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TLV:s beddmning och sammanfattning

¢ Kryopyrinassocierade periodiska syndrom (CAPS) tillhor gruppen autoinflamma-
toriska tillstdnd och indelas i tre sjukdomar med olika svarighetsgrad: Muckle-
Wells syndrom (MWS), kroniskt neurologiskt hud- och ledsyndrom hos barn
(CINCA) och familjart autoinflammatoriskt koldsyndrom (FCAS).

e I dag betraktas de tre diagnoserna i CAPS som varianter av en och samma sjuk-
dom med olika sjukdomsgrad. FACS anses vara den lindrigaste formen foljt av
MWS och CINCA.

e CAPS ir en sillsynt diagnos och i Sverige finns uppskattningsvis ett tiotal patien-
ter.

e Ilaris (kanakinumab) ar en interleukin 1-beta himmare som &r indicerad for be-
handling av CAPS och enligt foretaget behandlas cirka tre patienter i Sverige idag.

o Foretaget har inte gjort ndgon hilsoekonomisk analys mot bakgrund av det lilla
patientantalet och den mycket begransade informationen som finns tillganglig, for
att kunna utféra en fullstandig hilsoekonomisk utviardering. Foretaget presente-
rar i stéllet ett principiellt resonemang kring kostnadseffektiviteten av behandling
med Ilaris.

o Arskostnaden for behandling med Ilaris av patienter vars kroppsvikt éverstiger 40
kg ar 763 269 kronor.

e TLV bedomer att kostnaden per QALY for behandling av CAPS med Ilaris med
storsta sannolikhet kommer att 6verstiga en miljon kronor per QALY

Slutsatserna i underlaget kan komma att andras om forutsiattningarna som ligger till grund
for det hdlsoekonomiska resonemanget forandras pa ett avgorande sitt.




Innehall

1 Klinisk sammanfatining ....cccccceceececiceciececcecaccecacrecaccessccessscesssssssssssessssessssesasl

1.1 LAKEMEALET ..ottt ettt ettt sne e 1
1.1.1 INAIKRATION ..ttt ettt sttt sae e 1
1.1.2  VerkningsSmeKaniSIM.........ccccvuiiieieiiiiieeeiieeeiieeeee s iee et ae e s ereeseere e e saaeesaaeesaveas 1
1.1.3 Dosering/adminiStrering ........cccceeevveieiieeieiiereiieeeieeeereeesaeeesaeesseeesaaeesaeeessneens 2
1.1.4  BIiVEIKNINGAT ....cciiieiiiecieeceeee ettt sttt e ae e s saae e s aa e e s ae e e aaaeennnas 2
1.1.5  Aktuella behandlingsrekommendationer ........c...cocceeveeniinniinienneneneeeeeen. 2

1.2 Klinisk dokumentation som ligger till grund for den hilsoekonomiska bedomningen 2

1.3 JAMIOTEISEAITEIMIALIV .uvvvvreiiiieeiiiiiiiieec ettt e e e e e eeernsrareeeeeeeessensssransreseessnns 4

2 Hiilsoekonomisk bedOmning ......ccccceeuieuienieniiiiieiiiniicncninincncncnecseceees. 6

Foretaget har inte gjort nagon fullstindig hilsoekonomisk analys eller modellering med
hanvisning till det ringa antalet behandlade patienter samt brist pa tillforlitliga data att

basera en modell pa. TLV baserar darfor sin bedomning pa befintligt underlag. ................. 6
2.1 KOSINAAET ....eeiiiiiieeieeteeee ettt et ettt e bt e st e s s e e s be e aaesaneens 6
2.2 EFfERE oottt ettt ettt e b e e aa e s neeas 6
P2 T o Yo] W 0 P2 T3 (=) A Ao L <] AR 6

3 Kommentarer fran vetenskapliga experter och myndigheter .......cccccceeeceeee. 8

4 ReferensforteCkning...c.ccccciceieieciececiecaciecaicesscesscesscessecsssecsssscsssessssessssesssses O

Bilaga 1 Introduktion till hilsoekonomisk utvArdering...........ccecceeeeervierniensienneensienneennens 10
Vad ar hilsoekonomisk utvaArdering?......ccccccecceeieeiiniiniiecieiiecrecreceecrecsecsecsecsences 10
Livskvalitet och 6verlevnad stills mot kostnader .........cccceureiniieiieiieiincencnannans 10
QALYs miiter hiilsoeffekter i kostnadsnyttoanalysen ........cccccceeiieireiincinineceannaene 11
Sambhiillets perspektiv ONSKVALT ...ccccviieiiiieiiiiiiiieiiiiiieiiecieiieciectessessessessessenes 11
Modeller underliattar berakningarna .....ccccceeceeeieeiieiieiieiieiieiiecreniectesressecsecsecsesses 11

Att fatta beslut med kostnad per QALY som underlag .......cccceeeeieeiieiieiieceecnennans 11



1 Klinisk sammanfattning

Merparten av nedanstdende medicinska sammanfattning dr hamtad fran Socialstyrelsens
kunskapsdatabas 6ver ovanliga diagnoser [1].

Kryopyrinassocierade periodiska syndrom (CAPS) tillhor gruppen autoinflammatoriska
tillstdnd och indelas i tre sjukdomar med olika svarighetsgrad:

¢ Muckle-Wells syndrom (MWS),
e Kroniskt neurologiskt hud- och ledsyndrom hos barn (CINCA)?
e Familjart autoinflammatoriskt koldsyndrom (FCAS)b.

I dag betraktas de tre diagnoserna i CAPS som varianter av en och samma sjukdom med olika
sjukdomsgrad. FACS anses vara den lindrigaste formen f6ljt av MWS och CINCA/NOMID.

[1].

CAPS ar en arftlig sjukdom och beror pa en genmutation som styr bildningen av kryopyrin.
Tillsammans med tva protein reglerar kyropyrin inflammation i kroppen genom att stimulera
till produktion och frisattning av cytokiner, framst interlukin-1-beta (IL-1f3).

Sjukdomarna ar kroniska och karaktiriseras av aterkommande episoder av inflammation
med hudutslag, feber, ledsmartor, trotthet och 6goninflammation i olika grad. Vid de svérare
formerna tillkommer ytterligare symtom, som horselnedsattning, inlagring av protein i olika
organ (amyloidos), synnedsattning, benovervixt och utvecklingsstérning.

Forekomsten av CAPS ir inte helt klarlagd men prevalensen uppskattas till 1 per miljon
invanare. I Sverige kinner man till drygt 10 personer med sjukdomen.

1.1 Lakemedlet

1.1.1 Indikation

Ilaris ar indicerat for behandling av kryopyrinassocierade periodiska syndrom (CAPS) hos
vuxna, ungdomar och barn fyra ar och dldre med en kroppsvikt 6ver 15 kg, inklusive:

¢  Muckle-Wells syndrom,

¢ systemisk inflammatorisk sjukdom med neonatal debut/ kroniskt neurologiskt hud-
och ledsyndrom hos barn,

e svara former av familjart autoinflammatoriskt koldsyndrom / familjar koldurtikaria,
som upptrader med ytterligare tecken och symtom an de som forekommer vid urtik-
aria framkallad av kyla.

1.1.2 Verkningsmekanism

Kanakinumab &r en antikropp och sa kallad interleukinhdmmare som binds specifikt till IL 1-
beta (interleukin 1-beta) och neutraliserar dess aktivitet, genom att blockera interleukinets
interaktion med IL 1-receptorer. Darmed forhindras ILi-betainducerad genaktivering och
produktion av inflammatoriska budbarare (mediatorer).

a gven kallat systemisk inflammatorisk sjukdom med neonatal debut (NOMID?)
o tidigare benamnt familjar koldurtikaria (FCU).




1.1.3 Dosering/administrering

Rekommenderad dos dar 150 mg till patienter med en kroppsvikt >40 kg och 2 mg/kg till
patienter med en kroppsvikt >15 kg och <40 kg. Dosen injiceras subkutant som en engings-
dos var 8:e vecka.

En andra dos av Ilaris (150 mg eller 2 mg/kg) kan 6verviagas om tillfredsstallande kliniskt
svar inte har uppnétts sju dagar efter behandlingsstart (tillbakagéng av hudutslag och andra
allmdnna inflammatoriska symtom). Om ett fullstindigt behandlingssvar darefter uppnas,
bor den hogre dosregimen om 300 mg eller 4 mg/kg bibehallas.

1.1.4 Biverkningar

Exempel pa vanliga eller mycket vanliga biverkningar for kanakinumab ar nasofaryngit
(Inflammation i nds- och svalgrummet), yrsel (vertigo), reaktion pa injektionsstéllet och
infektioner sdsom infektion i ovre luftvagarna och urinvagsinfektion

1.1.5 Aktuella behandlingsrekommendationer

IL-1-hdmmare har visat sig kunna minska inflammationer, utslag, feber, smarta och trétthet
vid alla formerna av CAPS. IL-1 himmare har i vissa fall ocksa kunnat forbattra horseln och
minska inlagringen av amyloid, medan bendvervaxten i lederna inte tycks péverkas. Det ar
viktigt att starta behandlingen tidigt i livet, innan inflammationen har gett bestaende skador.
Den dos som kravs for att ddmpa inflammationen varierar kraftigt fran individ till individ. [1]
Enligt foretaget kravs troligen en livslang behandling for att bibehalla uppnadd forbattring
(remission) och undvika uppkomsten av bestdende, handikappande skador.

Det finns inga nationella behandlingsrekommendationer fran till exempel Socialstyrelsen
eller Likemedelsverket for behandlingen av CAPS, men i Socialstyrelsens kunskapsdatabas
for ovanliga sjukdomar [1] ndmns bade kanakinumab (Ilaris) och en annan interleukinham-
mare; anakinra (Kineret) som behandlingsalternativ.

Aven internationella killor ssom The American College of Rheumatology (ACR) namner
béade Kinaret och Ilaris i sin allmidnna patientinformation om CAPS. TLV har kontaktat ACR
for att hora om det finns négra officiella behandlingsrekommendationer eller virdprogram i
USA men har inte fatt nagot svar.

1.2 Klinisk dokumentation som ligger till grund for den hélso-
ekonomiska bedémningen

Huvudstudien [2] som ligger till grund for det hilsoekonomiska resonemanget ar en 48-
veckors, multicenter, randomiserad, dubbelblind, placebokontrollerad studie uppdelad i tre
faser enligt Figur 1. Studien utviarderade kanakinumab och dess utsittningseffekt hos
patienter med CAPS.

Studien inleddes med att alla patienter fick en injektion med kanakinumab (fas 1) foljt av en
atta veckors observationsperiod. Fas tva av studien var dubbelblind och de patienter som
uppnatt fullstindig respons¢ av den inledande kanakinumabinjektionen randomiserades till
kanakinumab eller placebo var 8:e vecka under 24 veckor. I den tredje och avslutande fasen
av studien fick alla patienter kanakinumab var 8:e vecka i 16 veckor. De patienter som fick
aterfall under fas 2 overgick till fas 3 vid tiden for aterfallet.

¢ Fullstandig respons=ingen eller minimal sjukdomsaktivitet enligt behandlande lékare, inga eller minimalt med utslag samt CRP
och SAA (Serum amyloid A) inom normala referensintervall (<10mg/L)



Figur 1 Schematisk 6versikt av studieupplagget
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Trettiofem patienter inkluderades i studien, men tre av patienterna paborjade aldrig fas tva.
Tretton av de sexton patienterna (81%) i placebogruppen fick aterfall medan alla i kanakinu-
mabgruppen fortsatte svara med full respons pa behandlingen (p<0,001). Av de 31 patienter
som slutligen inkluderades i fas 3 uppvisade (enligt behandlande ldkare) 30 patienter ingen
eller minimal sjukdomsaktivitet vid studiens slut och en patient mild sjukdomsaktivitet.

En oversikt av studieresultaten presenteras i Tabell 1 och Figur 2.

)

Tabell 1 Resultat

Kanakinumab Placebo
Medelalder 34,3+14,4 33,4+16,1
Kvinnor/miin (%) 14(93) /1(7) 7 (44)/9 (56)
Tidigare behandling med 4(27) 3(19)
Kanakinumab
Tidigare behandling med anakinra 5 (33) 8 (50)

Tvéa patienter avbrot studien pa grund av allvarliga biverkningar i fas 3 av studien. Den ena
pa grund av allvarlig urinvagsinfektion och den andra pa grund av vertigo och akut glaukom
(stingd kammarvinkel) bdda symptomen for den sistndmnde patienten ansags vara relatera-
de till grundsjukdomen, CAPS. Den enda biverkan som var signifikant vanligare i kanakinu-
mabgruppen var troliga infektioner (suspected infections).

TLV sammanfattar: Uppskattningsvis finns cirka 10 patienter i Sverige med CAPS. Ilaris
(kanakinumab) ar en IL 1-beta hAimmare som visat sig minska symptomen och dess foljdef-
fekter vid CAPS. Den studie som ligger till grund for den hélsoekonomiska bedomningen
visade pa goda resultat for behandling med kanakinumab.

I studien var en majoritet av de inkluderade kvinnor men enligt artikelférfattarna ar det
osannolikt att skillnaden har niagon betydelse for resultatet da det inte har observerats nagra
skillnader mellan konen i tidigare studier vad giller molekyldra egenskaper, symtom, eller
behandlingssvar hos patienter med CAPS.




Figur 2 A. Andel aterfallsfria patienter i Fas 2 (vecka 8-32)
B. Medianvarden for CRP
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1.3 Jamfdrelsealternativ
NLT-gruppen har inte uttryckt ndgot specifikt 6nskemal om jamforelsealternativ.

Foretaget bedomer att basta mojliga omvardnad ar det mest relevanta jamforelsealternativet.

TLV:s bedomning: Inkommet material bygger pa ett mycket litet patientantal och foreta-
get uppger att endast tre patienter behandlas i Sverige, idag.

Ilaris godkindes den 20 mars 2007 som ett sirlikemedel med indikationen CAPS av EMA.
Denna status upphavdes pa foretagets egen begiran i december 2010. Samma ar beviljade
FDA Kineret (anakinra) siarlakemedelsstatus i USA pa indikationen CAPS. Kineret godkan-
des i Sverige redan 2002 men saknar dock CAPS som godkind indikation.




Enligt den expertd pd omradet som TLV varit i kontakt med anvindes andra interleukin-1
hammare, t ex Kineret, till patienterna innan Ilaris fanns pad marknaden. I dag anviands bade
Kineret och Ilaris vid CAPS eftersom det finns bade for- och nackdelar med bada liakemedlen.

TLV godtar foretagets jamforelsealternativ men har valt att, trots att Kineret saknar godkind
indikation for CAPS i Sverige, dven presentera likemedelskostnaderna for Kineret, som en
referens till priset for Ilaris. Vi gor detta da var forstéelse ar att Kineret anvands till viss grad i
praktiken. Eftersom Kineret har CAPS som godkind indikation utomlands bor den &dven
kunna anses ha tillfredsstdllande sdkerhetsdata for den aktuella patientgruppen. TLV har
dock ingen uppfattning om eventuella skillnader i behandlingseffekt mellan Ilaris och Kineret
varfor den angivna prisuppgiften for Kinaret ska ses som en information.

Vart att nimna i sammanhanget ar att Kineret injiceras subkutant en gang om dagen, jamfort
med Ilaris som injiceras subkutant en géng var attonde vecka. Enligt en nyligen publicerad
review-artikel [3] kan dock anakinras (Kineret) korta halveringstid (och darmed behovet av
dagliga injektioner) i kombination med smartsamma reaktioner kring injektionsstallet
begrinsa dess anvandning pa en livstidsbasis.

d samma expert rekommenderades av bade foretaget och Svenska Lakaresallskapet. TLV har inte kontrakterat experten i fraga
utan endast stéllt generella frdgor om CAPS och dess behandling via telefon. Experten har inte haft tillgang till ndgot av det
material féretaget har lamnat till TLV.




2 Halsoekonomisk beddmning

For en introduktion till hdlsoekonomi och hilsoekonomiska bedomningar hianvisas till
bilaga 1.

Foretaget har inte gjort nagon fullstindig hilsoekonomisk analys eller modellering med
hanvisning till det ringa antalet behandlade patienter samt brist pa tillforlitliga data att
basera en modell pa. TLV baserar darfor sin bedomning pa befintligt underlag.

2.1 Kostnader

Listpris for Ilaris 150 mg x 1 ar 117 426 kronor (AUP). Ilaris ska administreras var 8:e vecka,
det vill sdga 6,5 ggr per ar vilket ger en arskostnad pa 763 269 kronor (for patienter vars vikt
ar over 40 kg).

Foretaget gor antagandet att patienter med CAPS i medeltal skulle behova uppsoka vard for
behandling av en exacerbation® en géang per manad och att kostnaden for varje vardtillfalle
skulle uppga till 5 000 kronor. Detta skulle leda till arliga sjukvardkostnader om 60 000
kronor som skulle kunna undvikas vid behandling med Ilaris.

Behandling med Ilaris skulle ge en arlig 6kning av direkta kostnader med strax éver 700 000
kronor per ar for varje patient. Behandlingen ar livslang.

Foretaget hanvisar dven till potentiella langsiktiga ekonomiska konsekvenser som kan
orsakas av foljdsjukdomar/handikapp och som kan undvikas med hjilp av behandling med
Ilaris, liksom paverkan pa indirekta kostnader. Man menar dock att dessa dr svara att
berakna med nigorlunda god precision.

Vad avser indirekta kostnader hanvisar foretaget till en studie som undersokte hur sjukdo-
men paverkade arbetsformagan hos 27 patienter med FCAS: 78% meddelade att sjukdomen
paverkade deras arbete, 37% rapporterade att de varit tvungna att avsluta ett eller flera
arbeten pa grund av sin sjukdom och 26% svarade att deras sjukdom ledde till frdnvaro fran
arbete. [4].

2.2 Effekt

Foretaget konstaterar att dven data kring livskvalitet ar begransad. Foretaget refererar till en
studie (D2304) i vilken livskvalitetsdata fran SF-36 rapporteras. Foretaget skattatar detta till
att motsvara en nyttoforlust vid exacerbationer motsvarande -0.04 under 48 veckor.

2.3 Kostnadseffektivitet

Foretaget menar:

”Skulle man pa basis av denna begrdnsade mdangd information géra en vdldigt forenklad
kostnadseffektberdkning blir kostnad per QALY sannolikt hog om man begrdnsar kalkylen
till ett kort tidsperspektiv.”

e Exacerbation = Férsamring av sjukdom



TLV:s bedomning: TLV menar att kostnaden per QALY for behandling av CAPS med Ilaris
med storsta sannolikhet kommer att overstiga en eller flera miljoner kronor per QALY. De
direkta merkostnaderna for behandling med Ilaris dr 6ver 700 000 kronor per ar och
halsovinsten forefaller méttlig enligt foretagets redovisade data. Indirekta kostnader ar svara
att kvantifiera i och med att data saknas, men de data som foretaget hanvisar till indikerar att
en viss andel patienter kan aterga eller forbli pa arbetsmarknaden med behandling. Mot
bakgrund av kostnaden for Ilaris paverkas dock kostnadseffektkvoten inte pa ett avgérande
siatt. Sammantaget leder detta till en kostnadseffektkvot som med storsta sannolikhet
overstiger en miljon kronor. Det dr inte orimligt att anta att sjukare patienter erhaller en
hogre behandlingsvinst. Kostnaden per vunnen QALY blir dndé forhallandevis hog.

Jamfort med basta mojliga omvardnad hade en komplett kostnadseffektanalys behovt ta
hansyn till konsekvenserna av langsiktiga skador pa grund av sjukdomen som till exempel
syn-/horselnedsattning, nedsatt intellektuell kapacitet, ledskador eller njurskada med
eventuell dialys eller transplantation som foljd. Behandling med Ilaris (eller andra IL-1
hammare) skulle kunna leda till att en del av komplikationerna kan undvikas. I sa fall
forhindras en del framtida kostnader och forluster av livskvalitet for patienterna.

Vilket jamforelsealternativ som anses vara det mest relevanta vid berdkning av kostnadsef-
fektivitet ar av avgorande betydelse. I foretagets argumentation ar jamforelsealternativet
basta majliga omvardnad.

Kineret (anakinra) ar en IL-1 haimmare som namns i Socialstyrelsens kunskapsdatabas om
ovanliga diagnoser som en mgjlig alternativ behandling. Enligt den expert som TLV varit i
kontakt med ar behandlingsdosen med Kineret, vid CAPS, till barn (1-) 2 mg/kg. Dock behovs
dosen ofta hojas en del, i vissa svara fall upp till 8-10 mg/kg. Dosen kan ibland behova delas
upp till 2 behandlingstillfillen per dygn. Hos vuxna ar initialdosen 100 mg/dygn men doser
upp till 400 mg/dygn har givits i svara fall.

TLV har som vi tidigare naimnt ingen kunskap om eventuella skillnader i behandlingseffekt
mellan Ilaris och Kineret. Nedan angivna kostnadsuppgifter for Kineret ska darfér ses som en
kompletterande information och inte som ett jamforelsealternativ.

Om man riaknar pa en dos pa 10omg/dygn (enda tillgingliga beredningsformen, 100 mg
forfylld spruta) blir en arskostnaden for Kineret pa knappt 112 000 kronor, vilket ar viasentli-
gen mindre dn for Ilaris. En dos pa 400mg/dygn ger en arskostnad pa knappt 450 000
kronor. Som vi tidigare ndimnt kan dock behovet av dagliga injektioner i kombinationer med
smartsamma reaktioner kring injektionsstallet begransa dess anvindning péa en livstidsbasis.




3 Kommentarer fran myndigheter

I syfte att en kvalitetsgranska materialet skickar TLV sitt kunskapsunderlag till Likemedels-
verket, SBU och Socialstyrelsen for synpunkter

Synpunkter fran Likemedelsverket:

"Lakemedelsverket noterar att TLV i sin kostnadsjaimforelse har refererat till anakinra
(Kineret) anvéant utanfor den godkanda indikationen - behandling av rheumatoid arthrit hos
vuxna. Anakinra har inte studerats i den tilltinkta behandlingspopulationen, dvs. data
rorande effekt och sdakerhet vid behandling av CAPS saknas. Likemedelsverket anser att det
vore rimligare att gora kostnadsjamforelse mot basta mdjliga omvardnad eller annan
godkand behandling for CAPS, t.ex. arcalyst (Rilonacept).

Socialstyrelsens kunskapsdatabas for ovanliga diagnoser anges som stod for behandling av
CAPS med Kineret. De behandlingsalternativ som refereras till i databasen inkluderar savil
icke godkdnda som godkdnda behandlingar och kan inte betraktas som behandlingsriktlin-

"

jer.
Synpunkter fran SBU:

” Var generella bedomning ar att TLV:s bedémning av effekter och kostnader ir rimliga.”

Synpunkter fran Socialstyrelsen:

e “Siasom TLV papekar ar jamforelsealternativet “basta omvardande behandling”.
”Head-to-head” studier mot annan IL-1 receptorantagonist, t.ex. anakinra (off-label
ldkemedel vid CAPS) saknas i litteraturen vilket forsvarar bedomningen.”

e ’Att ett sjukdomstillstdnd ar séllsynt medfor sma studier dar konklusioner forsvaras
av en lag statistisk power. Framover kan dock patientgruppen for lakemedlet ifraga
komma att utvidgas (kliniska prévningar avseende gikt, reumatoid artrit och typ2 di-
abetes pagar) vilket kan forviantas generera mer sakerhetsdata. ”

e “Patientsidkerhetsaspekten avseende eventuella biverkningar (t.ex. associerade infek-
tioner) vid ldngtidsbehandling ar ju en frdga som behover belysas generellt for anti-
IL-1B-terapier. Risk/Nytta ratio avseende langtidsbehandling av olika typerna av
CAPS och speciellt gruppen barn <4 ar kommer forhoppningsvis battre kunna defini-
eras framover. ”

TLV:s kommentar: Efter att TLV radfragat sin expert om dosering av anakinra vid CAPS
har vi istillet valt att ange dessa uppgifter istéllet for dosering vi reumatoid artrit i kunskaps-
underlaget.

Som Lakemedelsverket mycket riktigt framhéller skulle rilonacept vara ett battre jamforelse-
alternativ an kineret (anakinra). Rilonacept tillhandahalls dock inte i Sverige fér narvarande
och foretaget har vad vi kdnner till ingen foretradare i Sverige. Darfor har vi valt att presente-
ra kostnaden for Kineret som en referens till priset for Ilaris trots att den saknar indikation
for CAPS i Sverige. Den 29 oktober, efter att Likemedelsverket inkommit med sina synpunk-
ter kom ett offentligt uttalande fran EMA dar man meddelar att forsiljningstillstandet for
Rilonacept Regeneron dras tillbaka [5].
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Bilaga 1 Introduktion till halsoekonomisk utvardering

Vad ir hélsoekonomi?

Hilsoekonomi anviands for att analysera hilsa och sjukvard ur ett nationalekonomiskt
perspektiv. Nationalekonomins utgdngspunkt ar att resurserna i samhallet dr begransade och
att man darfor inte kan tillfredsstilla alla behov och 6nskemal. Inom véarden blir detta allt
mer tydligt i takt med att medicinska teknologier blir mer avancerade och darmed ocksa mer
resurskravande, samtidigt som efterfragan pa vard okar. Med hjalp av ekonomiska metoder
kan man utvardera olika hilsoinsatser och pa sa satt fa ett battre underlag for att prioritera
mellan alternativen.

Vad ar hilsoekonomisk utviardering?

Halsoekonomisk utvirdering ar ett verktyg for att bedoma kostnader och halsoeffekter i
samband med resursanviandning inom halso- och sjukvdrden. Vanligtvis vill man genom
hélsoekonomiska utvarderingar fa reda pa om en medicinsk behandling ar kostnadseffektiv
eller inte, det vill saga om behandlingen kostar en for samhillet rimlig summa pengar i
forhallande till de hilsovinster som den ger. Mélet ar dock inte att spara pengar, utan att
anvanda de resurser som finns tillgingliga pa ett siatt som ger sa mycket hilsa som mojligt at
befolkningen. Detta brukar avgoras genom en sa kallad kostnadseffektivitetsanalys, dar
kostnader som ar forknippade med en insats vigs mot dess effekter.

Kostnadseffektivitet ar ett relativt begrepp och for att kunna uttala sig om huruvida en
behandling ar kostnadseffektiv eller inte kravs ett alternativ att jamfora med. Jamforelseal-
ternativet kan till exempel vara en likemedelsbehandling, annan sjukvard eller ingen
behandling alls. Med hjalp av en kostnadseffektivitetsanalys kan man péa sé sitt jamfora en
ny, dyrare och effektivare behandlingsform med en traditionell behandling och darigenom fa
svar pa fragan om den nya metoden ar viard den okade kostnaden jamfort med den traditio-
nella behandlingen, och dven jamfort med andra insatser i varden.

Livskvalitet och 6verlevnad stiills mot kostnader

Vanligtvis skiljer man mellan fyra olika typer av hialsoekonomiska utviarderingar. Samtliga
mater kostnader i kronor och oren, medan hailsoeffekter kan maitas pa olika sitt. Vilken
metod som ar lampligast att anvianda styrs av fragestillningen for analysen och av tillgangen
pa data.

Kostnadsintdktanalysen ar den enda av de fyra metoderna som méiter bade kostnader och
effekter i kronor och 6ren. Den anviands dock i relativt liten utstrackning, pa grund av de
praktiska svarigheterna att vardera halsoeffekter i pengar.

De tre ovriga analysmetoderna ar egentligen varianter pad samma metodik. I kostnadseffekt-
analysen virderas halsoeffekter i till exempel antal besvirsfria dagar eller antal vunna
levnadsar. Tva problem ar dock forknippade med den har typen av metod. For det forsta kan
vardinsatser péverka hilsa i flera dimensioner samtidigt, och ett matt som antalet vunna
levnadsar eller antalet dagar utan oro eller angest méater hilsa kvantitativt, men siger lite om
patientens upplevda livskvalitet. Dessutom ar det i kostnadseffektanalysen svért att jamfora
behandlingar fran olika terapiomraden med varandra. Till exempel ar det inte sjalvklart hur
man varderar halsovinsten av en forhindrad hjartinfarkt i forhallande till halsovinsten av ett
ar utan smirta for en reumatiker. Kostnadsminimeringsanalysen ar en version av kostnads-
effektanalysen som kan anvindas da de behandlingar man vill jimféra har samma effekt.
Kvar blir en kostnadsjamforelse, dar den behandling som har lagst kostnad ar den som anses
vara mest kostnadseffektiv.

Kostnadsnyttoanalysen, som idag ar den dominerande typen av hidlsoekonomisk utviardering
och den metod som resten av det hir dokumentet syftar till, liknar kostnadseffektanalysen
men inkluderar bade livslangd och livskvalitet som effektmétt. Resultatet ger darfér en mer
heltackande bild av den totala hilsoeffekten av en behandling.
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QALYs miiter hilsoeffekter i kostnadsnyttoanalysen

I kostnadsnyttoanalysen ar det vanligast forekommande maéttet pa vardens effekter livskvali-
tetsjusterade levnadsar, QALYs (fran engelskans Quality Adjusted Life Years). Mattet ar
konstruerat sa att ett levnadsar multipliceras med en livskvalitetsvikt mellan noll och ett, dar
noll motsvarar dod och ett motsvarar full halsa. Om man t ex lever fem ar med full halsa
motsvarar det fem QALYs. Lever man daremot fem ar med 50 procent livskvalitet motsvarar
det 2,5 QALYs. Pa detta satt fangas bade livslangd och livskvalitet i ett generellt métt, som
ocksa gor det mgjligt att jamfora behandlingar frén olika terapiomraden.

Kostnadsnyttoanalysen resulterar i en kostnadseffektkvot, dven kallad ICER (fran engelskans
Incremental Cost-Effectiveness Ratio), som ar berdknad utifran skillnaden i kostnader i
relation till skillnaden i halsoutfall. Kvoten uttrycks i kostnad per QALY. Detta kan tolkas
som det pris till vilket samhallet koper ett levnadsar som fullt frisk till en av sina medborgare,
ett levnadsar som medborgaren inte hade fatt uppleva utan behandling.

Samhaillets perspektiv onskvirt

Det finns en miangd kostnader och hilsoeffekter for insatser och for sjuklighet som kan vigas
in i hilsoekonomiska utviarderingar. Vilka man tar med bestims av vilket perspektiv som
valts for analysen. Ett hilso- och sjukvardsperspektiv inkluderar bara kostnader och effekter
som 4r relevanta for hilso- och sjukvarden, medan man i ett samhéllsekonomiskt perspektiv
inkluderar alla kostnader och effekter, oavsett vem de faller pa (landsting, stat, patient,
anhorig). For lakemedel innebar detta bland annat att analysen utover direkta kostnader
sasom lakemedelskostnader, dven ska ta hiansyn till indirekta kostnader och vinster som t ex
produktionsbortfall vid sjukskrivningar, eller en 6kad produktivitet d& patienten tack vare de
halsovinster som en behandling ger kan borja arbeta igen.

I Sverige efterstriavas i allmanhet ett samhallsperspektiv i hidlsoekonomiska utvarderingar.
En fordel med samhaillsperspektivet dr att man kan viga nyttan av en insats inom varden mot
potentiella insatser i andra samhéllsektorer.

Modeller underlittar berikningarna

Hélsoekonomiska utviarderingar bygger pa data for kostnader och effekter av sjukvardens
behandlingar. Ofta saknas dock onskvirt dataunderlag, t ex da utvarderingen géller en ny
metod eller dd man vill inkludera kostnader och effekter pa langre sikt 4n vad som ar mojligt
att ta fran en klinisk studie. For att kunna uttala sig om kostnadseffektiviteten i dessa fall sa
tillampas ofta en sd kallad modellanalys. Baserat pa de data som finns tillgingliga gor man
antaganden om framtida hiandelseforlopp och konstruerar sedan en matematisk modell som
bygger pa dessa antaganden. Syftet med modellanalyser dr inte att ersidtta empiriska studier,
utan att utifrdn basta tillgdngliga information belysa ett beslutsproblem. TLV rekommende-
rar i sina "Allménna rdd om ekonomiska utviarderingar” att modellanalys skall anvindas for
att forsoka prognostisera forloppet efter den tidpunkt dir den kliniska uppfoljningen
avslutats.

Att fatta beslut med kostnad per QALY som underlag
Beslut som fattas inom hailso- och sjukvarden baseras inte enbart pa kostnad pd QALY. En
sammanvagning gors efter en etisk plattform med tre huvudprinciper:

e Mainniskovirde: Alla manniskor har lika virde och samma ratt oberoende av person-
liga egenskaper och funktioner i samhallet.

¢ Behov och solidaritet: Resurserna bor i forsta hand fordelas till de omraden dar beho-
ven ar storst.
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o Kostnadseffektivitet: Vid val mellan olika verksamhetsomraden eller dtgarder bor
man efterstrava en rimlig relation mellan kostnader och effekt, matt i forbattrad halsa
och hojd livskvalitet.

Det dr nar sammanvagningen mellan de olika principerna gors som betalningsviljan fast-
stalls for vardbehovet som behandlingen tillgodoser, alltsé vilken niva pa okad kostnad
per QALY som kan accepteras. For en hog svarighetsgrad eller om det finns fa andra be-
handlingar att vilja bland accepteras i regel en hogre kostnad per QALY. Sammanvag-
ningen innebar ocksa att behandlingar for lindriga besvir ibland prioriteras bort fran den
gemensamma skattefinansierade sjukvarden for att fa utrymme for mer angeldgna be-
handlingar.
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