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Forord

Socialstyrelsen aterger i detta dokument den halsoekonomiska analys som
tagits fram for nyfoddhetsscreening for cystisk fibros. Underlaget har tagits
fram och granskats av experter pa omradet. Projektorganisationen finns pre-
senterad i huvudrapporten. Analysen utgdr underlag for kriterium 11 i
Socialstyrelsens modell for att bedéma, infora och folja upp nationella
screeningprogram.

Socialstyrelsens rekommendation om screening for cystisk fibros och
myndighetens modell fér att bedéma, inféra och folja upp nationella
screeningprogram finns publicerade pa myndighetens webbplats,
www.socialstyrelsen.se/riktlinjer/nationellascreeningprogram.

Socialstyrelsen vill tacka alla som med stort engagemang och expert-
kunnande har medverkat i arbetet.


http://www.socialstyrelsen.se/riktlinjer/nationellascreeningprogram
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11. Screeningprogrammets
kostnadseffektivitet ska ha
varderats och beddmfts vara rimlig
| relation till behovet

Screeningprogrammets kostnadseffektivitet ska ha analyserats. Analysen ska
innehalla information om kostnader och halsoeffekter pa bade kort och lang
sikt. Kostnadseffektiviteten berdknas genom att jamféra screening med ett
relevant alternativ (till exempel ingen screening, screening med annat
intervall eller screening i andra aldersgrupper).

Halsoeffekterna av screeningen kan matas som paverkan pa vunna lev-
nadsar eller vunna kvalitetsjusterade levnadsar (QALY). Detta stélls i relat-
ion till screeningprogrammets forvantade kostnader i ett samhéallsekonomiskt
perspektiv. Utifran en beraknad kostnad per vunnet kvalitetsjusterat lev-
nadsar gar det att bedoma om kostnaden ar rimlig. Rimlighetsbeddmningen
ska goras i relation till tillstandets svarighetsgrad, enligt behovsprincipen i
den etiska plattformen for prioriteringar inom halso- och sjukvarden.

Kostnadseffektiviteten beddéms vanligen med hjalp av en modellanalys som
anvander resultat om forvantade halsoeffekter fran vetenskapliga studier.
Né&r centrala uppgifter saknas bedéms kostnadseffektiviteten utifran antagan-
den.

Sammanfattning

Socialstyrelsen har analyserat kostnadseffektiviteten for att, inom det befint-
liga programmet med PKU-prov i Sverige, inféra nyféddhetsscreening for
cystisk fibros (CF). I arbetet anpassades Socialstyrelsens tidigare hélso-
ekonomiska modell till den aktuella fragestéllningen och tillgangliga svenska
data och bedémningar. Analysen jamfor dagens metod for att upptacka
cystisk fibros (utifran symtom), med nyfoddhetsscreening med en ny scre-
eningalgoritm. Analysen beskriver scenarier saval med som utan tillgang till
nya lakemedel for behandling av cystisk fibros, vilka i dag ingar i lakeme-
delsformanen (sa kallade CFTR-modulatorer).

For att bedoma kostnadseffektiviteten av screening for cystisk fibros beho-
ver kostnadsokningen for screening tillsammans med tidig och regelbunden
uppfoljning samt behandling av sjukdomen stéllas mot mojliga minskade
konsekvenser av cystisk fibros till féljd av tidigare behandling avseende:

« langsiktiga kostnadsbesparingar for halso- och sjukvardsinsatser
« forvantade halsovinster matt som Overlevnad och vunnen livskvalitet for
barnet som diagnostiseras och for familjen
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Socialstyrelsen presenterar tre scenarier som bygger pa olika antaganden om
kostnader och hélsovinster. Detta eftersom flera faktorer i den langsiktiga
utvecklingen &r osédkra, sdsom storleken pa framtida halsovinster och hur stor
minskningen av vardbehovet blir. Scenario A vilar endast pa publicerade
effektdata och listpris for CFTR-modulatorer, scenario B antar stérre hélso-
vinster samt rabatt jamfort med listpris p& CFTR-modulatorer, och scenario
C antar halsovinster men inkluderar inte behandling med de nya CFTR-
modulatorerna. Scenarierna visar hur olika antaganden paverkar den berék-
nade kostnadseffektiviteten, och har som mal att illustrera betydelsen av an-
taganden om osékra faktorer.

De tre analyserna pekar pa mycket hoga (scenario A), hdga (scenario B)
eller mattliga (scenario C) forvantade kostnader i forhallande till halsovinster
da screening jamfors med symtombaserad klinisk diagnos. Scenario A ger en
kostnad pa knappt fyra miljoner kronor per kvalitetsjusterat levnadsar. Detta
scenario fangar inte forvantade langsiktiga halsovinster, eftersom sadana
uppgifter inte publicerats. De antagande som scenario A anvander leder till
en trolig underskattning av vérdet av screening. Scenario B provar antagan-
den om langsiktiga hélsovinster och inkluderar dven en antagen rabatt for nya
CFTR-modulatorer. Detta ger per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar en kost-
nad pa knappt 800 000 kronor. Scenario C visar att nyfoddhetsscreening kan
ha en mattlig kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar i en situation
med enbart standardvard vid cystisk fibros och utan tillgang till CFTR-
modulatorer.

Tva faktorer har avgdérande betydelse for den beraknade kostnadseffektivi-
teten: storleken pa de hélsovinster som kan kopplas till screeningprogrammet
(genom att fler barn per ar kan upptéckas tidigare) och kostnaderna for den
behandling som ges under livet. Kanslighetsanalyserna visar ocksa att kost-
naderna for screeningprogrammet har en betydande paverkan pa kostnaden
per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar. Med dagens symtombaserade kliniska
upptackt av cystisk fibros upptacks i Sverige omkring vart femte barn forst
efter 3 ars alder, och halften &r aldre &n 8 manader vid diagnos. Nyfoddhets-
screening skulle tillféra halsovinster och mojliga kostnadsbesparingar i forsta
hand for de som, jamfort med i dag, skulle fa sin diagnos tidigare och darmed
skulle kunna paborja behandling innan sjukdomen hunnit bérja ge skador pa
lungorna.
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Utgdngspunkter for hélsoekonomisk
analys av screening for cystisk fibros

Socialstyrelsen har genomfort en analys av kostnadseffektiviteten for ny-
foddhetsscreening for cystisk fibros. Analysen utgar fran en halsoekonomisk
modell som innehaller beskrivningar av sjukdomen, dess konsekvenser och
behandling. Uppgifter fran det vetenskapliga underlaget har anvants som ut-
gangspunkt for design av analysen och de antaganden som gjorts. Syftet ar
att analysera halsoeffekter, kostnader och kostnadseffektivitet av screening
for cystisk fibros, om denna screening inkluderas i den befintliga screeningen
av nyfodda (vilken sker med hjélp av det sa kallade PKU-provet).

Design av analysmodell

Socialstyrelsen har uppdaterat sin tidigare halsoekonomiska berédkningsmo-
dell fran 2016. Denna analyserar populationsbaserad nyfoddhetsscreening for
tidig diagnos av cystisk fibros. Modellen &r byggd i excel som en Markov
kohortmodell med en cykellangd pa 3 manader.

Forutom dod innehaller modellen fyra halsotillstand: odiagnostiserad CF,
CF som diagnostiserats genom mekoniumileus (MI), CF som diagnosticerats
genom kliniska symtom, eller CF som diagnosticerats genom screening. Mo-
dellen gor berékningar for en genomsnittlig person som identifieras genom
symtombaserad klinisk diagnos (nuléget) och jamfér med en genomsnittlig
person som diagnosticeras efter inforande av nyfoddhetsscreening. For dessa
tva jamforelsealternativ jamfor modellen diskonterade kostnader och hélsout-
fall (kvalitetsjusterade levnadsar, QALYs) summerade i ett livstidsperspek-
tiv.

For bade screeningalternativet och for klinisk diagnos inkluderas under-
sokningar och utredning av cystisk fibros, samt kostnader for behandling av
sjukdomen. Dessutom ingar indirekta kostnader for produktionsbortfall, dels
for foraldrar till barn med cystisk fibros, dels for vuxna personer med cystisk
fibros dar sjukskrivning och arbetsfranvaro kan associeras till sjukdomen.
Modellen inkluderar inte eventuell paverkan till f6ljd av undvikna eller sena-
relagda lungtransplantationer, eftersom det saknas data for att beskriva hur
behovet av detta skulle paverkas av just ett inforande av populationsbaserad
screening.

Det finns flera osékra faktorer, och det saknas studier — 6verforbara till
svenska aktuella forhallanden — med lang uppféljning av resursanvandning,
kostnader och livskvalitet. Analysmodellen anvander darfor tre scenarier uti-
fran olika uppsattningar av antaganden. Dessa beskrivs efter genomgangen
av hdlsoeffekter och kostnader.

Resultaten redovisas som kostnader och hélsovinster i ett livstidsperspek-
tiv for en arskohort med barn i Sverige. Framtida kostnader och halsovinster
diskonteras med 3 procent.
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Jamforelsealternativ
Med hjalp av modellen jamfors tva alternativ for diagnos av cystisk fibros:

1.  Symtombaserad Kklinisk diagnos (nuldge)
2. Nyfoddhetsscreening i samband med PKU-test

Det forsta alternativet motsvarar dagens situation dar cystisk fibros upptécks
genom klinisk diagnos. Det andra alternativet motsvarar ett scenario dar
screeningprogrammet ar infort fullt ut. Analysen inkluderar inte 6vergangen
fran nulédget till screeningprogrammet dér tidigare fodelsekohorter fortsatt,
under flera ar, kommer att diagnostiseras utifran symtom.

Incidens, prevalens och diagnostakt

Den halsoekonomiska analysen utgar fran de uppgifter som redovisas i ov-
riga delar av Socialstyrelsens kunskapsunderlag avseende incidens, prevalens
och dodlighet. Modellen kompletterar dessa uppgifter med fler underlag fran
litteraturen och antaganden for att exempelvis kunna ta hansyn till halsovins-
ter och kostnader i ett livstidsperspektiv.

Den halsoekonomiska modellen utgar fran att nyfoddhetsscreening leder
till att en storre andel personer med cystisk fibros upptécks tidigare an vid
symtombaserad klinisk diagnos. Modellen utgar ocksa fran att den totala in-
cidensen ar densamma for de tva analyserade alternativen.

Enligt utdrag fran det nationella kvalitetsregistret for cystisk fibros for pe-
rioden 1995-2009 var medelaldern for att diagnostiseras med cystisk fibros
2,19 ar med en median pa 0,61 ar. Figur 1 visar modellens berékning av den
diagnostiserade andelen per alder under antagande om en exponentiell fordel-
ning. Berakningen validerades ocksa gentemot utdraget ur registret som illu-
streras av de gula punkterna i figuren. Berédkningen underskattar andelen dia-
gnostiserade fore tre ars alder nagot, samtidigt som andelen som far sin
diagnos forst efter tre ars alder dverskattas nagot.

Figur 1: Berdknad andel av barn med cystisk fibros som fatt diagnos fram
till 20 ars alder

1.00
0.90
0.80
0.70
0.60

0.50

Andel

0.40
0.30
0.20
0.10

0.00
00 06 14 23 32 42 52 62 72 81 91 101 111 12.1 131 141 151 161 171 181 191

Alder

Utan screening Med screening Andel CF registret

SCREENING FOR CYSTISK FIBROS - HALSOEKONOMISK ANALYS
SOCIALSTYRELSEN



Modellen utgick fran att 13,3 procent av barnen med cystisk fibros har M.
Detta sker tidigt och senast vid cirka fem veckors alder vilket & under mo-
dellens forsta cykel for bada jamforelsealternativen.

Dodlighet

Berakningen av dodlighet i modellen baserades pa den allmanna svenska
dodlighetsstatistiken och ett utdrag ur nationella kvalitetsregistret for cystisk
fibros for perioden 2005-2014. Detta for att med tva olika hasardkvoter
justera forvantad éverlevnad upp till 20 ars alder och efter 20 ars alder.
Modellen anvande underlag fran en publicerad studie for att analysera hur
dadligheten kan paverkas av ett inférande av nyfoddhetsscreening [1]. Denna
studie jamfdrde tidig och sen upptéckt av cystisk fibros och inte screening
specifikt. Studien anvénds i den halsoekonomiska analysen eftersom den
hade lang uppfoljningstid och fanns med initialt i Socialstyrelsens
preliminédra kunskapsunderlag. Den visar likartat resultat som de studier som
ligger till grund for Socialstyrelsens sammanvagning av dodsfall relaterade
till cystisk fibros (se vidare kriterium 6). Studien visar en forhojd dodlighet
under de forsta 20 aren for sen diagnos som motsvarar en hasardkvot pa 2,1.
Denna ar framraknad som en sammanvagning av studiens resultat for mild,
moderat och allvarlig cystisk fibros. Den relativa dodligheten efter 20 ars
alder antogs vara densamma i de tva jamforelsealternativen. Figur 2
illustrerar modellens forvantade éverlevnad vid symtombaserad klinisk
diagnos och vid screening.

Figur 2: Berdknad 6verlevnad
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Screeningalgoritmen

Algoritmen for screeningprogrammet beskrivs under kriterium 4 i det veten-
skapliga underlaget. Den halsoekonomiska modellen inkluderade utgangs-
punkterna for denna och utgick fran en fodelsekohort med 120 000 nyfodda
barn under ett ar. Tabell 1 visar det uppskattade antalet barn som kvarstar ef-
ter varje screeningsteg och gor den féljande analysen. Personer med cystisk
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fibros som inte identifieras vid screening far en klinisk diagnos i samma takt
som gruppen utan screening (se figur 1).

Tabell 1. Antal barn vid varje steg enligt screeningalgoritmen

STEG ANTAL BERAKNING KALLA

IRT, PKU 120 000

PAP 1 800 120 000 * 1,50 % Kriterium 4
DNA 180 120000 * 0,15 % Kriterium 4
pial DNAmedmu- 54 180*20 % Kriterium 4
Fran sakerhetsnat 14 Kriterium 4
Svettest 50 Antagande
Hgg?mng Cystisk 20 Antagande

Utover de diagnostiserade personerna raknar modellen med ett fall med oklar
diagnos, det vill siga sa kallad CFSPID (Cystic Fibrosis Screening Positive,
Inconclusive Diagnosis), per fem personer som diagnostiseras med cystisk
fibros. Det motsvarar 4 barn per ar i Sverige om det ar 20 barn som far dia-
gnosen. Barn med CFSPID genomgar screeningprogrammet och foljs sedan
upp individualiserat. | genomsnitt utgick modellen fran att barn med CFSPID
besoker sjukvarden 3 ganger per ar under 6 ar, vilket da rymmer bade fler
och farre tillfallen for enskilda individer och forandring Over tid. Barn i
denna grupp som far en Kklar diagnos cystisk fibros flyttades i modellen Gver
och hanterades pa samma sétt som vid klinisk diagnos.

Hdlsoeffekter

I hdlsoekonomiska analyser mats hélsoeffekterna vanligen i
kvalitetsjusterade levnadsar, QALY (efter engelskans Quality Adjusted Life
Year), och beraknas utifran forvantad livslangd multiplicerad med en
livskvalitetsvikt som speglar olika halsotillstand pa en skala mellan full halsa
(1) och dod (0).

QALY-vikter hamtades fran publicerade studier [2, 3]. For barn anvandes
en livskvalitetsvikt pa 0,783 och for vuxna anvandes 0,667 i genomsnitt [3].
For att ta hansyn till forsamrad livskvalitet med 6kande alder, justerades
vuxnas livskvalitet i modellen i relation till observerade data i en svensk
normalbefolkning [4].

For anhoriga till en person med cystisk fibros berdknades, utifran en
europeisk studie [2], en livskvalitetsforlust pa 0,094 per ar. | studien angav
ocksa 45 procent av respondenterna att en anhérigs livskvalitet paverkas.
Modellen anvénde dessa uppgifter.

Det saknas tillforlitlig evidens for livskvalitetsskillnader métt med
halsoekonomiska effektmatt mellan screenade och kliniskt diagnosticerade
personer med cystisk fibros. Socialstyrelsens analys anvénder darfor
scenarier med olika antaganden om storleken pa halsoeffekter av ett
inforande av nyféddhetsscreening for cystisk fibros. Dessutom goérs
kénslighetsanalyser av de olika scenarierna. De QALY -varden som anvands i
modellen finns i tabell B4 i bilaga 1.
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Alla halsoeffekter diskonterades med 3 procent per ar utifran svenska
riktlinjer nar ett livslangt perspektiv modellerades [5].

Nya [Gkemedel

De senaste aren har nya behandlingsalternativ blivit tillgangliga i form av
CFTR-modulatorer. Hittills & en CFTR-modulator inkluderad i lakemedels-
formanen och rekommenderas av NT-radet (ivakaftor och lumakaftor, Or-
kambi) [6]. Fler CFTR-modulatorer kan komma att inkluderas under kom-
mande ar, men dessa ingar inte i den aktuella analysen. Om de inkluderas i
lakemedelsformanen eller rekommenderas for behandling behéver den aktu-
ella analysen uppdateras med dessa nya alternativ.

Modellanalysen bygger pa antaganden om anvandning av CFTR-
modulatorn Orkambi, som gjordes i samrad med Socialstyrelsens projekt-
grupp, for att spegla nuvarande anvandning. Modellen antog att 48 procent
av personer med cystisk fibros skulle fa behandling med CFTR-modulator.
Av dessa antogs 70 procent sta kvar pa behandlingen efter 8 ars alder.

Det primara utfallsmattet i studierna av CFTR-modulatorn var
lungfunktion métt i FEV1 i procent av forvantat varde. Den absoluta
forbattringen ligger pa 2,8 till 3,3 procentenheter (se vidare kriterium 5 under
Lakemedelsbehandling). Utifran det nationella kvalitetsregistret for cystisk
fibros har medelvardet fér FEV1 i Sverige legat runt 77 procentenheter de
senaste fem aren. Vid en aldersuppdelning ligger alla aldersgrupper pa FEV1
motsvarande 70 procentenheter eller hogre i bade medelvarde och median,
forutom aldersgrupperna 35-40 och 40-45 ar som ligger i intervallet FEV1
6469 procentenheter [7]. De Kkliniska studierna har kort uppféljningstid och
har inte kunnat analysera maéjliga langsiktiga effekter. Den halsoekonomiska
modellanalysen anvande &ven foljande kompletterande underlag och
antaganden for att fanga halsovinster av minskad paverkan pa lungfunktion
for personer med cystisk fibros i Sverige vid behandling med CFTR-
modulatorer. En brittisk hdlsoekonomisk studie redovisar livskvalitet i
relation till lungfunktion [8]. Eftersom den svenska populationen i
genomsnitt redan ligger i den hogsta kategorin (FEV1 >70) skulle ett
inforande av nyfoddhetsscreening for cystisk fibros inte leda till nagra
matbara dkningar i livskvalitet. Den brittiska studien véljer att inte anvanda
uppgifter fran en klinisk lakemedelsprovning eftersom de resultaten pekade
pa hogre livskvalitet for personer med cystisk fibros dn de som observeras i
den allméanna befolkningen [8]. Studiens varden ligger ocksa dver
motsvarande vérden for allménheten i Sverige [4].

Socialstyrelsens modellanalys anvande darfor tva alternativa scenarier for
att visa hur antaganden om effekter pa livskvalitet paverkar
kostnadseffektiviteten. Ett scenario antog inga livskvalitetseffekter av
behandling med CFTR-modulatorn. Ett alternativt scenario antog att det
finns langsiktiga livskvalitetsvinster vid behandling med CFTR-modulatorer.
Detta eftersom ett av dessa ldakemedel ingar i lakemedelsférmanen och har
borjat anvéndas i Sverige. Socialstyrelsens projektgrupp bedémer att det ar
viktigt att prova betydelsen av majliga langsiktiga hélsovinster, aven om
séker evidens dnnu inte finns. Modellens alla scenarier presenteras i avsnittet
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Analysscenarier nedan. Analyserna antar att behandlingen ger hélsovinster sa
lange personen fortsatter med behandlingen.

Priset pA CFTR-modulatorn utgick fran priset i FASS [9]. Eftersom det
finns icke-offentliga rabatter inkluderade analysen &ven scenarier med ett
antagande om en rabatt pa 40 procent for att illustrera hur lakemedelskostna-
den paverkar den beraknade kostnadseffektiviteten for nyfoddhetsscreening.

Direkta kosthader

I modellen beréknas direkta kostnader genom att multiplicera olika typer av
resursanvandning med en enhetskostnad for respektive resurs. Flertalet pris-
uppgifter for atgarder ar hamtade fran prislistor fran regionsjukhusen vid tre
av landets fyra CF-center, Goteborg, Lund och Stockholm [10-12]. Lakeme-
delskostnaderna har berdknats baserat pa information om behandling som er-
héllits fran deltagare i projektledningsgruppen, samt fran FASS [9, 13]. L&-
kemedelskostnaderna har differentierats for barn i olika aldrar. Uppgifter om
anvéndning av intravends antibiotika, inhalationsantibiotika samt behandling
med slemldsande lakemedel (Pulmozyme) hamtades fran kvalitetsregistret
for cystisk fibros.

Information om slutenvardsanvandning for personer med cystisk fibros
hamtades fran Socialstyrelsens patientregister. Kostnader for denna vard an-
togs i forsta hand hora ihop med behandling av komplikationer. Modellen an-
vande en konservativ kostnadsberdkning som multiplicerade antalet vardda-
gar per aldersgrupp med enhetskostnaden en varddag pa barnmedicin
respektive ungdomsmedicin.

Barns alder i modellen &r O till 18 ar. Reskostnader och kostnader for pati-
enthotell i samband med arskontroller eller sjukhusvistelse inkluderades inte
for de personer som bor langt fran CF-center. Detta innebar en viss un-
derskattning av kostnaderna i modellen.

Screening tidigareldgger diagnos och méjliggor tidig behandling som for-
hindrar och fordrojer sjukdomsprogression. Det saknas sakra data pa hur re-
sursanvandningen och vardbehov kommer att paverkas. For att visa hur en
forandring i resursforbrukningen vid screeningdiagnos skulle paverka kost-
nadseffektiviteten, inkluderas en reduktion i méngden antibiotika, antisvamp
och slutenvard med 10 procent.

| tabell B1 och B2 i bilaga 1 finns en beskrivning av enhetskostnader samt
vilken resursanvandning som ingar i berékningen for respektive atgard.

Indirekta kostnader

Indirekta kostnader i form av produktionsbortfall berdknades utifran forlorad
arbetstid for foraldrar till barn med cystisk fibros och for vuxna personer med
cystisk fibros. FOr vuxna gjordes ett antagande om heltidsarbete till 30 ars
alder och darefter deltidsarbete om 50 procent. Berakningarna gjordes for
arskontroller, 6vriga kontrollbesok, sjukhusvistelse och for antibiotika-
behandling. Vardet pa den forlorade arbetstiden finns i tabell B3 i bilaga 1.
Forlorad arbetstid baseras pa uppgifter om antalet slutenvardsdagar for
personer i olika aldrar med diagnos cystisk fibros E84 i Socialstyrelsens
statistikdatabas, och pa information fran sakkunniga experter kopplade till
uppdraget screening for cystisk fibros. Vérdet pa den forlorade arbetstiden
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har beraknats utifran genomsnittsinkomsten for man och kvinnor 2014 med
tillagg for sociala avgifter pa 42,1 procent, uppraknat till 2020 ars prisniva
[14-16]. | genomsnitt berdknades 251 arbetsdagar per ar enligt
Konjunkturinstitutet.

Modellanalysen antog att foraldrar till barn under ett ar inte hade nagot ex-
tra produktionsbortfall pa grund av sjukdomen cystisk fibros, eftersom en
foralder vantas vara foraldraledig pa grund av barnets alder.

For att visa hur en forandring i kostnader for produktionsbortfall skulle pa-
verka kostnadseffektiviteten inkluderades en reduktion av indirekta kostnader
med 10 procent. Det var samma antagande som for de direkta kostnaderna.

Analysscenarier

Eftersom det rader stor osékerhet kring flera parametrar, anvander analysen
sig av tre scenarier som illustrerar hur olika antaganden for centrala paramet-
rar paverkar kostnadseffektiviteten.

* Scenario A: Konservativ analys utifran publicerade data for verlevnads-
vinster, behandling med CFTR-modulatorer till listpris och utan osékra
parametrar sasom andra livskvalitetsforbattringar.

» Scenario B: Behandling med CFTR-modulator, dar kostnad reducerats
med antagen rabatt (60 procent av listpris) samt antaganden om langsik-
tiga halsovinster fran tidigare diagnos och behandling med CFTR-
modulator.

« Scenario C: Screening med enbart dagens standardvard, utan CFTR-
modulatorer, men med antagna langsiktiga hélsovinster fran tidigare dia-
gnos.

Scenario A innehaller fa halsovinster. | scenariot ingar en dverlevnadsvinst
pa 20 ars sikt, medan 6vriga majliga livskvalitetseffekter inte ingar (eftersom
det saknas studier). Scenario B accepterar att data &r osékra. Syftet med sce-
nario B ar att visa hur halsovinster paverkar den berdknade kostnadseffektivi-
teten av ett inforande av nyfoddhetsscreening for cystisk fibros. I scenario B
ingar bade halsovinster fran tidigare standardbehandling och langtidseffekter
av behandling med CFTR-modulator. Scenario C illustrerar vilka av effek-
terna i scenario B som drivs av behandling med CFTR-modulatorer och vad
som beror pa tidigarelagd standardbehandling. | scenariot erhaller bada alter-
nativen endast standardbehandling utan CFTR-modulatorer, vilket bade
minskar kostnader och hélsovinster. Halsovinsten fran tidigare standardbe-
handling kvarstar.

Kanslighetsanalyser

UtoOver de tre scenarierna A, B och C genomforde Socialstyrelsen
kanslighetsanalyser for att ta reda pa hur analysens antaganden kan paverka
hélsovinster och kostnader, om nyféddhetsscreening for cystisk fibros infors.
Tabell 2 visar vilka antaganden och parametervéarden som ingick i
kénslighetsanalyserna.
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Tabell 2. Varden som anvdnds i basanalyserna respektive kdnslighetsa-
nalyserna foér scenario A, Boch C

Parameter Vdrde basanalys Andrade vérden

Férandrad resursforbrukning

till félid av screening 10% 0.-20%

Ingen férandring, livsldng

Dodlighetsféréndring Forbattring 20 ar férbatting
Stérre dkning i livskvalitet

vid screeningdiagnos Varierar mellan scenarier 10%

Fasta personalkostnader for 2 570 000 0%, 50%

screeningprogrammet
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Resultat

Kostnad for screening

Modellen rdknar med att nyfoddhetsscreening for cystisk fibros innebér att
drygt 120 000 barn kommer att erbjudas screening varje ar, till en kostnad av
ungefar 4,8 miljoner kronor. I den summan utgér drygt 2,2 miljoner kronor
testkostnader och knappt 2,6 miljoner kronor ar personalkostnader for
hantering. Dessa kostnader ingar i resultatredovisningen i summan for
identifiering, utredning och diagnos. Dar ingar ocksa genomférande av
svettest och utredning vid CF-center. Kostnader for genetisk radgivning for
anlagsbéarare som identifieras genom screening, samt uppféljning av
CFSPID, redovisas som egna poster i resultaten nedan. Sa lange som samma
antal personer identifieras med cystisk fibros med screening som med klinisk
diagnos, blir insatserna for genetisk radgivning for dessa desamma och leder
inte till kostnadsskillnader for de tva jamforelsealternativen. Den kostnaden
ingar darfor inte i den foreliggande analysen, eftersom den inte paverkar
beddmningen av kostnadseffektivitet for screeningprogrammet.

Jamfort med Socialstyrelsens tidigare analys fran 2016, med en &ldre scre-
eningalgoritm, blev screeningkostnaden lagre. Detta for att en storre andel
barn kan uteslutas tidigare i screeningprocessen med den nya screeningalgo-
ritmen.

Resultat av scenarier

Resultaten for analysscenarierna presenteras i tabell 3. Scenario A utgor det
konservativa scenariot, dar en dverlevnadsvinst fran tidigare vard ar den enda
halsoeffekten. Scenario B behaller 6verlevnadsvinsten, men antar dven en
hélsovinst for screenade individer med 5 procent samt ytterligare en
halsovinst for de individer som far god effekt av CFTR-modulatorer.
Scenario C dr samma scenario som B, men utan kostnad for och effekter av
CFTR-modulatorer. Modellen utgar fran att 20 barn kommer att hittas via
screeningprogrammet och att ett barn i varje arskull missas och darfor
upptécks senare utifran kliniska symtom.

Scenario A har en mycket hog kostnad per vunnet kvalitetsjusterat lev-
nadsar, knappt 4 miljoner kronor. Detta drevs av att behandling i sjukvarden
borjar tidigare och antalet besok 6kar. Med scenariots antaganden blir halso-
vinsten begransad eftersom den endast kommer fran en minskad mortalitet.
Merkostnaderna for screeningprogrammet och vanlig vardkonsumtion blir
darmed mycket stora i forhallande till begransade halsovinster.

Scenario B har en hog kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar, om-
kring 790 000 kronor. Livskvalitetsvinster for alla screenade individer fran
tidigarelagd lakemedelsbehandling och 6vrig behandling av cystisk fibros,
gor att det finns storre halsoeffekter att stalla i forhallande till kostnaderna.
De beraknade livskvalitetsvinsterna i scenario B ar mer an tre ganger sa stora
som i scenario A. Jamforelsen mellan scenarierna pekar pa betydelsen av att
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ta hansyn till inte bara vunna levnadsar utan ocksa storleken pa halsovins-
terna i dessa ar. Samtidigt visar resultaten for scenario B att arliga kostnader
for behandling av cystisk fibros har stor betydelse for den berdknade kost-
nadseffektiviteten for screeningprogrammet. | scenario B ingar behandling
med nya CFTR-modulatorer i bada armarna, men i screeningalternativet kan
denna behandling ges tidigare och langre vilket medfor att kostnadsskillna-
derna fortfarande &r stora mellan alternativen.

Kostnaden per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar ar mattlig for scenario C,
omkring 420 000 kronor. De antagna halsovinsterna fran tidigare standardbe-
handling av screenade individer dkar den totala h&lsovinsten samtidigt som
kostnaderna blir lagre utan lakemedelsbehandling jamfort med scenario B.

En viktig skillnad mellan scenario B och scenario C finns i hur hélsofor-
battringar som beror pa CFTR-modulatorer kommer in i analysen. Eftersom
den nu géllande indikationen for CFTR-modulatorerna méjliggor behand-
lingsstart vid 2 ars alder ar det ett farre antal barn som de facto kommer att
kunna fa behandlingen med det nya ldkemedlet tidigare vid screeningupp-
tackt jamfort med symtombaserad klinisk upptéckt. Detta eftersom mellan 60
och 70 procent av fallen ar diagnostiserade, dven med symtombaserad klinisk
diagnos, vid tidpunkten for lakemedelsstart. Tidpunkten for start med CFTR-
modulatorer paverkas darfor inte for dessa barn. Modellanalysen utgick fran
nuvarande behandlingsindikationer och lakemedel som ingar i lakemedels-
formanen. Screening innebar daremot i scenario C, som bortser for behand-
ling med CFTR-modulatorer, en storre skillnad mellan jamforelsealternativen
vad galler behandlingsstart. De screeningupptackta barnen far tillgang till
cystisk fibrosvard tidigare dn de barn som upptéacks genom kliniska symtom
(som i nulaget).
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Tabell 3 Kostnader och hdlsovinster i ett livstidsperspektiv fran scenarierna A, B
och C for alla barn i en drskull med cystisk fibros. Modellens anta-gande n = 21

Scenario A Klinisk diagnos ~ Med screening  Skillnad
Direkta kostnader 426 959 606 452 060 082 25100 476
- ffh”gfigggg's‘med”'”g 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 64 890 862 5186 926
- Kosttilldgg 38 195 447 40 233 141 2037 694
- Inhalationsbehandling 21985414 23220122 1234708
- Anftibiotika/Antisvamp 34 539 195 33329176 -1210019
- Lakemedel (nya) 260 168 877 274 164 493 13995616
- Slutenvard 10 570 959 10 625 427 54 468
- Genetisk vagledning @ 0 23 856 23 856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 53768 837 -2012316
Totala kostnader 482 740758 505828 919 23088 161
Levnadsar 521,9 530,3 8,4
Hdlsovinst, QALY 363,5 369.3 538
Kostnad per vunnet
kvaliteisjssfemt levnadsar, ICER 3995115
Scenario B Klinisk diagnos ~ Med screening Skillnad
Direkta kostnader 322 892 055 342 394 285 19 502 230
- ffh”gfiﬁggg's‘”red”'”g 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 64 890 862 5186 926
- Kosttilladgg 38 195 447 40 233 141 2 037 694
- Inhalationsbehandling 21985 414 23220122 1234708
- Anfibiotika/Antisvamp 34 539 195 33329176 -1210019
- Lakemedel (nya) 156 101 326 164 498 696 8397 370
- Slutenvard 10 570 959 10 625 427 54 468
- Genetisk végledning @ 0 23 856 23 856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 53 768 837 -2012316
Totala kostnader 378 673 208 396 163 122 17 489 914
Levnadsar 521,9 530,3 8,4
Hdlsovinst, QALY 371.4 393,5 22,1
Kostnad per vunnet
kvaliteisjssferat levnadsar, ICER 790416
Scenario C Klinisk diagnos  Med screening Skillnad
Direkta kostnader 166 790 729 177 895 589 11 104 860
- ffh”gﬁfggg's‘med”'”g 1795778 5041 341 3245 563
- Konftrollbesok 59 703 936 64 890 862 5186 926
- Kosttillagg 38 195 447 40 233 141 2 037 694
- Inhalationsbehandling 21985 414 23220122 1234708
- Anfibiotika/Antisvamp 34539 195 33329176 -1210019
- Lakemedel (nya) 0 0 0
- Slutenvérd 10 570 959 10 625 427 54 468
- Genetisk végledning @ 0 23 856 23 856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 53 768 837 -2012316
Totala kostnader 222 571 882 231 664 426 9 092 544
Levnadsar 521,9 530,3 8.4
Hdlsovinst, QALY 363,5 385,2 21,8
Kostnad per vunnet 417 729

kvalitetsjusterat levnadsar, ICER

QALY - Quality Adjusted Life Year, kvalitetsjusterat levnadsdr. ICER - Incremental Cost-Effectiveness Ratio, Kostnad
per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar. a) Genetisk vagledning avser hdr endast den vagledning som tillkommer for

anlagsbdrare pd grund av screening. Kostnader och hdlsovinster diskonterade med 3 procent.
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Utifran de antaganden som analysen bygger pa, leder strategin med nyfodd-
hetsscreening till 6kade hélsovinster genom forbattrad livskvalitet och 6kad
livslangd jamfort med strategin med klinisk diagnos. Vidare leder nya lake-
medel i form av CFTR-modulatorer till halsoeffekter hos bade screenade och
kliniskt diagnostiserade personer med cystisk fibros, men till en forhallande-
vis hog kostnad. I alternativet med nyféddhetsscreening for cystisk fibros blir
det ytterligare en halsovinst genom att lakemedlen kan sattas in tidigare.
Dessa halsovinster kan leda till minskat vardbehov som till viss del kan be-
gransa kostnadsokningen till féljd av 1akemedelsbehandlingen.

| alla tre analysscenarierna paverkade kostnaden for screeningalgoritmen
den beréknade kostnadseffektiviteten. Detta ses bland annat genom att stélla
screeningkostnaden, 4,8 miljoner kronor, i relation till den beréknade skillna-
den i totala kostnader i ett livstidsperspektiv. FOr scenario A och scenario B
utgor screeningkostnaden 21 procent respektive 28 procent av den totala
skillnaden. For scenario C, som har en mattlig kostnad per vunnet
kvalitetsju-sterat levnadsar, utgor screeningkostnaden Gver halften av
kostnadsdkningen. Kostnadsskillnaderna for identifiering, utredning och
diagnos i tabell 5 dr de-samma i alla tre scenarierna. Dessa ar nagot mindre
an den beréknade kostna-den for screening i sig, eftersom
screeningprogrammet forvantas minska andra insatser for diagnostisering
som finns med dagens symtombaserade kli-niska diagnos (sasom behov av
fler typer av utredningar for att faststalla stor-leken pa redan uppkommen
sjukdomspaverkan).

Eftersom det rader stor osakerhet kring konsekvenser av screening, tidig
diagnos och behandling pa lang sikt kan analysen bade overskattat och un-
derskattat den berdknade kostnaden per kvalitetsjusterat levnadsar.

Resultat av kanslighetsanalys

Tabell 4 presenterar dversiktligt resultaten av den berédknade kostnaden per
vunnet kvalitetsjusterat levnadsar for de olika kanslighetsanalyserna. Dessa
provade alternativa antaganden for livskvalitetsvinster, dédlighet, resursfor-
brukning i halso- och sjukvarden, indirekta kostnader samt kostnader for
screeningprogrammets fasta personalkostnader. Fullstdndiga resultat for
kénslighetsanalyserna finns i bilaga 2.
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Tabell 4. Kanslighetsanalys av nyféddhetsscreening for cystisk fibros jam-
fort med symtombaserad klinisk diagnos. Kostnad per vunnet kvalitetsju-
sterat levnadsar fér grundutfallet i scenarierna A, B och C samt for respek-
tive kdanslighetsanalys.

Scenario A Scenario B Scenario C
Grundutfall frdn tabell 3 3995115 790 416 417 729
E?JOT?LOS éf;‘;ﬁfﬁlﬁg'; 0% 5502 384 1184073 817913
o f’cr é ening ! 20% 2 487 846 396 758 17 545
?ﬁgir:%é%éd“%rr% &rs Ingen Dominerad 691 956 336 936
Sidert gron Jotalot Livslaing 2351 247 1 025 289 623 628
Okad livskvalitet vid scre-
eningdiagnos (0,05 i 0,1 611 540 458 872 240 836
grundutfall)
rorandiing ov screening: 0% 3550409 674271 299 658
prog P 50 % 3772762 732 343 358 693

nalkostnader

Dominant - screening ger Idgre kostnader och stérre hdlsovinster. Dominerad — screening ger hdgre kost-
nader och mindre hdlsovinster (det vill séga att symtombaserad klinisk diagnos ar battre i bdda avseen-
dena).

Kanslighetsanalyserna for resursforbrukningen pekade pa att en lagre
resursforbrukning i ett livstidsperspektiv vid en screeningdiagnos far en stor
paverkan pa kostnadseffektiviteten.

Forandring i antagande om dadlighet bade 6kade och minskade kostnaden
per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar jamfort med resultaten fran tabell 5
som aterges pa forsta raden i tabell 6. For det konservativa scenario A for-
svinner vérdet av screening helt om inte minskad dédlighet inkluderas. Dére-
mot blir kostnadseffektiviteten battre om den minskade dodligheten géller
aven efter 20 ars alder. For scenario B och C leder en livslang minskad dod-
lighet till en hogre kostnad per kvalitetsjusterat levnadsar. Detta eftersom
kostnaderna ékade nagot mer i relation till halsovinster utifran de antaganden
som gjorts i analyserna.

En storre halsovinst fran dkad livskvalitet har stor betydelse for den berak-
nade kostnadseffektiviteten. Med dubbelt sa stora livskvalitetsvinster som i
grundutfallet hade bade scenario B och scenario C en mattlig kostnad per
vunnet kvalitetsjusterat levnadsar. Den stora skillnaden for scenario A beror
pa att grundutfallet dar inte inkluderade andra hélsovinster &n vunna lev-
nadsar.
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Diskussion

Alla halsoekonomiska analyser ar behaftade med ett visst matt av osékerhet,
sarskilt de som ror inférande av nya strategier dar manga faktorer annu ar
okanda. De berakningar av kostnadseffektivitet som presenteras i underlaget
innehaller flera begransningar. Den framsta begransningen &r att det rader
osakerhet om parametrar som har avgorande betydelse for berdkningarna av
kostnadseffektivitet. Detta illustreras exempelvis av skillnaderna i berédknad
kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar vid de tre scenarierna.

Det vetenskapliga underlaget pekar pa att tidig diagnos och behandling kan
leda till hdlsovinster, men underlaget ar otillréckligt for att med sékerhet
kunna beddma hur populationsbaserad screening for cystisk fibros kommer
att paverka den forvantade livslangden samt hur stora halsovinsterna i form
av forbéattrad livskvalitet blir. Berakningarna avseende livslangd utgick dar-
for fran antaganden som kopplade samman svenska populationsdata med re-
sultat fran en italiensk studie (med Iang uppféljning) av dodlighet vid tidig
och sen diagnos av cystisk fibros [1]. Aven om studien visade pa liknande
overlevnadsforbattringar som de studier som ingar i Socialstyrelsens veten-
skapliga bedémning finns mojliga felkallor, som till exempel skillnaden mel-
lan Sverige och Italien, forbattringar 6ver tid av varden av cystisk fibros samt
att studien jamforde tidig med sen diagnos och inte ett egentligt screening-
program.

Analyserna har aven gjort schablonantaganden om minskad resursanvand-
ning pa lang sikt som féljd av minskad progression av cystisk fibros. Dessa
antaganden &r osakra och inkluderade for att illustrera den roll som resursan-
vandning och kostnader i hélso- och sjukvarden har for bedémningen av
kostnadseffektivitet for nyfoddhetsscreening for cystisk fibros.

| studier fran Storbritannien fann man att nyfoddhetsscreening medforde
farre langtidsbehandlingar &n vid sen klinisk diagnos [17, 18]. Forskargrup-
pen identifierade &ven fordelar ndr det géller nutrition och tillvaxt samt
mindre sjuklighet i screeninggruppen jamfort med personer som ingick i
gruppen Kklinisk diagnos [19]. Nar samma forskargrupp &ven genomférde en
kostnadsanalys, baserad pa data fran det brittiska registret for cystisk fibros,
var de arliga kostnaderna for langtidsbehandlingar och intravends antibioti-
kabehandling lagre for personer som screenats jamfort med dem som dia-
gnostiserats kliniskt [20]. Den halsoekonomiska analysen utgick fran uppgif-
ter som registrerats i kvalitetsregistret for barn och vuxna om faktisk
anvéndning av antibiotika. Uppgifterna speglar anvandningen som den ser ut
i Sverige i dag och de hélsovinster som redan gjorts i utvecklingen av varden
av cystisk fibros.

De enhetskostnader som har anvants i modellanalysen &r huvudsakligen
hamtade fran tre av de fyra regioner som har CF-center. Enhetskostnader kan
variera mellan olika regioner, och de behdver inte ndédvandigtvis spegla
aktuell faktisk resursanvandning. UtOver dessa schablonpriser anvandes
ocksa antaganden i samrad med Socialstyrelsens projektledning for att
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beddma kostnader for resursanvandning som inte listades specifikt i
regionernas prislistor.

| den aktuella analysen ingdr inte en eventuell paverkan pa
lungtransplantationer, eftersom det saknas data for hur stor en sadan effekt
skulle vara vid ett inférande av nyfoddhetsscreening.

Analysen inkluderade inte heller kostnader for vardsokande — innan
misstanke om cystisk fibros lett till kontakt med CF-center — i alternativet
med symtombaserad klinisk diagnos. Om personerna har symtom som
foranleder behandling innan misstanke vacks, medfor det att kostnaden for
alternativet klinisk diagnos har underskattats. Modellen fangar inte heller
livskvalitetspaverkan innan en sadan utredning startats. Bada dessa faktorer
skulle gora att den berdknade kostnadseffektiviteten for nyfoddhetsscreening
skulle vara nagot béattre an vad de presenterade analyserna visar.

Modellen inkluderar att fler personer utreds for cystisk fibros an de som
erhaller diagnosen. Det ar dock mojligt att ett inférande av
nyfoddhetsscreening pa sikt ytterligare skulle minska antalet svettester som i
dag gors for att utesluta cystisk fibros. Detta for de fall dar misstanken inte &r
sa stark att personen utreds vid CF-center, men dar svettester ordineras i
andra delar av halso- och sjukvarden. Annu farre svettester skulle ge en nagot
lagre kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar for nyfoddhetsscreening
for cystisk fibros.

Den hélsoekonomiska analysens tre scenarier visar hur osékerheten om
storleken pa hélsovinsterna och dess konsekvenser for framtida vardbehov
paverkar den beraknade kostnadseffektiviteten. Resultaten visar stora skillna-
der i den berédknade kostnaden per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar bero-
ende pa om analysen inkluderar livskvalitetsvinster som inte bara beror pa
vunna levnadsar. Scenario A, som inte accepterar antaganden om vunnen
livskvalitet, och dessutom inte tar hansyn till rabatter jamfért med listpris for
CFTR-modulatorer, ar en illustration av konsekvenserna av en strikt hallning
till publicerad evidens. Scenarierna B och C anvander istallet modellen for
att préva konsekvenserna for kostnadseffektiviteten av att acceptera struktu-
rerade antaganden om halsovinster och resursanvéndning.

Analyserna visar ocksa att storleken pa kostnaderna for sjélva screening-
programmet, en fast kostnad pa omkring 4,8 miljoner kronor nar screening-
programmet etablerats for en arskull med 120 000 barn, utgjorde en bety-
dande del av kostnadsokningen vid ett inforande av screening. For scenario C
utgjorde den mer an halften av kostnadsskillnaden mellan screening och kli-
nisk diagnos i ett livstidsperspektiv. De 6kade personalkostnaderna utgér mer
an hélften av screeningkostnaden. For scenario A och scenario B var den to-
tala kostnadsokningen stdrre och kostnaden for screeningprogrammet i sig
utgjorde en mindre andel av kostnadsékningen (drygt 20 procent respektive
knappt 30 procent). De kompletterande kanslighetsanalyserna illustrerar hur
lagre screeningkostnader i sig paverkade den beraknade kostnadseffektivite-
ten och ledde till 1&gre berdknad kostnad per vunnet kvalitetsjusterat lev-
nadsar.

Mot bakgrund av att det inte & mojligt att redan i dag ha tillgang till 1ang-
tidsdata som beskriver kostnader och halsovinster pa sikt, utgor den halsoe-
konomiska modellanalysen ett viktigt verktyg. Detta for att prova betydelsen
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av olika antaganden som pa ett rimligt satt beskriver olika mojliga utfall. De
olika resultaten for beraknad kostnadseffektivitet kan ocksa relateras till de
ovriga kriterierna i det vetenskapliga underlaget.
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Bilaga 1. Resurser, enhetskostnader

och indata

Tabell B1. Resursforbrukning

Antal per
Resurser diagnostiserad
patient
Diagnos
IRT 1
PAP 1
DNA 1
Svettest 2
Diagnosutredning 1
Utan screening antal extra utredningar 40 (+ antal CF)
Behandling/resurs Antal per pqﬁe?f
och ar
Kontrollbesdk 8
Arskontroll 1
Telefonkonsultation 12
Slutenvérdsdagar, barn (antal dagar beroende pd dlder) 1-4
Slutenvérdsdagar, vuxna (antal dagar beroende pd dlder) 3-5
Inhalationsantibiotika, barn (antal mé&nader per ar) 1.3
Inhalationsantibiotika, vuxen (antal mé&nader per ar) 1,6
Intravends antibiotika, barn (antal 10-dagarsperioder per Ar) 0,7
Intravends antibiotika, vuxen (antal 10-dagarsperioder per ar) 1.7
Peroral antibiotika (3 man till 50 % av barnen, 12 dagar, 6 tillfélien for !
vuxna)
Antibiotika mot svamp (3 man till 15 % av barn och vuxna) 1
Inhalation slemlésande Idkemedel 2 génger/dag 730
Inhalation Pulmozyme 1 gang/dag (&ver 5 ar) 27,5 % av patienter
Inhalationsapparat byte vart annat ér 0.5
Pankreasenzymer och vitaminer dagligen 365

Positiva anlagsbarare
Genetisk rddgivning

CFSPID (per ari 6 ar)
Arskontroll

Svettest

Konfroll

Utdkad gensekvensering

engdngshdndelse

1
3
3
engdnghdndelse
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Tabell B2. Enhetskostnader for olika resurser som inkluderats i modellen
(svenska kronor, 2020 ars priser uppraknade fran 2015)

Resursslag Krgg;{; Referens eller kdlla
Diagnos

IRT 14,25  Projektledningsgrupp
PAP 118  Projektledningsgrupp
DNA 2000 Projektledningsgrupp
Svettest 751  Region Ské&ne [10]
Diagnosutredning screening 15000 Projekiledningsgrupp
Diagnosutredning klinisk 30000 Projektledningsgrupp
Genetisk rédgivning 1704 Region Sk&ne [10] (2020)
Uppféljning och behandling

Kontrollbesdk barn 8 per ar 8769 CF-center[11,12]
Kontrollbesék vuxna 8 per &r 8920 CF-centfer[11,12]
Arskontroll bam 47 388 CF-center [11,12]
Arskontroll vuxna 48 581 CF-center [11,12]
Pankreasenzym, vitaminer per ér (bam)* ]2502522 Projektledningsgrupp
Pankreasenzym, vitaminer per &r (vuxna)* 68 379  Projekiledningsgrupp
Inhalationsldkemedel per ar (barn 0-5)* 23 640  Projektledningsgrupp
Inhalationsldkemedel per ér (barn 6-18)* 49 304  Projektledningsgrupp
Inhalationsldkemedel per ar (vuxna)* 49 304  Projektledningsgrupp
Antibiotika inhalation (barn 6-18)* 27 584  Projektledningsgrupp
Antibiotika inhalation (vuxna)* 33 949  Projektledningsgrupp
Infravends antibiotika per 10 dagar 32118 Projektledningsgrupp
Peroral antibiotika per &r (barn)* 4172  Projekiledningsgrupp
Peroral antibiotika per &r (vuxna)* 146  Projektledningsgrupp
Antibiotika mot svamp per &r (barn)* 88 448 Projektledningsgrupp
Antibiotika mot svamp per é&r (vuxna)* 29 454  Projektledningsgrupp
Slutenvérd barnmedicin per dygn 7305 Region Skdne [10]
Slutenvérd lungmedicin per dygn 7 438 Region Skdne [10]
Telefonkontakt barnmedicin 453  Region Skéne [10]
Telefonkontakt lungmedicin 228 Region Skéne [10]
CFTR-modulatorer 4161  FASS

* Referensen gdller for tider, frekvenser och méngd medan IGkemedelspriser ar hédmtade ur FASS [9, 13].

Tabell B3. Resursforbrukning till underlag fér berdkning av indirekta kost-
nader

Anledning férlorad oEbetsiic!.— fordldrar Forlorad c!'beisﬁd -
fill barn 1 ar och dldre vuxna patienter

Arskontroll 2,5 dagar 2,5 dagar

Kontrollbesdk 8 dagar 8 dagar

:Srﬂbioﬁkobehondling per 10 dagar 10 dagar

Inhalationsbehandlingar 10 % om barn yngre an 12 &r -

Slutenvérdsdagar, barn 1-4 dagar -

Slutenvérdsdagar, vuxna - 3-5 dagar

Lagre sysselsattningsgrad . 50 % sysselsattning for

p.g.a. CF patient dldre an 30 &r

*Antalet dagar som inkluderats i modellen har varierats beroende pd& patientens alder enligt slutenvards-
data frdn Socialstyrelsens statistikdatabas
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Tabell B4. Livskvalitetsvikter

e QoL fefreer ler
anhorig

Inbjudan fill screening 0 0 Antagande

Barn med CF 0-18 &r 0042 0783 éﬂgi:‘; j*e?"o %02105] {52]['3]
Chevreul et al, 2015

Vuxen med CF 18-24 ar 0,042 0,691 [3], Burstréom och Rehn-
berg 2006 [4]"

Vuxen med CF 25-30 &r 0,042 0,700

Vuxen med CF 30-34 ar 0,042 0,700

Vuxen med CF 35-39 ar 0,042 0,683

Vuxen med CF 40-44 ar 0,042 0,675

Vuxen med CF 45-49 ar 0,042 0,659

Vuxen med CF 50-54 ar 0,042 0,659

Vuxen med CF 55-59 &r 0,042 0,651

Vuxen med CF 60-64 ar 0,042 0,651

Vuxen med CF 65-69 ar 0,042 0,659

Vuxen med CF 70-74 ar 0,042 0,634

Vuxen med CF 75-79 ar 0,042 0,618

Vuxen med CF 80 ér och dldre 0,042 0,578

‘Referenserna gdller for samtliga vuxna
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Bilaga 2. Fullst&ndiga resultat fran
kanslighetsanalyser

Tabell B5. Ingen férandring i resursforbrukning fill féljd av screening

Scenario A Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 426 959 606 455 979 582 29019976
: gigni””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 64 890 862 5186 926
- Kosttilladgg 38 195 447 40 233 141 2 037 694
- Inhalationsbehandling 21985414 23220122 1234708
- Antibiotika/Antisvamp 34 539 195 36299 311 1760116
- L&kemedel (nya) 260 168 877 274164 493 13995616
- Slutenvérd 10 570 959 11574791 1003 832
- Genetisk végledning @) 0 23 856 23 856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 58 559 991 2778 839
Totala kostnader 482 740 758 514 539 573 31798815
Levnadsdr 5219 530.3 8.4
QALY 363.5 369.3 58
ICER 5502 384
Scenario B Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 322 892 055 346 313784 23 421729
- gggn‘i””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 64 890 862 5186926
- Kosttilldgg 38195447 40 233 141 2037 694
- Inhalationsbehandling 21985414 23220122 1234708
- Antibiotika/Antisvamp 34 539 195 36299 311 1760116
- Lakemedel (nya) 156 101 326 164 498 696 8397 370
- Slutenvérd 10 570 959 11574791 1003 832
- Genetisk vagledning @) 0 23 856 23 856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 58 559 991 2778 839
Totala kostnader 378 673 208 404873776 26 200 568
Levnadsdr 521,9 530.3 8,4
QALY 371.4 393,5 22,1
ICER 1184073
Scenario C Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 166 790 729 181 815 089 15024 360
- gzgfr:f;‘ir'”g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 64 890 862 5186926
- Kosttilldgg 38195447 40 233 141 2037 694
- Inhalationsbehandling 21985414 23220122 1234708
- Antibiotika/Antisvamp 34 539 195 36299 311 1760116
- Lakemedel (nya) 0 0 0
- Slutenvérd 10 570 959 11574791 1003 832
- Genetisk vagledning @) 0 23 856 23 856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 58 559 991 2778 839
Totala kostnader 222 571 882 240 375 080 17 803 198
Levnadsdr 521,9 530,3 8,4
QALY 363.5 385.2 21,8
ICER 817913
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Tabell Bé. 20 % reducerad resursforbrukning fill foljd av screening

Scenario A Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 426 959 606 448 140 582 21180977
: ﬁggfg””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 64 890 862 5186926
- Kosttilldgg 38195447 40233 141 2037 694
- Inhalationsbehandling 21985414 23220122 1234708
- Anfibiotika/Antisvamp 34539 195 30 359 040 -4 180 155
- Lakemedel (nya) 260 168 877 274164 493 13995616
- Slutenvérd 10 570 959 9 676 062 -894 897
- Genetisk végledning @) 0 23 856 23856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 48 977 682 -6 803 470
Totala kostnader 482 740 758 497 118 265 14 377 506
Levnadsdr 521,9 530.3 8.4
QALY 363,5 369.3 58
ICER 2 487 846
Scenario B Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 322 892 055 338 474785 15582730
- ﬁggn‘i””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 64 890 862 5186926
- Kosttilldgg 38195447 40233 141 2037 694
- Inhalationsbehandling 21985414 23220122 1234708
- Antibiotika/Antisvamp 34 539 195 30 359 040 -4 180155
- Lakemedel (nya) 156 101 326 164 498 696 8397 370
- Slutenvaérd 10 570 959 9 676 062 -894 897
- Genetisk végledning @) 0 23 856 23856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 48 977 682 -6 803 470
Totala kostnader 378 673 208 387 452 467 8779 260
Levnadsdr 521,9 530,3 8,4
QALY 371.,4 393,5 22,1
ICER 396 758
Scenario C Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 166 790 729 173 976 089 7185 360
. gg;‘ffs””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 64 890 862 5186926
- Kosttilldgg 38 195 447 40 233 141 2037 694
- Inhalationsbehandling 21985414 23220122 1234708
- Antibiotika/Antisvamp 34 539 195 30 359 040 -4 180 155
- Lakemedel (nya) 0 0 0
- Slutenvard 10 570 959 9 676 062 -894 897
- Genetisk végledning @) 0 23 856 23 856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 48 977 682 -6 803 470
Totala kostnader 222 571 882 222953772 381 890
Levnadsdr 521,9 530,3 8,4
QALY 363,5 385,2 21,8
ICER 17 545
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Tabell B7. Ingen férandring i dodlighet till féljd av screening

Scenario A Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 426 959 606 444 804 748 17 845142
: 'Cizg:'fc'i””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 63855976 4152 040
- Kosttilldgg 38195447 39 583 544 1388 096
- Inhalationsbehandling 21985414 22832372 846 958
- Antibiotika/Antisvamp 34539 195 32748 635 -1 790 560
- Lakemedel (nya) 260 168 877 269 738 789 9 569 912
- Slutenvérd 10 570 959 10 448 570 -122 389
- Genetisk vagledning @) 0 23856 23856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 52808313 -2 972 840
Totala kostnader 482 740 758 497 613 060 14 872 302
Levnadsér 521,9 521.9 0,0
QALY 363,5 363.5 0.0
ICER Dominerad
Scenario B Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 322 892 055 336 909 232 14017177
- gzgn‘z””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 63855976 4152 040
- Kosttilldgg 38195447 39 583 544 1388096
- Inhalationsbehandling 21985414 22 832372 846 958
- Antibiotika/Antisvamp 34 539 195 32748 635 -1 790 560
- L&kemedel (nya) 156 101 326 161843 273 5741947
- Slutenvérd 10 570 959 10 448 570 -122 389
- Genetisk végledning @) 0 23856 23856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 52808 313 -2 972 840
Totala kostnader 378 673 208 389 717 545 11044 337
Levnadsdr 521,9 521,9 0.0
QALY 371.,4 387.3 16,0
ICER 691 956
Scenario C Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 166 790 729 175065 959 8275230
. '(iggfr'fc')es””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 63 855976 4152 040
- Kosttilldgg 38 195 447 39 583 544 1388 096
- Inhalationsbehandling 21985414 22 832372 846 958
- Antibiotika/Antisvamp 34 539 195 32748 635 -1 790 560
- Lakemedel (nya) 0 0 0
- Slutenvérd 10 570 959 10 448 570 -122 389
- Genetisk végledning @) 0 23 856 23 856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 52808 313 -2 972 840
Totala kostnader 222 571 882 227 874 271 5302 390
Levnadsdr 521,9 521,9 0,0
QALY 363,5 379.2 15,7
ICER 336 936
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Tabell B8. Screening paverkar dddlighet hela livet jamfért med upp till 20

ars alder som i grundutfallet

Scenario A Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 426 959 606 473 872122 46912517
: ﬁggfg””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 68017 443 8313 507
- Kosttilldgg 38195447 41 975830 3780383
- Inhalationsbehandling 21985414 24 476 675 2 491 261
- Antibiotika/Antisvamp 34539195 35508 463 969 268
- Lakemedel (nya) 260 168 877 287 180 306 27 011 429
- Slutenvérd 10 570 959 11116 543 545 584
- Genetisk végledning @) 0 23 856 23856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 59 787 151 4005 999
Totala kostnader 482 740 758 533 659 274 50918516
Levnadsdr 521,9 555,8 33,9
QALY 363,5 385,1 21,7
ICER 2 351 247
Scenario B Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 322 892 055 359 000 000 36 107 945
- gg;‘f(‘)es””g' vtredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 68017 443 8313 507
- Kosttilldgg 38 195 447 41 975830 3780383
- Inhalationsbehandling 21985414 24 476 675 2 491 261
- Antibiotika/Antisvamp 34 539 195 35508 463 969 268
- Lakemedel (nya) 156 101 326 172 308 184 16 206 858
- Slutenvérd 10 570 959 11116 543 545 584
- Genetisk végledning @) 0 23 856 23 856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 59 787 151 4005 999
Totala kostnader 378 673 208 418787 151 40113944
Levnadsar 521,9 555,8 33,9
QALY 371.4 410,5 39.1
ICER 1025 289
Scenario C Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 166 790 729 186 691816 19 901 087
: gg;‘ffs””g' uiredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 68017 443 8313 507
- Kosttilldgg 38 195 447 41 975830 3780383
- Inhalationsbehandling 21985414 24 476 675 2 491 261
- Antibiotika/Antisvamp 34 539 195 35508 463 969 268
- Lakemedel (nya) 0 0 0
- Slutenvard 10 570 959 11116543 545 584
- Genetisk végledning @) 0 23 856 23 856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 59 787 151 4005 999
Totala kostnader 222 571 882 246 478 968 23 907 086
Levnadsdr 521,9 555,8 33,9
QALY 363,5 401,8 38,3
ICER 623 628
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Tabell B9. 10 % okning i livskvalitet

Scenario A Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 426 959 606 452 060 082 25100 476
: 'Cizg:'fc'i””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 64 890 862 5186926
- Kosttilldgg 38195447 40 233 141 2037 694
- Inhalationsbehandling 21985414 23220122 1234708
- Antibiotika/Antisvamp 34539 195 33329176 -1210019
- Lakemedel (nya) 260 168 877 274164 493 13995616
- Slutenvérd 10 570 959 10 625 427 54 468
- Genetisk vagledning @) 0 23856 23856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 53768 837 -2012316
Totala kostnader 482 740 758 505828 919 23088 161
Levnadsér 521,9 530.3 8.4
QALY 363,5 401,2 37.8
ICER 611 540
Scenario B Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 322892055 342 394 285 19 502 230
- gzgn‘z””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 64 890 862 5186926
- Kosttilldgg 38195447 40 233 141 2037 694
- Inhalationsbehandling 21985414 23220122 1234708
- Antibiotika/Antisvamp 34 539 195 33329176 -1210019
- Lakemedel (nya) 156 101 326 164 498 696 8397 370
- Slutenvérd 10 570 959 10 625 427 54 468
- Genetisk végledning @) 0 23856 23856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 53768 837 -2012316
Totala kostnader 378 673 208 396 163 122 17 489 914
Levnadsdr 521,9 530,3 8,4
QALY 371.,4 409,5 38,1
ICER 458 872
Scenario C Klinisk diagnos Med screening Skillnad
Direkta kostnader 166 790 729 177 895 589 11104 860
. '(iggfr'fc')es””g' ufredning och 1795778 5041 341 3245 563
- Kontrollbesdk 59 703 936 64 890 862 5186926
- Kosttilldgg 38195447 40233 141 2037 694
- Inhalationsbehandling 21985414 23220122 1234708
- Antibiotika/Antisvamp 34 539 195 33329176 -1210019
- Lakemedel (nya) 0 0 0
- Slutenvard 10 570 959 10 625 427 54 468
- Genetisk végledning @) 0 23 856 23 856
- CFSPID 0 531 665 531 665
Indirekta kostnader 55781152 53768 837 -2012316
Totala kostnader 222 571 882 231 664 426 9 092 544
Levnadsdr 521,9 530.3 8,4
QALY 363,5 401,2 37.8
ICER 240 836
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