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Forord

Socialstyrelsen aterger i detta dokument den hédlsoekonomiska analys som ta-
gits fram for screening for X-ALD. Underlaget har tagits fram och granskats
av experter pa omradet. Projektorganisationen finns presenterad i huvudrap-
porten. Socialstyrelsens rekommendation om screening for X-ALD och myn-
dighetens modell for att bedoma, infora och f6lja upp nationella screening-
program finns publicerade pd myndighetens webbplats,
https://www.socialstyrelsen.se/regler-och-riktlinjer/nationella-screeningpro-
gram/.
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Sammanfattning

Socialstyrelsen har analyserat kostnadseffektiviteten av att infora nyfoddhets-
screening for X-ALD i den befintliga screeningen med PKU-provet i Sve-
rige. Analysen omfattar en genomgéng av publicerade studier och rapporter
pa omrddet samt berdkningar i en hélsoekonomisk modell som baseras pa
den aktuella svenska fragestéllningen och tillgingliga svenska data och be-
domningar.

Litteraturgenomgéangen identifierade en hidlsoekonomisk analys fran Stor-
britannien. Den pekar pd mojliga kostnadsbesparingar och hélsovinster for
screening for X-ALD jamfort med att inte infora screening. Resultaten i stu-
dien &r osdkra, eftersom det vetenskapliga underlaget fran kliniska och epide-
miologiska studier behover kompletteras med antagande om exempelvis re-
sursanvindning och langtidseffekter. Socialstyrelsens hdlsoekonomiska
analys utgar fran svenska forhallanden, dir nyfoddhetsscreening forvéntas
vara ett viktigt redskap for att uppticka barn utan kénd familjehistoria av X-
ALD.

For att bedoma kostnadseffektiviteten av screening for X-ALD behdver
man stélla kostnadsokningen for screening, regelbunden monitorering och
optimerad behandling med stamcellstransplantation mot

* kostnader for hélso- och sjukvirden samt insatser inom socialtjinsten, per-
sonlig assistans och informell omsorg fran nérstdende vid fortskridande ce-
rebral X-ALD

« forvintade hilsovinster madtt som dverlevnad och vunnen livskvalitet.

Socialstyrelsens analys pekar pé att nyfoddhetsscreening for X-ALD ar kost-
nadseffektivt. Modellanalysen visar pa betydande forvantade hélsovinster for
personer som kan fa stamcellstransplantation 1 tid, innan de insjuknar i den
cerebrala formen av X-ALD. Samtidigt pekar analysen pa kostnadsbespa-
ringar bade med ett brett samhillsekonomiskt perspektiv och med ett per-
spektiv som endast tar hiansyn till konsekvenser for hélso- och sjukvéarden
samt socialtjinsten och personlig assistans. Resultaten var robusta i de analy-
serade scenarierna, dér laboratoriets kostnader for att inkludera analys for X-
ALD 1 nyfoddhetsscreeningen, incidens av X-ALD, risker vid stamcellstrans-
plantation, kostnader for vard och omsorg samt forvintad 6verlevnad varie-
rats 1 syfte att belysa hur dessa faktorer padverkar bedomningen av kostnads-
effektiviteten.
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Fa studier av kostnadseffektivitet
for screening for X-ALD

Socialstyrelsen har analyserat kostnadseffektiviteten av att infora X-bunden
adrenoleukodystrofi (X-ALD) i den befintliga screeningen med PKU-provet i
Sverige. Nedan presenteras forst en dversikt av resultaten fran litteratursok-
ningen inom omradet och direfter berdkningar i en hilsoekonomisk modell.

Kostnadseffekfivitet for screening for X-
ALD - vikfiga aspekter

Analysen av kostnadseffektivitet for nyfoddhetsscreening for X-ALD utgar
fran beskrivningar av sjukdomen, dess konsekvenser och dess behandling i
det vetenskapliga underlag som tagits fram av Statens beredning for medi-
cinsk och social utvédrdering (SBU), pa uppdrag av Socialstyrelsen (bilagan
Vetenskapligt underlag). Uppgifter frdn underlaget har anvints som utgangs-
punkt for analysens design och de antaganden som gjorts.

X-ALD ér en ovanlig genetisk sjukdom som orsakas av mutationer i
ABCD1-genen. Baserat pd uppgifter fran andra screeningprogram kan man fa
en uppfattning om forekomsten av anlagsbirare av X-ALD. Nér det géller X-
ALD finns det bara publicerade data fran ett screeningprogram i New York,
dér 630 000 nyfodda barn screenades mellan december 2013 och augusti
2016. Av dem identifierades 42 barn som anlagsbiarare av X-ALD [1], vilket
motsvarar en incidens pa knappt 7 barn per 100 000 nyfodda.

For séllsynta tillstand som X-ALD bygger det vetenskapliga underlaget
vanligen pa studier med begrdansade patienturval, och nya behandlingar ut-
vérderas vanligen mot historiska kontrollgrupper. Resultaten ska dérfor tol-
kas 1 ljuset av metodologiska begransningar. Detta paverkar dven mojlighet-
erna att berdkna hilsovinster och andra effekter av ett screeningprogram for
dem som drabbas av sjukdomen samt merkostnader pa kort och lang sikt.

Det finns olika former av sjukdomen med varierande allvarlighetsgrad, och
man kan inte pd forhand veta vilken form av sjukdomen en anlagsbérare av
X-ALD kommer att utveckla. Cerebral X-ALD drabbar i princip bara pojkar
och mén, och delas in 1 féljande grupper: den klassiska barndomsformen av
cerebral X-ALD, ungdomsform (juvenil form) av cerebral X-ALD och vux-
enform (adult form) av cerebral X-ALD. Andra former av sjukdomen &r ad-
renomyeloneuropati (AMN), endast binjurebarkssvikt och symtomfri X-
ALD.

Screening av nyfodda for att identifiera barn med X-ALD innan de fatt kli-
niska symtom pé den cerebrala formen av sjukdomen péverkar kostnader och
hilsovinster pa kort och lang sikt. Framfor allt blir det mojligt att sétta in en
effektiv behandling, vilket vanligen inte kan goras om diagnosen stélls forst
nér kliniska symtom visat sig.
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Den klassiska barndomsformen av cerebral X-ALD éar den allvarligaste
sjukdomsformen, och den leder till svara funktionsnedséttningar och fortida
dod. Medeléldern vid debut av den klassiska barndomsformen av cerebral X-
ALD ir cirka 7 &r [2]. Barn som identifieras tidigt med den cerebrala formen
av X-ALD behandlas med hematopoetisk stamcellstransplantation som kan
bota sjukdomen. For att transplantationen ska vara effektiv ska den ges i en
tidig fas av sjukdomen. Utan stamcellstransplantation intréffar dod vanligtvis
2—4 ar efter att de forsta neurologiska symtomen uppvisats [3-5]. En hélsoe-
konomisk analys av att infora nationell screening for X-ALD behover darfor
belysa konsekvenser for hélsa och livskvalitet samt resursanvdndning och
kostnader for att kunna erbjuda effektiv behandling i ett tidigt skede. Monito-
rering av sjukdomens utveckling genom neurologiska undersokningar och
med hjéilp av magnetkameraundersokning har visat sig vara ett effektivt sétt
att tidigt identifiera cerebral paverkan och méjliggéra behandling med stam-
cellstransplantation vid en optimal tidpunkt.

En stamcellstransplantation och dess uppf6ljning omfattar flera steg som
vart och ett innebér resursanvandning och kostnader for hélso- och sjukvér-
den, men dven for samhéllet i stort. Transplantationen kriver forberedande
behandling med cytostatika och immunosuppression samt komplicerad efter-
vérd, med risk for bland annat infektioner och avstotning av de transplante-
rade cellerna. Barnet behover hallas isolerat under flera veckor till manader
efter transplantationen for att undvika infektioner. Transplantationen f6ljs
ocksa av livslanga regelbundna kontroller. I ett samhallsekonomiskt perspek-
tiv innebdr bade behandling och monitorering kostnader for hilso- och sjuk-
varden, och konsekvenser for familjen.

Screening for X-ALD kan vara
kostnadseffektivt

Socialstyrelsen har gjort en litteratursokning efter hilsoekonomiska analyser
av kostnadseffektivitet av nyfoddhetsscreening for X-ALD. I tabell 1 redovi-
sas en artikel fran Storbritannien som berdknar kostnad per vunnet kvalitets-
justerat levnadsér (quality-adjusted life year, QALY) vid infort screeningpro-
gram for X-ALD jamfort med ingen screening. Resultatet pekar pa att
screening for X-ALD kan vara kostnadseffektivt.
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Tabell 1. Oversikt 6ver granskade halsoekonomiska studier

Studie Fragestallning/design Resursanvandning, kostnader Effektmatt, utfall Resultat Kommentar
Land Jamforelsealternativ
Typ av analys
Bessey et al. Kostnadseffektivitetsstu- Resursanvéndning och kostna-  Kvalitetsjusterade lev-  Kostnadsbesparing med 3,04 Studien utgar frén ett offent-
2018 [4] die der i sjukvarden och social om-  nadsdr, levnadsar miljioner GBP darligen ligsektorperspektiv i Storbritan-

Storbritannien

Screening vs €j scre-
ening

Beslutstrad

Tidshorisont: livstid
Diskonteringsranta: 3,5 %
for kostnader och nytta
Perspektiv: offentlig sek-
tor

sorg inklusive screening, moni-
torering, diagnos,
stamcellstransplantation samt
utbildningskostnader

79 vunna levnadsdr och 82
vunna QALY

nien och speglar forutsatt-
ningar i denna kontext.
Antaganden fill grund fér mo-
dellen baserades pd en litte-
raturgenomgdng samt klinisk
expertis.

Kanslighetsanalyser inklude-
rade bland annat alternativa
antaganden om férekomst av
X-ALD och alternativet att er-
bjuda screening som omfattar
bdde pojkar och flickor.
Studien finansierades av The
UK charity ALD Life och Blue-
bird Bio.

QALY: quality-adjusted life years, kvalitetsjusterade levnadsar.
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Nedan foljer en beskrivning av den studie som redovisar analyser av kost-
nadseffektivitet for screening, och dirmed relaterar kostnaderna for scre-
eningen till forvantad patientnytta: Bessey et al. 2018 [6], "Economic impact
of screening for X-linked Adrenoleukodystrophy within a newborn blood
spot screening programme”. Studien undersokte kostnader, levnadsar och
kvalitetsjusterade levnadsér, och jamforde en situation med allmén nyfodd-
hetsscreening for X-ALD bland pojkar med att inte ha screening. Studien in-
kluderade vardkostnader inklusive de for screening, monitorering, diagnos,
stamcellstransplantation samt utbildningskostnader for personer som utveck-
lar cerebral X-ALD. Modellen antog att behandling med stamcellstransplan-
tation var mdjlig vid screening. Vidare antogs att ingen utdver de personer
som identifierades med X-ALD via familjehistorik kunde genomga trans-
plantation i jdmfOrelsealternativet ”ingen screening”. Studien anviande det
sjukdomsspecifika méittet pa funktionsnedsittning, ”ALD-disability rating
scale” (ALD-DRS), och kopplade forviantade livskvalitetsvikter enligt livs-
kvalitetsinstrumentet EQ-5D till ALD-DRS olika nivaer. For personer med
X-ALD utan kliniska symtom och for patienter utan funktionsnedsittning
(ALD-DRS 0) antogs en livskvalitet som motsvarade den hos den allménna
befolkningen.

Enligt modellen skulle en allmén screening av pojkar i Storbritannien
kosta 402 000 brittiska pund for en fodelsekohort med 780 000 barn per ar.
Berédkningarna i modellens grundantaganden skulle resultera i totalt 79 vunna
levnadsar och 82 vunna kvalitetsjusterade levnadsar for de 18 pojkar som
identifieras, varav 10 skulle drabbas av cerebral X-ALD. Den totala sjuk-
domskostnaden berdknas minska med 3,04 miljoner brittiska pund arligen
med infOrt screeningprogram jamfort med att inte inféra screening.

Modellanalysen anvénder prognosskattningar om forvéintad 6verlevnad for
personer som ingdr i ett monitoreringsprogram efter screeningupptiackt X-
ALD. Prognoserna bygger pé extrapoleringar fran studier som foljt personer
som behandlats och som inte behandlats med stamcellstransplantation, dar
medeloverlevnaden var 19 ar. I grundanalysens resultat skulle en person med
cerebral X-ALD 1 genomsnitt vinna 8 levnadsar och 8,5 kvalitetsjusterade
levnadsar vid inférande av screening for X-ALD.

Eftersom analysen visar att alternativet med allmén screening skulle inne-
bira bade en kostnadsbesparing och en vinst i kvalitetsjusterade levnadsar,
drog forfattarna slutsatsen att screening dr ett dominant alternativ i den hélso-
ekonomiska modellen, framfor alternativet att inte ha nagon screening. Stu-
dien presenterar ocksa resultat frin kinslighetsanalyser dér forfattarna har
provat alternativa antaganden for bland annat incidens for X-ALD, andel som
utvecklar den cerebrala formen av sjukdomen samt alternativet att erbjuda
screening till bade pojkar och flickor. Forfattarnas slutsats ar att givet anta-
ganden som gjorts i modellen sa skulle screening for X-ALD kunna vara
kostnadseffektivt. Studien &r finansierad av patientforeningen ALD Life och
foretaget Bluebird Bio.
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Halsoekonomisk analys utifrdin
svenska kostnadsdata

Som en del av Socialstyrelsens modell for att bedoma, inféra och folja upp
screeningprogram [7] ska screeningprogrammets kostnadseffektivitet virde-
ras. Analysen ska belysa om kostnaderna for att erbjuda screening for sjuk-
domen kan bedémas som rimliga i forhallande till nyttan av atgérden och till
behovet. I den foljande hilsoekonomiska analysen av nationell screening for
X-ALD jamfors alternativen:

 nuvarande situation med diagnos utifrdn kliniska symtom
+ screening for X-ALD med PKU-provet som tas sa nira 48 timmar efter
fodseln som mojligt, déir 1 dagslaget 25 andra tillstdnd ingar.

For den hélsoekonomiska analysen anpassades den modellstruktur som tidi-
gare anvints for Socialstyrelsens analyser av screening for cystisk fibros och
SCID. En viktig aspekt for screening for X-ALD ér att ett nationellt scre-
eningprogram skulle innebéra att fler barn med den klassiska barndomsfor-
men av cerebral X-ALD kan erbjudas stamcellstransplantation jamf{ort med
nulédget, da detta ofta dr for sent for barn som identifieras utifran kliniska
symtom. I avsnittet Utgdangspunkter nedan beskrivs analysens 6vriga ut-
gangspunkter, och avsnittet Kdnslighetsanalyser rapporterar resultaten som
visar att ett nationellt screeningprogram kan vara kostnadseffektivt och till
och med kostnadsbesparande. Analysen bygger pa ett flertal antaganden och
beddmningar som arbetats fram av Socialstyrelsens experter. Betydelse for
beddomningen av kostnadseftektiviteten har laboratoriekostnaden for att ligga
till test for X-ALD, organisation av ldngtidsuppfoljning och 1 vilken utstriack-
ning bedomningen tar hinsyn till kostnader som faller utanfor hilso- och
sjukvérden, inklusive produktionsforluster.

Utgdngspunkter

Socialstyrelsen har gjort en modellbaserad analys for att beskriva konsekven-
ser for hdlsovinster och kostnader av att infora test for X-ALD 1 den befint-
liga screeningen med PKU-provet. Analysen anvinder nyckeluppgifter fran
det vetenskapliga underlaget och dess artikelunderlag kring epidemiologin
for X-ALD. Socialstyrelsens experter har granskat och diskuterat analysernas
utgdngspunkter och gett rdd kring antaganden som gjorts for modellen.

Den hilsoekonomiska modellen tar hdnsyn till kostnader for hélso- och
sjukvérd och for produktionsbortfall, och till hdlsovinster i form av 6kad
overlevnad och forbéttrad livskvalitet vid minskade konsekvenser av X-
ALD. Modellen belyser kostnader for screeningprogrammet och hélsovinster
i ett livstidsperspektiv for en fodelsekohort, det vill sédga barn fodda under ett
ar i Sverige.

Analyserna har utgétt fran att alla barn med X-ALD som identifieras via
screening genomgér stamcellstransplantation om de utvecklar den klassiska
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barndomsformen av cerebral X-ALD. Vid screening antar modellen monito-
rering av personer med identifierad X-ALD fran fodseln fram till tidiga
tecken pé cerebral X-ALD eller upp till 40 ars alder. Nuldget, utan screening,
modelleras s att diagnostik baseras pa symtom, vilket antas innebéra att en
stamcellstransplantation inte d4r genomforbar da sjukdomen upptécks for sent.
Medelédldern vid debut av den klassiska barndomsformen av cerebral X-ALD
har antagits vara 7 ar. Personer som utvecklar den cerebrala formen av sjuk-
domen i vuxen dlder har uteslutits fran analysen, eftersom underlaget for be-
handling av dessa personer med stamcellstransplantation #r litet. Overlevna-
den styrs av om stamcellstransplantation kan genomforas eller om den
uteblir. Transplantationen i sig innebér en nagot forhojd risk for att patienten
avlider, men efter genomgéingen behandling har modellen rdknat med en
overlevnad som motsvarar den allménna befolkningens. Om transplantat-
ionen uteblir pd grund av att diagnos stélls utifrdn kliniska symtom, antas en
genomsnittlig 6verlevnad pa 3 ar. Personer diagnostiserade via kidnd familje-
historia ldmnas utanfor analysen. Utfallet for dessa personer fordndras inte av
ett inforande av nyfoddhetsscreening for X-ALD, eftersom de kan monitore-
ras och vid behov erbjudas stamcellstransplantation redan i dag.

Det saknas svenska studier av resursanvandning vid behandling med stam-
cellstransplantation for personer med X-ALD. En svensk studie belyste dére-
mot hilso- och sjukvéardens kostnader for 14 barn med svar kombinerad im-
munbrist (SCID) som fétt stamcellstransplantation fore och efter 6 ménaders
alder, med 6 respektive 8 barn i de tva grupperna [8]. Socialstyrelsens pro-
jektgrupp bedémde att denna studies berdkningar for stamcellstransplantation
fore 6 ménaders alder vid SCID ocksa kan spegla forviantade kostnader vid
stamcellstransplantation for personer med den klassiska barndomsformen av
X-ALD. Studien berdknade hélso- och sjukvéardens kostnader fore och efter
transplantationen upp till 15 ér efter ingreppet. Bilagorna till artikeln redovi-
sar mer detaljerade uppgifter for resursanvindning, sdsom varddagar pa sjuk-
hus och 6ppenvérdsbesok per ar. Dér framgér tydligt att majoriteten av kost-
naderna uppkommer under de forsta tva aren efter
stamcellstransplantationen, och att efter denna fas tillkommer begridnsade
kostnader for uppfoljning och likemedelsbehandling i 6ppenvarden.

For dem som insjuknar i den klassiska barndomsformen av cerebral X-
ALD men som inte genomgar transplantation, berdknar modellen resursat-
géng for hélso- och sjukvérden, socialtjdnsten och personlig assistans baserat
pa bedomningar fran Socialstyrelsens projektgrupp. Den resursatgang som
inkluderats dr kostnader for utredning och uppfoljning av sjukdomsforloppet,
storre medicinska insatser, slutenvard, personlig assistans, habilitering, hjélp-
medel sasom lift och rullstol samt palliativ vard. Modellen berdknar dven
kostnader for produktionsbortfall for vardnadshavare till barn med cerebral
X-ALD. Kostnaderna har himtats frdn 2019 &rs prislistor. I de fall priser for
2019 inte kunnat anvéndas har justeringar till 2019 ars prisnivd med konsu-
mentprisindex (KPI) utforts. Framtida kostnader och hélsoeffekter har dis-
konterats med 3 procent, enligt svensk praxis i Tandvards- och ldkemedels-
forménsverkets riktlinjer for hidlsoekonomiska bedomningar [9].

Halsovinster till f6ljd av nationell screening berdknas som dkat antal lev-
nadsér och okat antal kvalitetsjusterade levnadsar for en fodelsekohort.
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Kostnadseffektiviteten bedoms genom att jamfora merkostnaden for ett in-
forande av nationell screening for X-ALD med forvéntade hilsovinster i en
sé kallad inkrementell kostnadseffektkvot (incremental cost-effectiveness ra-
tio, ICER). En atgérd som &r bdde kostnadsbesparande och ger hilsovinster
jamfort med sitt alternativ betecknas som en dominant strategi.

Tabell 2 redovisar en sammanstéillning av nyckeluppgifter i modellana-
lysen. Modellen har byggts som ett beslutstriad, dar utfallet styrs av mojlig-
heten att erbjuda stamcellstransplantation, eftersom denna ger bade hilso-
vinster enligt kliniska studier och minskar resursanvandningen i form av
insatser inom varden och omsorgen.

Analysen utgar fran att merarbetet for att ldgga till ett test i den befintliga
nyfoddhetsscreeningen blir begrinsat, eftersom en organisation for att ta
blodprovet redan finns etablerad. Aven metoden pé laboratoriet anvinds re-
dan i dag, och X-ALD kan inkluderas i det befintliga flodet. Kostnaden pa
PKU-laboratoriet for att inkludera X-ALD i den befintliga nyfoddhetsscre-
eningen dr enligt en skattning inom projektet omkring 600 000 kronor, inklu-
sive administration och omtestning under det forsta aret da ett nytt datahante-
ringssystem installeras. Foljande ar skattas kostnaden till 500 000 kronor mer
an for dagens analyser, som sker inom ramen for PKU-screeningen. I modell-
analyserna har denna bedomning anvénts som utgdngspunkt. Analysen har
inte beaktat att utredningarna kan visa att barnen som har ett avvikande resul-
tat i den forsta analysen pa laboratoriet kan ha andra sjukdomstillstand &n X-
ALD. For dessa barn skulle utredningen kunna ge mojlighet till tidigare in-
satser fran hélso- och sjukvérden, vilket forvéintas 6ka bade hélsovinster och
kostnader.
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Tabell 2. Incidens, overlevnad, resursanvdandning, produktionsbortfall, kostnader och hdlsovinster for personer med den med klassiska
barndomsformen av cerebral X-ALD, med och utan stamcellstransplantation

Utebliven stamcells-

Parameter X-ALD Stamcelistransplantation N Referens
transplantation

Antal fédda barn per arl 116 000 [10]

Antal fédda pojkar per ér2 60 000 [10]

Incidens

X-ALD fotalt

Cerebral X-ALD (klassisk barndomsform)

Alder vid debut av cerebral X-ALD (klassisk barndoms-
form)

Tidshorisont
Overlevnad

Risk att avlida vid stamcellstransplantation
Kliniska faktorer m.m.

Andel som testas i nationell screening
Screeningtestets k&nslighet
Férdelning vid nuldge

Férdelning vid screening

Livskvalitet

3 per 100 000 nyfédda

1 per 100 000 nyfédda

7 ar
0-90 &r (max)
Befolkningens dldersrelaterade
Sverlevnad
8 %
100 %
100 %
0%
100 %

Medel i svensk befolkning

3ar

100 %

0%

Medel i svensk befolk-
ning fram fill insjuk-
nande, sedan enligt
ALD-DRS1 (0,639)

Bilaga: Vetenskapligt
underlag
Bilaga: Vetenskapligt
underlag
Bilaga: Vetenskapligt
underlag

Bilaga: Vetenskapligt
underlag
Bilaga: Vetenskapligt
underlag

Antagande
Antagande
Antagande
Antagande

Antagande, [6]

SCREENING FOR X-BUNDEN ADRENOLEUKODYSTROFI (X-ALD)
BILAGA - SOCIALSTYRELSEN



Tabell 2 forts.

Utebliven stamcells-

Parameter X-ALD Stamcelistransplantation . Referens
transplantation
Screening, monitorering och stamcellstransplantation
igrheoer?lng, PKU-laboratoriets merkostnad per fédelse- 400 000 kr
Stamcellstransplantation
Fére behandling 1096 677 kr [8]. justerat med
Eftervard 2085 123 kr KP! fll 2019 ars
prisniva
Uppfolining, teambesdk barnmedicin (5-17 ar) 10 848 kr [11]
Uppfolining, teambesok neurologi (> 17 ar) 5736 kr
Arligt antal uppfaljningstillfélien 1 Antagande
Arlig kostnad I&kemedelsbehandling 24 326 kr Antagande, [8]
Monitorering (vid screening)?)
Kostnad per undersdkningstillfalle
0-6 ar 18 086 kr Antagande, [11]
7-17 ér 15 586 kr Antagande, [11]
> 17 &r 4738 kr Antagande, [11]
Arligt antal undersékningar
0-2 ar 1 fillfalle Antagande, [11]
3-9 ar 2 fillféllen Antagande, [11]
10-39 ar 1 fillfalle Antagande, [11]
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Tabell 2 forts.

Parameter

X-ALD Stamcelistransplantat-

Utebliven stamcells-

Referens

ion transplantation
Vérd och omsorgsinsatser vid cerebral X-ALD (klassisk
barndomsform)
. g 2 teambesok4 per &r, ytterligare 1
Utredning/uppfdljning besék per ar hos bamneurolog 25 540 kr Antagande, [11]
Inséttande av perkutan gastro-
Medicinska insatser stomi och baklofenpump ett ar 124 420 kr Antagande, [12]
efter diagnos, engdngskostnad
Slutenvérd 10 dogor slutenvard per ar, eff ar 114 505 kr Antagande, [11]
efter diagnos
Personlig assistans per ar, frdn och
med ett ar efter diagnos® Antagande, [13
Personlig assistans 113 timmar per vecka (genom- 1974 462 kr 14] 9 R
snitt for dldersgruppen i person-
krets 3; timersattning 336 kr)
T 9 &l
Habilitering qumtenngsmsofser arligen efter 15 590 kr Antagande, [15]
diagnos
Engdngskostnad fér vardséing Anfagande, pris-
Hjclpmedel - ’ 35750 kr uppdgifter frén
rullstol och mobil lyft
Lunds kommun
Palliativ vérd
. ) Vérd pd hospis 3 veckor arligen
Under sjukdomstiden . - 100 800 kr Antagande, [15]
ett ar efter diagnos
I samband med dédsfall Vard pd hospis sista tva levnads- 67 200 kr Antagande, [15]

veckorna
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Tabell 2 forts.

Parameter X-ALD §tumce|lstranspluntut- Utebliven sh:.lmcells- Referens
ion transplantation
Produktionsbortfall
Forvantat férlorat produktionsvérde per dag?) 1 447 kr [16]
Transplantation
Isolering av smittskyddsskdal 90 dagar Antagande
Vgrddogor pa sjukhuset fore transplantation, 40 dagar Antagande, [8]
vard av barn
Vgrddogor pa sjukhuset efter fransplantation, 68 dagar Antagande, [8]
vard av barn
Monitorering (vid screening)
Per underspknlpgshllfolle (vérdnadshavare Hill 1 dag Anfagande
barn upp till 7 &r)
Per undersékningstillfalle (v@rdnadshavare fill
barn 7 &r och dldre samt vuxna med X-ALD) 0.5dag Anfagande
Vid cerebral X-ALD (barmdomsform)
Per barn, vardnadshavares frdnvaro frdn arbets- | fordider med 100 %
frédnvaro 1 ar efter dia- Antagande

marknaden
gnos

) Antagande utifrén antal nyfédda ér 2018 i Sverige (n=115 832). 2 Antagande utifrdn antal nyfddda pojkar &r 2018 i Sverige (n=59 534).3)| monitorering ingdr en undersdkning med magnetisk
resonanstomografi (MRT) samt ett teambesdk upp till 17 &rs &lder. For barn under 7 ér fillkommer narkos vid MRT. Barn under tre &r antas genomgd arliga undersékningar och i dldrarna 3-10 &r antas
halvdrsvisa undersdkningar. Efter 10 &r genomférs arliga kontroller, vilket i modellen antas upphdra vid 40 ér. Kontroller efter 18 &r antas bestd av enbart en MRT-undersékning. 4Teambesdk med
barnneurolog, endokrinolog, psykolog, kurator. $Baserat p& genomsnittligt antal immar per vecka med personlig assistans i dldern 0-14 i personkrets 3 samt maxersdttning (336 kr/timma). ¢ Arliga
habiliteringsinsatser inkluderar: sex sjukgymnastbesdk, fyra arbetsterapeutbesok, fyra logopedbesdk samt fyra kuratorbesdk. 71Berdknat frdn érsinkomst utifrdn genomsnittlig m&nadslon inklusive
sociala avgifter samt h&nsyn fill sysselséttningsgrad (71%) och genomsnittlig veckoarbeftstid (30,5 timmar).
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Kdanslighetsanalyser

Socialstyrelsen har provat modellens utgdngspunkter och antaganden i sju
kinslighetsanalyser, for att se vilka faktorer som har storst betydelse for be-
domningen av kostnadseffektivitet. Tabell 3 visar de alternativa antagandena
for modellanalysen.

Tabell 3. Kanslighetsanalyser utifran projektets antaganden

Parameter

Hogt varde Lagt varde
PKU-laboratoriets merkostnader for test av X-ALD 750 000 kr 450 000 kr
Férandrade kostnader +20 % -20 %
Incidens cerebral X-ALD (klassisk barndomsform) 2 per 100 000 -
Risk att avlida vid stamcellstransplantation - 3%
Overlevnad cerebral X-ALD (klassisk barndoms- 5ar B
form)
Diskontering 5% 0%
L&gre assistansersattning per timme - 3.00 kr per

fimme

Screening kan vara kostnadseffektivt

Modellanalysen pekar pé att screening for X-ALD &r kostnadsbesparande 1
ett brett samhéllsekonomiskt perspektiv, och leder till stora hilsovinster for
personer som annars skulle insjukna i cerebral X-ALD.

Tabell 4 redovisar kostnader och hélsovinster frdn grundanalysen. Férutom
kostnaden for stamcellstransplantationen, inklusive vardkostnader fore och
efter ingreppet, utgor dven kostnader for uppfoljning av personer med X-
ALD betydande poster i den totala sammanstidllningen. Modellen har utgétt
fran nuldget i Sverige, dér personer uppticks med kliniska symtom och dér
de inte kan bli aktuella for stamcellstransplantation pd grund av for 1dngt
gangen sjukdom. Dessa barn kommer att behdva omfattande stod fran hilso-
och sjukvérden och socialtjansten pa grund av sjukdomen. De barn som iden-
tifieras 1 screening forvintas kunna erbjudas en stamcellstransplantation i tid
for att forhindra sjukdomens utveckling, vilket innebér stérre hilsovinster. I
ett samhaéllsperspektiv forvintas dessa hélsovinster vid screening ocksé
minska franvaro fran arbete for fordldrar till f6ljd av minskad sjukdoms-
borda.

Nyfoddhetsscreening for X-ALD forvéntas vara kostnadsbesparande bade
i ett brett samhallsperspektiv och med ett sndvare perspektiv, som endast tar
hénsyn till resursanvdndning och kostnader som uppstar i hilso- och sjukvér-
den och socialtjansten. Samtidigt forvédntas betydande hélsovinster for de
personer som slipper fa en fortskridande cerebral X-ALD. Eftersom nyfodd-
hetsscreening for X-ALD forvéntas innebéra bade kostnadsbesparingar och
hélsovinster, berdknas inte kostnaden per vunnet kvalitetsjusterat levnadsér.

Som framgar av tabell 4 innebar mojligheten att erbjuda stamcellstrans-
plantation till alla med X-ALD innan de insjuknar i den cerebrala formen av
sjukdomen visentliga kostnadsbesparingar per fodelsekohort. Detta eftersom
konsekvenserna av cerebral X-ALD édr s omfattande och langvariga, dven
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om det ror sig om ett begransat antal fall. For hdlso- och sjukvarden forand-
ras kostnadsbilden sé att kostnaderna for uppfoljning och monitorering samt
stamcellstransplantationer 6kar, medan behandlingskostnaderna for cerebral
X-ALD och kostnaderna for socialtjdnst, personlig assistans och palliativ
vard minskar vid ett inforande av nyfoddhetsscreening. De stora besparing-
arna ligger dock inom personlig assistans dir kostnaderna i dag ar stora till
foljd av de omfattande behov som personer med cerebral X-ALD har.

Kostnaden per ér for att erbjuda screening for X-ALD berédknas i modellen
till totalt omkring 600 000 kronor per fodelsekohort. Kostnaderna for enbart
screeningen i relation till antalet personer som diagnostiseras tidigare med X-
ALD é&r omkring 517 000 kronor per fall, men denna information &r otillrick-
lig for att avgdra om ett nationellt screeningprogram &r kostnadseffektivt.
Darfor omfattar analyserna ocksa 6vriga konsekvenser for hilso- och sjuk-
varden, socialtjdnsten och samhillet i stort.
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Tabell 4. Totala kostnader och halsovinster i ett livstidsperspektiv for en
arskohort pojkar fodda i Sverige (n = 60 000; medelvarde nyfédda pojkar
2018). Framtida konsekvenser diskonterade med 3 procents rdnta. Kost-
nader i kronor, avrundat till narmaste hundratal.

Nuldge Screening Skillnad

Halso- och sjukvard
Screening - 600 000

Vard och omsorg vid cerebral X-ALD

Utredning/uppfdljning 83100 -

Medicinska insatser 71 500 -

Slutenvérd 287 000 -

Habilitering 50 700 -

Hjdlpmedel 20 600 -

Palliativ vard 309 400 -

HSCT mdjlig

Utredning - 12 600

Vardkostnad fére HSCT - 1061 900

HSCT och eftervérd - 1 955 400

Uppfdlining - 167 100

Lakemedel - 531 900

Monitorering - 1024 200
Socialfjansten

Personlig assistans 4 948 500 -

Vard- och omsorgskostnader, totalt 5770 800 5353 200 -417 600
Produktionsbortfall

Vardnadshavare fill barn med 819 400

cerebral X-ALD

HSCTY - 232 600

Monitorering X-ALD - 68 600
Produktionsbortfall, totalt 819 400 301 100 -518 300
To’r)olo kostnader (vérd/omsorg, produki- 6 590 200 5 654 300 -935 900
ion

Halsovinster
Levnadsar 10,7 33,4 22,7

Kvalitetsjusterade levnadsdr, QALY 6.9 28,0 21,1

HSCT: hematopoetisk stamcellstransplantation. QALY: kvalitetsjusterade levnadsar. 1) Omfattar vardnads-
havares arbetsfrénvaro vid HSCT och individens egen som vuxen vid uppfélining av HSCT.

De totala ldngsiktiga kostnaderna for samhéllet per rskohort for att infora
nyfoddhetsscreening for X-ALD berdknades till 5,7 miljoner kronor per fo-
delsekohort. I denna nuvérdesberdkning av de totala l&ngsiktiga kostnaderna
diskonteras framtida handelser efter antagandet att de vérderas ldgre ju ldngre
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in 1 framtiden de intréffar. Berdkningen foljer vedertagna riktlinjer for ekono-
miska utvirderingar. Merparten av detta utgors av kostnader for hélso- och
sjukvarden (5,4 miljoner kronor). Detta kan jimforas med dagens situation,
dér kostnaderna for sjukdomen 1 stor utstrickning bérs av individen, famil-
jen, arbetsmarknaden och socialforsékringen. Den sammanlagda kostnads-
bordan for dessa berdknades till 6,6 miljoner kronor. Nuvérdet av kostnads-
besparingen for samhéllet blir da omkring 900 000 kronor, varav minskade
kostnader for personlig assistans svarar for 4,9 miljoner kronor. Mer adn half-
ten av de okade utgifterna for hilso- och sjukvarden uppkommer tidigt i poj-
karnas liv, i samband med test, utredning och behandling med stamcellstrans-
plantation. Kostnader for regelbunden uppf6ljning och lakemedelsbehandling
bidrar ocksd, men paverkar bedomningen av kostnadseffektivitet mindre, pa
grund av att dessa framtida konsekvenser diskonteras.

Nuvirdet av antalet vunna levnadsér per arskohort vid screening berdkna-
des till 22,7, och antalet vunna kvalitetsjusterade levnadsar till 21,1. Detta in-
nebdr en 6kning med 1 genomsnitt 19,6 levnadsér och 18,2 kvalitetsjusterade
levnadsar per pojke med cerebral X-ALD vid screening, jamfort med nuldget
utan screening.

Kénslighetsanalyserna visar att resultaten r robusta i de analyserade sce-
narierna, dar merkostnaden vid PKU-laboratoriet, incidens av cerebral X-
ALD (klassisk barndomsform), kostnader for vard, risk for att avlida vid
stamcellstransplantation samt forvintad 6verlevnad varierats i syfte att belysa
vilka faktorer som hade storst inverkan pa bedomningen av kostnadseffekti-
vitet. Resultatet fran kénslighetsanalyserna presenteras i tabell 5. Samtliga
kéanslighetsanalyser visar att screening for X-ALD é&r kostnadsbesparande
och har positiva hilso- och livskvalitetsvinster jamfort med nuldget utan
screening. Att anvianda den lagre ersittningsgraden for assistansersittning
(300 kronor per timme jamfort med maxersdttningen pd 336 kronor per
timme, som anvénts i grundanalysen) leder till en kostnadsbesparing ur ett
samhillsperspektiv, men resulterar i en kostnadsokning ur ett hilso- och
sjukvardsperspektiv med 110 000 kronor efter inférande av screening. Den
totala kostnaden fOr personlig assistans i1 nuldget skulle minska fran 4,9 mil-
joner kronor till 4,4 miljoner kronor vid den ldgsta erséttningsnivan per
timme for personlig assistans.
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Tabell 5. Deterministiska kanslighetsanalyser av kostnad per vunnet lev-
nadsar respektive per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar. Analyser med
ett samhadllsperspektiv. Kronor.

Parameter Resultat

Kostnadsbesparande och positiva hdlso- och

Grundanalysens resultat livskvalitetsvinster

Kostnad screeningtest
(1) 750 000 kr
(2) 450 000 kr
Hogre respektive Iagre kostnader
(3) +20 %
(4)-20%
Incidens cerebral X-ALD (klassisk
barndomsform)
(5) 2 per 100 000
Risk att avlida vid stamcellstransplantation
(6) 3%
Overlevnad cerebral X-ALD (klassisk barn-
domsform)
(7) 5 ér
Diskontering
(8)0%
(9)5%

Samtliga kosthadsbesparande och positiva
hdlso- och livskvalitetsvinster

Kostnadsbesparande ur ett samhdlisperspektiv
Lagre assistansersattning per timme och positiva hdlso- och livskvalitetsvinster
(10) 300 kr per timme 5 300 kronor per kvalitetsjusterat levnadsar
med ett hdlso- och sjukvardssperspekfiv.
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Litteratursdkning

Databas: PubMed Databasleverantor: NLM Datum: 2019-03-04
Amne: Halsoekonomisk utvdrdering av screening fér adrenoleukodystrophy hos nyfédda.

Séknr

1.

4.

Termtyp *)

Mesh

FT

Mesh/FT

Séktermer

Adrenoleukodystrophy[Mesh]

Adrenoleukodystroph*[tiab] OR melanodermic
leukodystroph*[tiab] OR melanodermic
leukodystroph*[tiab] OR siemerling-creutzfeldt
disease([tiab] OR addison disease and cerebral
sclerosis[tiab] OR X-ALD[tiab] OR bronze schilder
disease[tiab] OR X ALD[tiab] OR schilder addison
complex[tiab] OR adrenomyeloneuropath*[tiab]

10R2

"Costs and Cost Analysis"[Mesh] OR "Markov
Chains"[Mesh] OR "Computer Simulation"[Mesh]
OR "Quality-Adjusted Life Years'[Mesh] OR
"economics'[Subheading] OR cost[tiab] OR
costs[fiab] OR ufilit*[fiab] or QALY [fiab] OR quality
adjusted life year*[tiab] OR economic*[fiab] OR
budget impact[tiab] or resource*[ti] OR
financ*[tiab] OR pric*[tiab] OR willingness to
pay([tiab] OR resource utilisation[tiab] OR resource
utilization[fiab] OR cost[of] OR costs[ot] OR
financ*[of] OR economic*[ot] OR price[ot] OR
pricing[ot] OR gol[of] OR QALY [ot] OR quality
adjusted*[ot] OR willingness to pay[ot] OR
resource utilisation[ot] OR resource utilization[ot]
OR markov chain*[tiab] OR burden[tiab]

3 AND 4
Filters activated: Publication date from
2010/01/01, English.

Databas/
Antal ref. **)

1646

2077

2329

1571983
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