bli anlagsbérare. Sjukdomens form och
svarighetsgrad forblir densamma genom generatio-
nerislikten. Det finns mojlighet att kartligga vilken
del avfaktor VIII- och IX genen som ér férdndrad vid
blodarsjuka. Det har dessutom visats att det &r en ny
mutationifamiljen som ligger bakom ca 30 % av de

X-Linked Recessive

Parents
y II
X
Mutation
Father Affected Mother Unaffected
Children

Kalla: U.S. National Library of Medicine

R B

Son Daughter Son Daughter
Unaffected Carrier Unaffected Carrier

nyafall som diagnostiseras, vilket innebér det atten
familj oviintat kan fa en son med hemofili. Foster-
diagnostik erbjuds till anlagsbérare av svarare former
avhemofili.

Koagulationsfaktorer ar proteiner (iggviteimnen)
som tillverkasilevern. Brist pa nagon koagulations-
faktor medfér att blodet koagulerar (levrar sig) daligt
eller nastan inte alls. Hemofili A och B férekommer i
tre olika svarighetsgrader: svar, medelsvar (moderat)
och mild form. Risken for blédning dr kopplad till sva-
righetsgraden och vid svar form kommer de forsta
blodningarnavanligen vid 5-6 manaders alder och
vid moderat form oftast vid 1-2 ars alder. Bl6dning-
arnairtill synes spontana eller kan uppkomma
redan efter ett minimalt trauma. Vid mild hemofili
uppstar blodningsproblemen vanligen i samband med
operationer och storre skador, och diagnosen stills
ibland forst sentilivet.

ik

Father Unaffected Mother Carrier
I y Ii ' y l' Q
X X X X
Son Daughter Son Daughter
Affected Carrier Unaffected Unaffected
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Symtomen vid svar och medelsvar hemofili &r mer
eller mindre spontanablddningar som drabbar leder
och muskler. Obehandlade ledblédningarleder till
akut tryckokning ileden med svar smirta. Efter hand
utvecklas kronisk ledinflammation med nedbrytning
avledbrosket. Personen drabbas av stelhet, rorelse-
inskrdankning och kronisk viark. Hemofilin leder utan
adekvat medicinering till en allvarlig funktionsned-
sittning. Personer med hemofili riskerar ocksa att
drabbas avandra typer av allvarliga blddningar sdsom
hjarnblodning eller blodningiinre organ.

von Willebrands sjukdom dr ocksa en drftlig
blédarsjukdom, men genen finns inte i kénskromo-
somerna varfor bade mén och kvinnor kan drabbas.
Sjukdomen orsakas av brist pa eller nedsatt funktion
avett protein som bendmns von Willebrandfaktor.
von Willebrands sjukdom visar sig framst som
blédningar fran slemhinnor. Férekomsten avvon
Willebrands sjukdom dr cal/1000. Von Willebrands
sjukdom finnsiolika svarighetsgrader och under-
grupper (typ 1-3). Milda former avvon Willebrands
sjukdom dr vanligast, men det finns ca 50 personer i
Sverige med svar form avvon Willebrands sjukdom
(typ 3). De personer som har den svara formen har
ledblédningar som leder till kroniska ledskador och
handikapp pa liknande sidtt som personer med svar
eller medelsvar hemofili.

Behandling

Personer med hemofili eller svarare former av von
Willebrands sjukdom faridag behandling med den
eller de koagulationsfaktorer som saknas (faktorkon-
centrat). Behandling med faktorkoncentrat ges vid
behov vid blodning ("on-demand”-behandling) eller
regelbundet och férebyggande. Dos, frekvens och
typ avbehandling vid blodarsjukaberor inte bara
pasvarighetsgraden av sjukdomen utan ocksa pa
personens alder, livsstil och 6nskemal.

Forebyggande behandling kallas profylaxbehand-
ling (substitution) och innebir att personer kan géras
symtomfriailikhet med situationen vid andra sjuk-
domar med bristsymtom (insulinberoende diabetes,
B12- brist, hypotyreos d.v.s. underfunktion i skold-
korteln). Faktorkoncentrat framstélldes tidigare ur
blodplasma. P41980-talet visade det sig att dessa
faktorkoncentrat 6verforde HIV- och hepatit C-infek-
tioner. Dessa tva katastrofer bidrog till att man har

utvecklat séikra syntetiska, s.k. rekombinanta faktor-
koncentrat och de forstaborjade anvindas pa1990-
talet. Faktorkoncentraten ges direkt iniblodet, intra-
venost. I princip har alla personer med svar hemofili
iSverige profylaktisk behandling med faktorkon-
centrat. En stor andel av personer med medelsvar
hemofili har ocksa profylaktisk behandling. Profylax-
behandling ges dagligen till cirka en gang per vecka.
Oftast ges behandlingen perifertiven, meniundan-
tagsfall far personen faktorkoncentratet i en subku-
tanvenport.

Hembehandling innebir en 6kad livskvalitet for
personer med blodarsjuka. Regelbunden, séker och
lattillgdngligbehandling i hemmet dr avgérande for
att minska sjukdomens inverkan i det dagliga livet.
Hembehandling innebir ocksa minskad hilso-
och sjukvardskostnad. Profylaxbehandlingen ges
ihemmet av forialdrar och senare av personen sjélv.
Hembehandling har manga fordelar fér personen,
samhillet och familjen.

Behandlingen inleds pa sjukhusbaserad mottag-
ning under de forstaett till tva aren efter diagnos.
Successivt tar foridldrarna 6ver ansvaret for barnets
behandling och hembehandlingen tar vid. I de tidiga
tonaren brukar de flesta halirt sig att sjidlv injicera
faktorkoncentratet.

Tills helt nyligen har behandlingen givits intra-
venost, men for ett par ar sedan har likemedel som
ges subkutant (direkt under huden) introducerats.
Emicizumab (Hemlibra) som ges subkutant har
anvintsiSverige for patienter med hemofili A med
antikroppar mot FVIII. Statistik redovisas separat.
Sannolik kommer fler sddana alternativ pa sikt.
Genterapi har under 2021 varit tillganglig for enstaka
patienter inom ramen for klinisk provning. Har sker en
snabb utveckling och under 2022 har Europeiska lidke-
medelsmyndigheten (EMA) godként ett likemedel.

Vérden for blodarsjuka dr centraliserad till tre
koagulationsmottagningar. Personer med svar eller
medelsvar blédarsjuka kontrolleras en till tva ganger
per ar. Personer med mildare former kontrolleras mer
sillan utefter behov. Under barndomen &r besdken
pa mottagningarna titare.

Komplikationer
Utveckling avantikroppar ar en allvarlig komplika-
tionrelaterad till behandling med faktorkoncentrat.
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Antikropparnaneutraliserar faktorkoncentratet och
behandlingen ir inte lingre effektiv. Over 30 % av
barn med svar hemofili A utvecklar antikroppar

mot faktorkoncentratet i samband med start av
behandlingen. Barn med hemofili B har mindre

risk att utveckla antikroppar mot behandlingen

och férekomsten ér rapporterad till mellan 3 och 5 %.
Personer med medelsvar eller mild hemofili har
betydligt ldgre risk att utveckla antikroppar mot
behandlingen. For att behandlabort antikropparna
ges oftast en daglig hog dos av faktorkoncentrat.
Dennabehandling kallas immuntoleransinduktion
(ITD) och kan paga under flera ar. Patienter med
hemofili A som inte lyckas behandlabort anti-
kropparnakan idag fa blodningsférebyggande
behandling subkutant med emicizumab, en anti-
kropp som ersétter funktionen av FVIII.

Varden av personer med blédarsjuka
i Sverige
Vard och behandling av personer med blédarsjuka
drhogspecialiserad och bedrivs vid tre koagulations-
mottagningariSverige. Dessa mottagningar ar
lokaliserade vid Karolinska Universitetssjukhuset,
Sahlgrenska Universitetssjukhuset och Skanes
Universitetssjukhus. Varden ges i samrad med
behandlande likare pa hemorten. En stor del av
varden dr utomlédnsvard och personer med blédar-
sjuka finns saledes i helariket. Vid de tre mottag-
ningarnabedrivs varden enligt internationell praxis
d.v.s.comprehensive care. For att certifieras som
comprehensive care centre (EHCCC) av European
haemophilia network (EUHANET) skall flera
kriterier uppfyllas. Varden vid ett EHCCC omfattar
allt fran den genetiska radgivningen till foraldrar till
den komplexa varden av multisjuka ildre blodarsjuka
personer.

Ett EHCCC forutsitter ett tvirprofessionellt team
bestaende av likare, sjukskoterska, sjukgymnast,

koagulationslaboratorium, kurator, ortoped,
genetiker, tandlikare och gynekolog. Ovrigaresurser
kopplas till teamet vid behov. Samtliga centra har
dygnetrunt verksamhet med jourhavande likare
avseende radgivning kring behandling och hand-
laggning vid akutsituationer. Patienterna och deras
anhoriga kan sjédlva ringa till jourhavande ldkare.

Vérden avblddarsjuka dr hogspecialiserad och
det foreligger en god samsyn kring behandlingen vid
blodarsjuka. Sjukvardspersonalen som arbetar vid
centra ir specialiserade och har tit och regelbunden
kontakt. Man deltar och samarbetariakademiska
och kliniska studier, bAde nationellt och internatio-
nellt. Samarbete och utbyte sker ockséinationella,
nordiska och internationella néitverk.

Samverkan med andra lander

e Nordic Haemophilia Council (INHC) ar ett forum
med medlemmar fran de fem nordiska linderna.
NHC utvecklar riktlinjer (guidelines) for varden
ochbehandling avblodningssjukdomar. Alla tre
EHCCCiSverige dr representerade i NHC's arbets-
grupper.

e European Association of Hemophilia and Allied
Disorders (EAHAD) dr en europeisk intresseorga-
nisation med omfattande vetenskaplig aktivitet
som arrangerar arliga vetenskapliga konferenser i
europeiskalinder, samtliga EHCCC fran Sverige
skickar deltagare till EAHADs kongresser

o World Federation of Hemophilia (WFH) dr en
global patientdriven organisation med omfattande
verksamhet, inte minst att stotta ekonomiskt svaga
lander med utbildning och ekonomiska resurser.
WFH ordnar vartannat ar vetenskapliga konferen-
ser dar bade patienter och hilso- och sjukvards-
personal deltar. Svenskalidkare och sjukskoterskor
foreldser pA WFHs kongresser.
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KVALITETSINDIKATIONER

De kvalitetsindikatorer som rapporterasi Svenska
Hemofiliregistret édr dels processindikatorer, dels
resultatindikatorer. Processindikatorernavisar hur
patienternatas om handivarden och hur de behand-
las. Resultatindikatorernavisar hur det gar fér
patienterna och deras sjukdomsrelaterade livs-
kvalitet.

Idennaarsrapport har styrgruppen valt att foku-
sera pa foljande process- och resultatindikationer:

Processindikatorer

« Antal patienter vid de tre hemofilicentrai Sverige

« Fordelningen av typ och svarighetsgrad avblodar-
sjukaiSverige

« Aldervid diagnos

e Typavlidkemedelsbehandling fér personer med
hemofili

Resultatindikatorer

» Forekomst avantikroppar (inhibitorer) mot
koagulationsfaktor hos patienter med hemofili

» Blodningar hos patienter med hemofili under 2022,

Annual Bleeding Rate (ABR)

Livskvalitet med EQ-5D

 Sjukdomens paverkan pa patientens liv

e Ledstatus uppmétt med Hemophilia Joint Health
Score (HJHS)
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RESULTAT 2022

Diagram- och tabell6versikt av den statistik som presenteras i arsrapport 2022 fran Svenska Hemofiliregistret.

RESULTAT:

DEMOGRAFI

Diagram 1. Totalt antal patienter (Hemofili A, Hemofili B och von Willebrands sjukdom)

Antal

2500

2000

1500

1000

500

Tom 2015 2016 2017 2018

2014

Diagram 1visar det totala antalet patienter, med
samtliga diagnoser och svarighetsgrad i registret
varje ar fran start 2014. Nir registret startades, 6ver-
fordes patienter fran ettlokalt hemofiliregister vid
centrati Malmo, varfor siffran inte dr O fran start.
Franstarthar snabb 6kning av antal patienter i
registret skett vilket diagrammet visar.

Diagram 2 visar antal patienter vid de tre hemofili-
centraiSverige per 28 april 2022. Alla patienter,
oavsett diagnos eller svarighetsgrad, ingaridessa
diagram.

2019 2020 2021 2022 2023
t.o.m.
28 april

Diagram 2. Antal patienter i Svenska Hemofiliregistret,
férdelat pa respektive centra

Antal
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Universitets- Universitets- Universitets-
sjukhuset sjukhuset sjukhus
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Diagram 3. Andel patienter i Svenska Hemofiliregistret,
férdelat pa kon

30%
Kvinnor

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

HemofiliAochB von Willebrands sjukdom

56 %
I Kvinnor

6%

Kvinnor

44%
Man

Storsta andelen av patienternairegistret &r mén, 70 %,
medan en mindre andel 4r kvinnor, 30 %. Orsaken till
detta idr den genetiska drftligheten avhemofili A och B
ddr mén, men inte kvinnor, insjuknar. Det finns en
naturlig forklaring till dominansen av mén vilket
beror pa hur hemofili A och B 4rvs. Kvinnor ér anlags-
bérare for denna sjukdom och kan ibland sjidlva ha
symtom och om deras niva av koagulationsfaktor VIII
eller IXiblodet understiger 40 % av normal sa klassifi-
ceras de med diagnosen mild eller moderat hemofili.

For patienter som dnnu inte har ett svenskt person-
nummer sa registreras de utifran reservnummer.
Dessareservnummer ir inte utformade s att
personens kon kan identifieras.

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

Antal
400

300

200

100

0-4 5-9 10-17 18-29 30-39 40-49 50-59 60-69 70-79 80+
Alder

Diagram 5 visar fordelning i alder av patienter som
ingari Svenska Hemofiliregistret. Andelen patienter
dldre dn 65 ar dr begrinsad. Det férklaras av att det
tidigare, d.v.s. fore slutet av1950-talet, inte fanns
nagon behandling vid hemofili med faktorkoncentrat
och patienternahade da en forvintad férkortad
medellivslingd under 30 ar. Nir senare utveckling av
faktorkoncentrat mojliggjorde behandling smittades
cal00 patienteriSverige med HIV fran likemedel for
hemofili som utvanns ur blodplasma vilket orsakade
manga dddsfalli AIDSialla aldersgrupper.
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RESULTAT:

DIAGNOSER OCH SVARIGHETSGRAD AV SJUKDOM

Diagram 6. Antal patienter i Svenska Hemofiliregistret,
fordelat pa diagnos

Antal

600

500

400

300

200

100 120

40 | 61
Mild Moderat Svar | Typ3 Typ2 Ovriga
Hemofili B

Mild Moderat Svar
Hemofili A

von Willebrands
sjukdom

Diagram 6 och 7 visar férdelning av patienter per
diagnos och svarighetsgrad. Alla centrainkluderade.
Patienter med hemofili A i svar och mild form
dominerarvilket drioverensstdmmelse med andra
rapporter. Hemofili A har ocksa en hégre incidens

in hemofili Bvilket diagrammet ocksa visar.

Diagram 7. Antal patienter per diagnos i
Svenska Hemofiliregistret, fordelat pa centra
Antal

600

500

400

300

200

. mE -
Mild Moderat Svar
Hemofili B

Mild Moderat Svar
Hemofili A

Typ3 Typ2 Ovrig

von Willebrands
sjukdom
Sahlgrenska Universitetssjukhuset

M Skanes Universitetssjukhus
M Karolinska Universitetssjukhuset

Diagram 8. Arftlighet per diagnos

Procent

100

80

60

40

20

Mild Moderat Svar
Hemofili A

Okand arftlighet

M Spontana fall

Mild Moderat Svar
Hemofili B

Typ3 Typ2 Ovrig
von Willebrands
sjukdom

B Kand arftlighet

Diagram 8 visar férekomst av drftlighet for blod-
ningssjukdom hos patienter med hemofili A, Boch

von Willebrands sjukdom. Spontana fall 4r ocksa

vanliga och kan bero pa att en s.k. nymutation, d.v.s.
fordndringiarvsmassan, DNA, har uppkommit.
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RESULTAT:

INHIBITORER

Diagram 9. Inhibitorer Diagram 10. Inhibitorstatus férdelat per diagnos
Antal Antal
700 350
I
600 300
500 250

400 200 -

300 150

200 100
100 57 50 [t N —
33
- " - - Mild Moderat Svar | Mild Moderat Svar | Typ3 Typ2 Ovriga
Negativ Positiv Tldlgqre Oként Hemofili A Hemofili B von Willebrands
positiv sjukdom
M Negativ M Positiv Tidigare positiv M Okand

Av de patienter som testats for forekomst av s.k.
inhibitorer (d.v.s. antikroppar mot koagulationsfaktor
FVIIIeller FIX) ar 3,0 % av patienternairegistret
positiva f.n. och 8,9 % har tidigare varit positiva.
Detta test utfors inte rutinméssigt pa alla patienter
utan ff.a. pa smabarn dir behandling inleds eller vid
misstanke om inhibitorutveckling.
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RESULTAT:

BEHANDLING

Diagram 11A: Hemofilibehandling fordelat pa diagnosgrupp

Hemofilibehandling vid Hemofili A Hemofilibehandling vid Hemofili B

Hemofilibehandling vid von Willebrands sjukdom FVIII med standard halveringstid
FVIII med férlangd halveringstid
FIX med standard halveringstid
FIX med forlangd halveringstid
von Willebrand +/- Faktor VIII

Emicizumab (Hemlibra)

Studieldkemedel

By-passing agents
(FEIBA och NovoSeven)

Grupp Preparat

FVIIl med standard halveringstid Advate, Kovaltry, Afstyla, Novo Eight, Nuwiq, Refacto
FVIlI med férlangd halveringstid Adynovi, Jivi, Elocta, Esperoct

FIX med standard halveringstid Benefix, Immunine, Nanofix, Nanotiv, Rixubis

FIX med forlangd halveringstid Alprolix, Refixia

von Willebrand +/- Faktor VIII Haemate, Wilate, Veyvondi

Emicizumab Hemlibra

Studielakemedel Studielakemedel

By-passing agents FEIBA, NovoSeven
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Diagram 11B: Indikation fér behandling

Elocta
NovoEight
Hemlibra
Advate
Kovaltry
Esperoct
Jivi
NovoSeven
Haemate
Nuwiqg
Adynovi
Afstyla
FEIBA
Refacto AF
Wilate
Studieldkemedel
Refacto

Alprolix

Benefix

Refixia

Nanofix
NovoSeven
Nanotiv
Studieldkemedel
Immunine
Rixubis

Haemate
Veyvondi
Wilate
NovoEight
NovoSeven
FEIBA
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RESULTAT:

DATA FOR PATIENTER BEHANDLADE MED
EMICIZUMAB (HEMLIBRA) 2022

Totalt 61 patienter behandlades med Hemlibra 2022.

Diagram 12. Antal patienter som behandlas med Hemlibra Diagram 14. Inhibitorstatus hos patienter med Hemlibra
férdelat pa barn och vuxna
Antal
Antal 30
50
25
40
20
30
15
20 10
10 >
1
0 Negativ Positiv.  Tidigare positiv. ~ Okant

18+ Alder

Diagram 13. Aldersférdelning hos patienter med Hemlibra

Antal
20

15

10

0-4 5-9 10-17 18-29 30-39 60-69
Alder

Not. 1 patient saknar uppgift om alder.
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RESULTAT:

BLODNINGAR

(ANNUAL BLEEDING RATE)

Diagram 15. Totalt antal rapporterade blodningar
och typ av blédning

Antal
350

300

250

200

150

100

50

Ledblédning Muskelblédning Ovrig blédning

Diagram 16. Andel rapporterade blédningar per patient

4,05 % 0,68 %

88,6 %

M 0 blédningar

M 1 blédning
2-5 blédningar

M >5 blédningar

Statistiken for inrapporterade blodningar &r hdmtade
fran alla aktiva patienter med hemofili A eller B samt
von Willebrands sjukdom i registret 2022, oavsett
svarighetsgrad. Satistiken for 88 % av patienterna har
inte rapporterat nagrablédningar alls. Andelen
patienter som rapporterat blodningar ar 11 %.

Av dom som rapporteratin blodningar sa var det

58,5 % som rapporterade in endast en blédning,

35,5 % som rapporterade in 2-5blédningar och 6 %
rapporterade in mer dn 5 blodningar 2022.

Diagram 17. Antal rapporterade blédningar per diagnos

Antal
100

80

60

40

20

Mild Moderat Svar Mild Moderat Svar Typ3 Typ2 Ovrig

Hemofili A Hemofili B von Willebrands
sjukdom
M >5
Hm2-5
m1
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RESULTAT:

LEDSCORE

Ledscore med bedomning av Hemophilia Joint Health detta ar 2022. Materialet dr 1agt och tolkning av data
Score (HJHS) gors regelbundet av fysioterapeuter pa dr darfor osiker.
respektive hemofilicentra. 262 patienter genomgick

Tabell 1. HJHS-poang per diagnos

Antal podng

Huvuddiagnos 7-9

Hemofili A mild 6 2 1 2 5 0 0
Hemofili A moderat 8 3 5 2 2 5 0
Hemofili Svar 42 36 19 11 21 27 15
Hemofili B mild 1 0 0 3 0 0 0
Hemofili B moderat 2 3 0 0 2 4 0
Hemofli B svar 0 3 4 4 5 6 5
von Willebrand svar 1 1 0 0 0 1 0
von Willebrand typ 2 0 0 0 1 0 0 0
von Willebrand 6vriga 3 0 1 0 0 0 0

Totalt 20 patienter har gjort HJHS 2 ganger samma ar, resterande patienter har gjort det en gang

Tabell 2. Total antal HJHS poang férdelat pa aldersgrupp

Antal poing

Aldersgrupp 7-9

5-9ar 17 1 2 1 0 0 0
10-17ar 32 16 8 2 3 2 0
18-29 ar 7 17 10 9 12 4 0
30-3%ar 3 9 8 5 8 8 4
40-49 ar 2 4 2 2 4 5 0
50-59 ar 1 1 0 2 6 13 4
60-69 ar 0 0 0 1 1 8 5
70-79 ar 0 0 0 1 1 3 5
80+ 0 0 0 0 0 0 2

Tabell 3. Poangfordelning i relation till profylax eller on-demand behandling

Antal poang

Behandlingsform 4-6 7-9

Profylax 50 39 24 14 28 33 16
On-demand 13 9 6 9 7 10 4
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RESULTAT:

LIVSKVALITET

Tabellerna nedan visar data for patienternas sjalv- Tabell 5 visar patientens skattning pa hur dennes
skattade livskvalitet och sjukdomens paverkan pa diagnos paverkar patientens liv, dir 0 4r ingen paver-
patientensliv. Dataitabell 4 (nedan) visaringen kan och100 dr att den paverkar helt och hallet.

egentlig skillnad mellan patienter med mild hemofili
A och svarhemofili A vilket 4r nagot 6verraskande
med tanke pa att symtomatologin skiljer sig. Detta
kanvaraen effekt avatt behandlingen vid hemofili A

ar sa pass bra och effektiv.

Tabell 4. EQ-5D Skattningsskala hilsotillstand 0-100 (VAS) for patienter 16 ar och aldre i Svenska Hemofiliregistret, 2022

Huvuddiagnos Median Minimum Maximum
Hemofili A mild 46 85 10 100
Hemofili A moderat 22 80 40 100
Hemofili A svar 116 80 10 100
Hemofili B mild 14 87,5 50 100
Hemofili B moderat 13 80 30 96
Hemofili B svar 15 65 40 90
von Willebrand typ 3 12 90 40 100
von Willebrand typ 2 26 80 42 100
von Willebrand typ 1 och 6vriga 10 86 70 100

Tabell 5. Skattningsskala fér sjukdomens paverkan pa patientens liv (0-100) for patienter 16 ar och ildre
i Svenska Hemofiliregistret, 2022

Huvuddiagnos Antal Median Minimum Maximum
Hemofili A mild 42 5 0 80
Hemofili A moderat 19 10 0 95
Hemofili A svar 103 20 0 100
Hemofili B mild 14 1.5 0 50
Hemofili B moderat 13 20 0 85
Hemofili B svar 16 50 10 70
von Willebrand typ 3 12 7,5 0 60
von Willebrand typ 2 26 5 0 80
von Willebrand typ 1 och 6vriga 8 10 0 50
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DATAKVALITET

Patienturval fér arsrapporten

Arsrapporten omfattar alla patienter i Svenska
Hemofiliregistret som inkluderat sedan start.
Patienter med hemofili A/Bisvar, moderat/medel-
svar och mild form ingar liksom patienter med von
Willebrands sjukdom. Hittills har Svenska Hemofili-
registret fokuserat pa inklusion av personer med
hemofili A och B, men senaste aren har inklusionen
av patienter med von Willebrands sjukdom 6kat och
planen langsiktigt dr att 4ven inkludera patienter
med ovanliga koagulationsfaktorbrister.

Atgirdande av saknade och motsigande
uppgifter i registeruttag

Infor arsrapport 2022 har statistiker pa QRC skapat
listor med saknade och svartolkade data till respek-
tive centra for kommentar och/eller komplettering i
de fall det dr mojligt.

L)

.
'
.

Ovriga pagiende aktiviteter avseende
datakvalitet

Registretarbetar 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 astadkomma samma tolkning
och tillimpning avvariabeldefinitioner.

Tackningsgradsanalys

Enbegiran om en tickningsgradsanalys genomfor-
des och omfattaridenna arsrapport patienter med
moderat och svar hemofili A och B, samt patienter
med von Willebrands sjukdom. Téckningsgrads-
analysen dr utférd som matchningsstatistik mot
patientregistret(PAR) och mot Likemedelsregistret
hos Socialstyrelsen. I urvalet fran hemofiliregistret
inkluderades patienter med ovan nimnda diagnoser
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ochiselektionen fran Likemedelsregistretinkludera-

des samtliga expedieringar med nagon av foljande

ATC-koder:

* B02BDO02 Koagulationsfaktor VIII

* B02BDO03 Aktiverat protrombinkomplex mot fak-
tor VIII-antikroppar

« B02BD04 Koagulationsfaktor IX

* B02BDO06 von Willebrandfaktor och koagulations-
faktor VIIIikombination

» B02BD08 Koagulationsfaktor VIIa

* B02BX06 Emicizumab

Ytterligare krav for inklusion var att det skett minst

tvauttag avsamma likemedel under samma ar.

Resultatet fran matchningsstatistiken fordelades

efter hemofilityp utefter den ladkemedelsbehandling

som ges;

« Hemofili A: BO2BD03, BO2BX06, B0O2BDOS,
B02BD08 + BO2BD02

» Hemofili B: BO2BD08 + BO2BD04

e von Willebrands sjukdom: BO2BD06

Matchningsstatistiken berdknades enligt f6ljande:

som téljare anvindes antal matchande individer, d.v.s.

patienter som fanns bade i kvalitetsregistret och i
Likemedelsregistret. Indimnaren ingick de individer
som himtat ut de specificerade likemedlen och som
aterfannsiSocialstyrelsens Likemedelsregister.
Resultatet, d.v.s. 6verensstimmelsen, redovisas i
procent. Se diagram18.

Matchningsstatistiken visar att 6verensstimmel-
sen mellan Svenska Hemofiliregistret och
Likemedelsregistret ar mycket god for Hemofili A och
B moderat och svar form med 95,2 respektive 89 pro-
cents tickningsgrad for 2022. Fér von Willebrands
sjukdom dr tickningsgraden 92,1 procent.

Totalt sett var tickningsgraden for det urval som
analysen omfattade ca 92 procent, vilket visar pa att
Svenska hemofiliregistret fangar en stor majoritet av
den patientgrupp som registret omfattar.

Diagram 18. Tackningsgradsjamforelse mellan Svenska Hemofiliregistret och Likemedelsregistret, ar 2017-2022

Procent

100

80

60

40

20

2017 2018 2019 2020 2021 2022
Hemofili A*

De ldkemedelskombination er som motsvarar respektive diagnos ar:
Hemofili A*: BO2BD03, BO2BX06, B02BD08, B0O2BD08 + B02BD02
Hemofili B*: BO2BD08 + B02BD04

von Willebrands sjukdom: BO2BD06

2017 2018 2019 2020 2021 2022
Hemofili B*

2017 2018 2019 2020 2021 2022
von Willebrands sjukdom**

*Moderat och svar form
“*Alla typer
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AKTIVITETER OCH
UTVECKLING 2022

Forskning

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

Svenska Hemofiliregistret som stod for
forbattringsarbete/verksamhetsutveckling
under 2022

Nedan ges exempel pa hur Svenska Hemofiliregistret

anvinds for att stodja och forbiattra hemofilivarden.

» Registret har bidragit till en 6kad samsyn nationellt
angaende uppféljningen av personer med blédar-
sjuka dir samma ledstatus anvinds men ocksa
sjalvskattningsvariabler som fysisk aktivitet, livs-
kvalitet och sjukdomens paverkan pavardagen i
stort.

« Patientrapporterade matt (PROM= Patient Repor-
ted Outcome Measurement och PREM = Patient
Reported Experience Measurements) anviands i
syfte att belysa fordndring 6ver tid for ledbesvar,
O6kade antal blodningar mm relaterad till behand-
lingen av sjukdomen.

» Ennygemensam behandlingsrapport for personer
med blédarsjuka anviinds nu rutinméssigt pa alla
tre centrarna.

» Personer med blédarsjuka ges ett storre inflytande
paden egnabehandlingen genom att personens
egen uppfattning avseende behandlingen inhiamtas
paett strukturerat och regelbundet sitt.

o Ivardarbetet dr det nu mojligt att 6ver tid visa den
enskildavardtagaren grafiskt hur behandling och
registrerade symtom férédndrats 6ver tid. Detta
underlittar forstaelsen och kommunikationen
mellan vardtagare och vardgivare.

« Likemedelsbehandling vid hemofili dr kostsam och
dérfor slots efter forhandlingar ett sa kallat tre-
partsavtal mellan Sveriges Kommuner och Lands-
ting (SKL), Tandvards- och likemedelsformans-
verket (TLV) samt Likemedelsindustriféreningen
(LIF).Dettaavtal harresulteratikraftigarabatter
pa FVIII-likemedel (faktorkoncentrat). Genom
insamlad datai Svenska Hemofiliregistret kan
vardtagare nu folja effekter av trepartsavtalet
avseende byte av faktorkoncentrat fér personer
med hemofili.

e Arbete med framtagande av nya Nordiska
Guidelines for hemofilibehandling via Nordic
Hemophilia Council (NHC) har till viss del
baserats pa data fran registret.

» Fleranyalidkemedel harintroduceratsbl.a.lang-
verkande FVIII- och FIX-preparat samt det forsta
subkutana likemedlet vid hemofili; Hemlibra
(Emicizumab). Genom registerdata kan nu intro-
duktionen av dessa nyalikemedel foljas, till
exempelvis antal personer som behandlas, effekten
avlidkemedel 6ver tid, kostnad och sdkerhets-
aspekter. Vidare kan inverkan pa Annual bleeding
rate (ABR), ledstatus och livskvalitet féljas vid
preparatbyte.
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