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Forord

Socialstyrelsen aterger i detta dokument den hélsoekonomiska analys som ta-
gits fram for screening for SCID. Underlaget har tagits fram och granskats av
experter pd omradet. Projektorganisationen finns presenterad i huvudrappor-
ten. Socialstyrelsens rekommendation om screening for SCID och myndig-
hetens modell for att bedoma, infoéra och f6lja upp nationella screeningpro-
gram finns publicerade pa myndighetens webbplats,
www.socialstyrelsen.se/riktlinjer/nationellascreeningprogram.
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Sammanfattning

Samstdmmiga analyser i internationell litteratur pekar pa en mattlig kostnad
per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar for screening for SCID. Socialstyrelsen
har analyserat kostnadseffektiviteten av att infora nyfoddhetsscreening for
svar kombinerad immunbrist i det befintliga programmet for screening med
PKU-provet i Sverige. Analysen omfattar en genomgéng av publicerade stu-
dier och rapporter pd omradet samt berdkningar i en hdlsoekonomisk modell
som baseras pa bland annat svenska data.

Det finns ett antal publicerade studier som belyser frdgan. Resultaten 1
dessa innehéller flera osékerheter eftersom patientdata fran kliniska och epi-
demiologiska studier behover kompletteras med antagande om exempelvis
langtidseffekter. Det finns i studierna ett tydligt stod for att sjukvardskostna-
den per barn med SCID blir lagre om stamcellstransplantation kan genomfo-
ras tidigt och innan barnet drabbats av infektioner. En forutsittning for detta
ar att tillstdndet identifieras innan barnet drabbas av infektion. For barn utan
familjehistorik dr nyfoddhetsscreening ett viktigt redskap.

For att bedoma kostnadseffektiviteten for screening for SCID behdver
kostnadsbesparingarna for tidig stamcellstransplantation:

+ stillas mot kostnader for att genomfora screening och kompletterande ut-
redningar; samt

+ relateras till forvintade hédlsovinster mitt som dverlevnad och vunnen livs-
kvalitet.

Socialstyrelsens analys av kostnadseffektiviteten for att inkludera test for
SCID 1 den befintliga nyfoddhetsscreeningen i Sverige visar pd en mattlig
kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar. Resultaten &r robusta i alla de
analyserade scenarierna dér pris pa screeningtest, incidens av SCID, overlev-
nad for barn med SCID, kostnader for vard samt omfattning av resursanvind-
ning varierats i syfte att belysa vilka faktorer som har storst inverkan pé be-
domningen av kostnadseffektivitet.
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1. Fa studier av kostnadseffektivitet
for screening for SCID

Socialstyrelsen har analyserat kostnadseffektiviteten av att infora svar kom-
binerad immunbrist (SCID, severe combined immunodeficiency) i den be-
fintliga screeningen med PKU-provet i Sverige. Nedan presenteras forst en
oversikt av befintliga publikationer inom omradet, darefter berdkningar i en
héilsoekonomisk modell.

1.1 Kostnadseffektivitet vid screening for
SCID - viktiga aspekter

Svar kombinerad immunbrist dr ett samlingsnamn for de allvarligaste for-
merna av medfédda immunbrister. Sjukdomarna &r arftliga och orsakas av
fordndringar i olika gener. Enligt Socialstyrelsens vetenskapliga underlag sa
ar forekomsten 1 véstvérlden cirka 2 av 100 000 nyfodda barn. Uppskatt-
ningsvis fods det 2-3 barn i Sverige per &r med svar kombinerad immunbrist.
For séllsynta tillstdnd som SCID bygger det vetenskapliga underlaget vanli-
gen pé studier med begrénsade patienturval och nya behandlingar utvirderas
vanligen mot historiska kontrollgrupper. Resultaten ska darfor tolkas i ljuset
av metodologiska begriansningar. Detta paverkar d&ven mdjligheter att berdkna
konsekvenser for patientnytta och kostnader pa kort och lang sikt.

Barn med SCID far redan under de forsta levnadsmanaderna ménga och
svara infektioner. Symtomen tilltar med tiden och obehandlat leder tillstandet
till doden fore 2 ars alder [1]. Det dr avgorande for 6verlevnaden att diagno-
sen stélls tidigt, helst under de tre forsta levnadsmanaderna och innan barnet
drabbats av allvarliga infektioner. En hdlsoekonomisk analys av att infora
nationell screening for SCID behover darfor belysa konsekvenser for hilsa
och livskvalitet samt resursanvindning och kostnader av att kunna erbjuda
effektiv behandling tidigt och fore barnet drabbats av infektioner.

Barn med SCID behandlas med hematopoetisk stamcellstransplantation
som kan bota sjukdomen. For att transplantationen ska kunna ge bra resultat
ska den som tar emot blodstamceller vara sa fri fran infektioner som mojligt.
Det dr ocksé viktigt att donatorn har en HLA-typ som é&r sa lik patientens
som mojligt. Transplantationen kréver forberedande behandling med cytosta-
tika och immunglobulin samt eftervird. Det finns stora risker dven vid be-
handling med stamcellstransplantation [2]. Barnet behdver héllas isolerat un-
der flera veckor och ibland ménader fore och efter transplantationen for att
undvika infektioner. Om stamcellstransplantationen far optimalt resultat kan
immunforsvaret fungera normalt efter 2 ar. Transplantationen f6ljs av livs-
langa regelbundna kontroller. I ett samhillsekonomiskt perspektiv innebar
behandlingen kostnader for hédlso- och sjukvirden och far d&ven konsekvenser
for familjen.
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Tva viktiga faktorer som paverkar sévil resursanviandning som hilsovins-
ter 4r om transplantationen kan ske tidigt och om stamcellsdonatorn matchar
barnet védl. Om transplantationen kan ske med celler fran ett HLA-identiskt
syskon och redan nir barnet dr ndgon ménad gammalt behdver ingen cell-
giftsbehandling ges och studier pekar pa att nidra 100 procent av dessa barn
kan botas och blir friska. Saknas ddremot en syskongivare anvinds en HLA-
identisk givare, eller stamceller fran navelstrangsblod. Resultaten ar dven da
mycket goda vid en tidig transplantation, och i den medicinska litteraturen
anges att mellan 65 och 90 procent av barnen botas [2]. En senare diagnos in-
nebdr att barnet under lidngre tid varit utsatt for smittorisker som kan fordrdja
stamcellstransplantationen och dven forsdmra utfallet for dem som har aktiv
eller utlakt infektion jamfort med dem som aldrig varit infekterade [3].

Screening for nyfodda for att identifiera barn med SCID innan de fatt kli-
niska symtom péverkar kostnader och hélsovinster péd kort och 14ng sikt.
Detta framforallt genom att det blir mojligt att sétta in en effektiv och tidig
behandling for barn med verifierad SCID. Screeningtestet ger dven sa kallat
falskt positiva svar dir vidare utredning kan utesluta SCID som orsak till re-
sultatet. For dessa individer kan istéllet vidare utredning identifiera andra be-
hov. Denna studie har inte beaktat eventuella hilsovinster eller negativa kon-
sekvenser av for de barn och familjer som drabbas av falskt positiva svar
annat d4n genom kostnader for utredning som utesluter SCID.

1.2 Screening for SCID kan vara
kostnadseffektivt

I tabell 1 redovisas atta artiklar varav fyra belyser kostnadseffektivitet och
fyra enbart kostnader. Tre av artiklarna kommer fran USA, tva fran Storbri-
tannien, en fran Nya Zeeland, en fran Frankrike och en fran Sverige. Tva av
studierna av kostnadseftektivitet redovisar resultaten som kostnad per vunnet
levnadsar och tvé redovisar kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsér,
QALY (Quality-Adjusted Life-Year). Tre av artiklarna belyser screening ge-
nom att berdkna och jamfora hélso- och sjukvérdens kostnader vid tidig re-
spektive sen stamcellstransplantation (hematopoetisk stamcellstransplantat-
ion, HSCT). Studierna har anvint olika definition av tidig respektive sen
stamcellstransplantation och grénsen har dragits nagonstans mellan tre och
sex manader.

Flera studier redovisar resursanviandning eller kostnader dversiktligt och
saknar bilagor med mer detaljerade uppgifter. Underlagen for att beskriva
langsiktiga resursbehov och kostnader dr begransade. Det ar inte heller tyd-
ligt 1 alla studier hur ldnge studiedeltagarna f6ljts upp.
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Tabell 1 - Oversikt 6ver granskade héalsoekonomiska studier

Studie
Land

Fragestallning/ design
Jamforelsealternativ
Typ av analys

Resursanvandning, kostnader

Effektmatt, utfall

Resultat

Kommentar

Chan et al
2011 [4]
USA

Ding et al
2016 [5]
USA

Kostnadseffekfivitetsstu-
die

Screening vs gj scre-
ening

Beslutstradd, Markovmo-
dell

Tidshorisont 70 ér
Samhdallsperspektiv

Kostnadseffekfivitetsstu-
die

Screening vs gj scre-
ening

Beslutstrad

Tidshorisont 5 &r for resur-
sanvdndning och be-
handlingsutfall samt livs-
tid fér éverlevnad
Halso- och sjukvardsper-
spektiv.

Resursanvandning i sjukvarden
(screening, diagnostiska test,
stamcellstransplantation, slu-
tenvard, 6ppenvdrd, immuno-
globulinterapi)

Foralders frénvaro
Transportkostnader

Resursanvandning i sjukvarden
(screening, diagnostiska test,
stamcellstransplantation, sjuk-
husinldggningar, intensivvard
och annan vard relaterad fill
SCID).

Kvalitetsjusterade lev-
nadsdr, levnadsar

Levnadsar

Kostnad per vunnet levnadsar
$ 25 429

Kostnad per vunnen QALY

$ 27 907

Kostnad per barn (alla)

- utan screening $ 8,89

- med screening $ 14,33

Kostnad per vunnet levnadsdr
$ 35311

Resursanvandning, kostnader
och mortalitet baseras pd en
enkdt fill féraldrar till 39 barn,
beddmningar av kliniska ex-
perter, registeruppgifter om
kostnader samt litteraturge-
nomgdang.

Behandlingskostnad efter
HSCT baserades pd& 74 barn
med SCID behandlade mel-
lan 1998 och 2006. Ovriga kdl-
lor inkluderar litteraturgenom-
gdang och
expertbeddmningar.
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Studie
Land

Fragestdlining/ design
Jamforelsealternativ
Typ av analys

Resursanvandning, kostnader

Effektmatt, utfall

Resultat

Kommentar

Chilcoftt et al
2017 [6]
Storbritannien

Health partners
2014 [7]
New Zeeland

Chan [8]
White paper
Storbritannien

Kostnadseffekftivitetsstu-
die

Screening vs gj scre-
ening

Beslutstrad

Tidshorisont 100 &r
Diskontering 3,5 procent
Halso- och sjukvardsper-
spekfiv.
Kostnadseffekftivitetsstu-
die

Screening vs gj scre-
ening

Beslutstrad

Tidshorisont: livstid
Halso- och sjukvardsper-
spektiv

Kostnadsanalys
Screening vs gj scre-
ening

Tidshorisont oklar.

Resursanvandning i sjukvarden
(screening, diagnostiska test,
slutenvérd, stamcellstransplan-
tation, IGkemedel inklusive im-
munoglobulinterapi, komplikat-
ioner)

Resursanvandning i sjukvarden
(screening, diagnostiska test,
stamcellstransplantation, do-
natorskostnad, behandlings-
kostnader, immunoglobulin-
terapi

Resursanvandning i sjukvarden
(screening, diagnostiska test,
slutenvérd, stamcellstransplan-
tation, 6ppenvard, immuno-
globulinterapi, foraldrars frén-
varo)

Kvalitetsjusterade lev-
nadsar, levnadsar

Levnadsar

Kostnad per vunnen QALY

£ 17 642 (95 % trolighetsinter-
vall £ 11 496 - £ 26 863)
Kostnad per vunnet levnadsdr
£ 18 591 (95% trolighetsinter-
vall £ 12052 - £ 28 85¢)
Ké&nslighetsanalyser.

Kostnad per vunnet levnadsar
NZ$ 30 409
Scenarioanalyser

Kostnad per nyfétt barn (alla)
- utan screening £ 11,28
- med screening £ 8,30

Resursanvandning, kostnader
och effektmdatt baseras pd lit-
teraturgenomgadng, register-
data och expertbeddm-
ningar.

Resursanvdndning, kostnader
och effektmatt baseras pd lit-
teraturgenomgdng, register-
data dver resursanvandning
fér 8 barn med SCID och ex-
pertbeddmningar.

Kostnader hédmtades frén brit-
fiska National Health Service
och studier genomférda i UK.
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Studie
Land

Fragestdlining/ design
Jamforelsealternativ
Typ av analys

Resursanvandning, kostnader

Effektmatt, utfall

Resultat

Kommentar

Clément et al
2015 [9]
Frankrike

Gardulf et al
2016 [10]
Sverige

Kubiak et al
2014 [11]
USA

Kostnadsanalys
Tidig vs sen stam-
cellstranplantation

Kostnadsanalys
Tidig vs sen stamcells-
fransplantation

Kostnadsanalys
Tidig vs sen stamcells-
fransplantation

Resursanvandning i sjukvarden
(screening, 6ppenvard, sluten-
vard).

Utbetalningar av socialférsérk-
ringar (omsorgsersattning och
annat valfardsstoéd)

Resursanvandning i sjukvarden
(screening, diagnostiskatest,
Sppenvadrd, slutenvard, |dke-
medel, vardtid, lokaler)

Resursanvéndning matt som
fakturerade sjukhusavgifter
uppdelat pd avgifter for vard
frén diagnos fill stamcellstrans-
plantation samt avgifter for
tfansplantation med upp fill 180
dagars uppfdljning.

Mortalitet

Mortalitet

Kostnad per patient (frén fod-
sel upp till 1 ar efter stamcells-
fransplantation)
-Sen€195776

-Tidig €86 179

Kostnad per patient (observe-
rad period varierar mellan 5
man och 15 &r 6 man)

-Sen HSCT € 423 642

- Tidig HSCT € 301 832

Kostnad per patient med fidig
respektive sen stamcellstrans-
plantation

-Sen $ 1458 045

- Tidig $ 365 785

Kostnader baserades pd 30
barn med SCID som genom-
gick stamcellstransplantation
mellan 2006 och 2010.
Utbetalningar av socialférsak-
ringar ar transfereringar och
betraktas inte som ett matt
pd resursanvdandning.

Kostnader baserades pd 14
barn med SCID som genom-
gick stamcellstransplantation
mellan 2000 och 2015.
Registerdataunderlag frén
KPP-databasen.

Kostnader baserades pd 25
barn med SCID som dia-
gnosticerades och behandla-
des mellan 2005 och 2011

QALY - Quality-adjusted life years, kvalitetsjusterade levnadsar
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Nedan foljer en beskrivning av de fyra studier som redovisar analyser av
kostnadseffektivitet for screening och darmed relaterar kostnaderna for scre-
eningen till forvantad patientnytta.

Chan et al 2011 [4] “A Markov model to analyze cost-effectiveness of
screening for severe combined immunodeficiency (SCID)”

Studien undersokte kostnader, levnadsar och kvalitetsjusterade levnadsar
och jimforde en situation med allmin nyféddhetsscreening med att inte ha
screening. Studien inkluderade kostnader for screening, test, slutenvard och
oppenvérd inklusive stamcellstransplantation samt immunologisk terapi.
Aven vissa icke-medicinska kostnader for forildrar inkluderades som var
kopplade till transport, vintetid och omvardnad. Studien hade inte tillgang
till direkta métningar av livskvalitet for barn med SCID utan anviande publi-
cerade studier om livskvalitet for andra tillstind hos barn som ger liknande
begransningar.

Med tidshorisonten 70 ar var genomsnittskostnaden per barn $8,89 utan
screening och $14,33 med allmén screening, Enligt modellen skulle en all-
man screening i USA kosta $22,4 miljoner per ar och resultera i 880 vunna
levnadsar och 802 vunna kvalitetsjusterade levnadsar. Kostnaden per vunnet
levnadsar var drygt $ 25 000 och kostnaden per vunnet kvalitetsjusterat lev-
nadsar var knappt $ 28 000. Studien presenterar ocksa resultat fran kénslig-
hetsanalyser dér forfattarna har prévat alternativa antaganden for bland annat
incidens for SCID, testens sensitivitet och specificitet, samt priset per scre-
eningtest. Artikelns slutsats ér att givet antaganden om kostnader for scre-
eningtestet sa skulle screening for SCID kunna vara ett kostnadseffektivt.

Ding et al 2016 [5] "Cost-effectiveness/cost-benefit analysis of newborn
screening for severe combined immunodeficiency in Washington State”
Studien undersokte kostnader och nytta med att inféra nyfoddhetsscreening
for SCID. Grinsen for tidig respektive sen stamcellstransplantation var i
denna studie 3,5 manader.

Studien inkluderade kostnader for screening, diagnostiska test och vard-
kostnader relaterade till SCID och stamcellstransplantation. Tidshorisonten
var fem ar for att virdera resursanvdndning och behandlingsutfall samt en ex-
trapolering till livstid for att finga hur forbattrad 6verlevnad 6kar patient-
nytta. Studien berdknade att kostnaden per vunnet levnadsar var drygt $
35 000. Artikelns slutsats dr att modellen visar att screening for SCID 1
Washington sannolikt dr kostnadseffektivt.

Chilcott et al 2017 [6] ”Cost-effectiveness of screening for severe combined
immunodeficiency (SCID) in the NHS newborn spot screening programme”
Studien avser en jaimforelse mellan att infora screening eller att inte infora
screening inom National Health Services 1 Storbritannien. I analysen ingér
kostnader for screening, diagnostiska test, slutenvéard, stamcellstransplantat-
ion, komplikationer samt ldkemedelsbehandling inklusive bland annat immu-
noglobulinterapi. Inom ramen for studien gjordes en bedomning livskvalitet
dér immunologer med hjilp av EQ5D-instrumentet bedomde livskvaliteten
for barn med SCID som transplanterats mellan aren 2000 och 2015, uppdelat

SCREENING FOR SVAR KOMBINERAD IMMUNBRIST
SOCIALSTYRELSEN



pa tidig respektive sen transplantation. Modellen inkluderade dven kostnader
for komplikationer och langtidsutfall baserat pé en tidigare studie. Artikeln
redovisade en kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar pa knappt

£18 000 1 basanalysen. Forfattarna papekar att resultaten ar kénsliga for anta-
ganden om diskonteringsfaktor, det vill sdga hur framtida kostnader och hél-
sovinster vags in 1 analysen.

Health partners 2014 [7] “Cost-effectiveness of newborn screening for se-
vere combined immune deficiency”

I studien jamfordes situationen att infora screening med att inte infora
screening i Nya Zeeland i en modellanalys med ett livstidsperspektiv. Ana-
lysen inkluderar kostnader for screening, diagnostiska test, stamcellstrans-
plantation, donatorskostnad, behandlingskostnad och immunoglobulinterapi.
Forfattarna anviander levnadsar som maétt pa hilsovinster istillet for kvali-
tetsjusterade levnadsar med argumentet att det saknas studier av livskvalitet
for personer med SCID. Fem- och tiodrsdverlevnad baseras pa studier fran
Storbritannien [12] och USA [3] samt pd nationell populationsstatistik fran
Statistics New Zealand. Modellanalysen ger prognoser for en genomsnittlig
overlevnad for SCID och stamcellstransplantation fore 3,5 méanader pa 72 ar,
och pé 42 ar for dem som transplanterades efter 3,5 ménaders alder. Studiens
basanalys redovisade en kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar pa
drygt 30 000 nyazeeldndska dollar. Rapporten drar slutsatsen att, baserat pa
de antaganden som gors, ligger kostnadseffektiviteten for tillagg av SCID till
screeningen for nyfodda 1 linje med det som accepteras for andra sjukvérds-
insatser. Forfattarna papekar ocksa att det finns osékerheter kopplade till den
langsiktiga effekter av behandling med stamcellstransplantationer och till att
uppgifter om vardkostnaden byggde pa ett litet antal patienter.

Chan [8]“Cost-effectiveness analysis of newborn screening for severe com-
bined immunodeficiency (SCID)”

Detta korta “white paper” jamfor kostnader for screening med ingen scre-
ening for SCID 1 Storbritannien. Studien inkluderar kostnader for screening,
diagnostiska test, stamcellstransplantation, 6ppen och slutenvard, immuno-
globulinterapi och produktionsbortfall. Det bor noteras att artikeln saknar
killor till uppgifter om resursanviindning och kostnaderna. Aven om studien
ska avse ett brittiskt perspektiv inkluderas produktionsbortfall vilket inte ef-
terfragas av brittiska myndigheter. De berdknade kostnaderna for en situation
med respektive utan screening fordelas per nyfott barn. Forfattaren drar slut-
satsen att screening dr kostnadsbesparande utifrdn en bedomning att de totala
sjukvérdskostnaderna skulle minska. Detta resultat skiljer sig frdn samma
forfattares berdkningar for en amerikansk kontext [4].

Clément et al 2015 [9] “Systematic neonatal screening for severe combined
immunodeficiency and severe T-cell lymphopenia: Analysis of cost-effec-
tiveness based on French real field data”

Studien analyserade kostnaderna till f61jd av inférande av nyfoddhetsscre-
ening och jamforde kostnaderna for patienter som genomgick tidig (fore 3
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manader) respektive sen (efter 3 manader) stamcellstransplantation. Vérd-
kostnaderna baserades pa 30 barn med SCID som behandlats pé ett franskt
transplantationscenter mellan aren 2006 och 2010. Artikeln sammanstiller
uppgifter om kostnader fran fodseln till ett ar efter stamcellstransplantat-
ionen. Kostnaderna omfattade screening, dppenvard, slutenvard och social-
forsdkringsersittning och ideellt stod. De tva senare ar transfereringar och in-
gér vanligen inte i underlag for att bedoma kostnadseffektivitet eftersom de
inte miter resursanvindning eller produktionsbortfall utan dr en forsakrings-
ersittning. Den totala kostnaden per patient vid sen stamcellstransplantation i
den franska studien var omkring € 196 000 och vid tidig stamcellstransplan-
tation var den mindre dn hélften eller omkring €86 000. Eftersom uppfolj-
ningstiderna skiljer mellan grupperna och den sena gruppen har en ldngre
vardtid fore transplantation &r inte dessa data fullt ut jimforbara utan skulle
kunna anvédndas som ett underlag i en modellstudie men som da kompletteras
ytterligare med data. Forfattarna kommenterar att priset per test kommer att
vara avgorande for en analys av kostnadseffektivitet.

Gardulf et al 2017 [10]“Costs associated with treatment of severe combined
immunodeficiency — rationale for newborn screening in Sweden”

I studien jamfors kostnaderna for tidig (fore 6 manader) respektive sen (ef-
ter 6 manader) stamcellstransplantation. Forfattarna motiverar en hogre al-
dersgrins utifran att det blivit endast en patient i gruppen tid stamcellstrans-
plantation om man anviant samma 3 eller 3,5 ménaders avgriansning som i
internationella studier. I studien ingick 14 barn med SCID som behandlats pd
Karolinska Universitetssjukhuset i Stockholm mellan aren 2000 och 2015,
och observerades mellan 5 manader och 15,5 ar. Kostnader och varddata
hiamtades fran KPP-databasen (Kostnad Per Patient) och omfattade 18 kost-
nadskomponenter (fastighetskostnader/lokalkostnader, hotellkostnad, perso-
nal, medicinsk service som transport, likemedel, inskrivningsavgifter till
olika avdelningar, rontgen, diverse tester och analyser samt overhead-kostna-
der). Studien visar att majoriteten av kostnaderna uppstér fore samt under det
forsta aret efter en stamcellstransplantation. Den genomsnittliga kostnaden
per patient vid sen HSCT var drygt €420 000 och vid tidig stamcellstrans-
plantation var den drygt €300 000. Aven om uppfoljningstiden varierade be-
tydligt mellan de 14 barnen med SCID som ingick i studien sa var medelupp-
foljningstiden likartad mellan grupperna och skillnaderna kan delvis
forklaras av enstaka fall med lang uppfoljningstid. Samtliga personer som
inte avlidit (10/14) hade minst ett rs uppfoljningstid efter stamcellstrans-
plantationen. Forfattarna drar slutsatsen att artikelns resultat stodjer ett beslut
om att infora screening for SCID hos nyfodda i Sverige.

Den svenska studien [10] har en ldngre uppfoljningstid dn den franska stu-
dien [9] vilket delvis kan forklara de hogre kostnaderna i den svenska stu-
dien. Det dr ocksa mojligt att KPP-databasen innehaller fler kostnadskompo-
nenter' in de uppgifter som fanns tillgéingliga for den franska analysen.

! Bland kostnaderna i KPP-databasen ér fastighetskostnader/lokalkostnader, hotellkostnad, personal, allménna likeme-
del och material, medicinsk service som transport, personligt utskrivna lakemedel, inskrivningsavgifter till olika avdel-

ningar, rontgen etc samt overhead-kostnader inkluderade.
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Kubiak et al 2014 [11] “Fiscal implications of newborn screening in the di-
agnosis of severe combined immunodeficiency”

Studien analyserar kostnader vid tidig respektive sen stamcellstransplantat-
ion. Forfattarna anvénder den internationella gransen 3,5 ménaders alder for
att skilja pa tidig och sen transplantation. Studien undersokte sjukhusavgif-
terna for 25 barn med SCID som behandlats vid tre olika transplantationscen-
ter mellan dren 2005 och 2011. Forfattarna berédknade att kostnad per patient
vid sen stamcellstransplantation var knappt 1,5 miljoner dollar och vid tidig
stamcellstransplantation knappt $ 370 000 métt upp till 180 dagar efter trans-
plantationen. Forfattarna pekar pé den korta uppfoljningstiden och menar att
de verkliga kostnaderna &r hogre. Samtidigt menar man att den utgiftsbordan
skulle bli mindre om fler kunde diagnosticeras tidigare och dirmed erbjudas
stamcellstransplantation tidigare.
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2. Halsoekonomisk analys utifran
svenska kostnadsdata

Som en del av Socialstyrelsens modell for bedomning, inférande och uppfol;-
ning av screeningprogram [13] ska programmets kostnadseftektivitet varde-
ras. Analysen ska belysa om kostnaderna for att erbjuda screening for sjuk-
domen kan beddmas som rimliga i forhallande nyttan av atgérden och till
behovet. I den foljande hdlsoekonomiska analysen av nationell screening for
SCID jamfors alternativen:

* nuvarande situation med upptickt genom familjér historik eller klinisk dia-
gnos baserat p4 symtom och

+ erbjudande om nyfoddhetsscreening for SCID inkluderat 1 screeningen
med PKU-provet som tas sé néra efter 48 timmar efter fodseln som majligt
dér 1 dagslaget 24 andra tillstdnd ingar.

Ett nationellt screeningprogram skulle innebéra att fler barn med SCID kan
erbjudas tidig stamcellstransplantation jamfort med nuldget. Internationella
studier pekar pa att omkring 70 procent av de drabbade inte har ndgon kind
familjehistorik och darfor far sin diagnos baserat pa kliniska symtom. Avsnitt
2.1 beskriver analysens utgangspunkter och avsnitt 2.2 rapporterar resultaten
som visar att ett nationellt screeningprogram kan vara kostnadseffektivt med
en maéttlig kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsér. Analysen bygger pa
ett flertal antaganden och bedomningar som arbetats fram av Socialstyrelsens
experter. Betydelse for bedomningen av kostnadseffektiviteten har pris per
test, organisation av langtidsuppfoljning och i vilken utstrackning bedom-
ningen tar hdnsyn till kostnader som faller utanfor sjukvérden inklusive pro-
duktionsforluster.

2.1 Utgdngspunkter

Socialstyrelsen har gjort en modellbaserad analys for att beskriva konsekven-
ser for hilsovinster och kostnader av att infora test for SCID i den befintliga-
screeningen med PKU-provet. Analysen anvédnder nyckeluppgifter fran det
vetenskapliga underlaget och dess artikelunderlag kring epidemiologin for
SCID. Socialstyrelsens experter har granskat och diskuterat analysernas ut-
gangspunkter och gett rdd kring antaganden som gjorts for modellen.

Den hilsoekonomiska modellen tar hdnsyn till kostnader for sjukvard och
for produktionsbortfall samt till hdlsovinster i form av 6kad 6verlevnad och
forbattrad livskvalitet vid minskade konsekvenser av SCID. Modellen bely-
ser kostnader inklusive screeningkostnader och hilsovinster i ett livstidsper-
spektiv for en fodelsekohort, det vill sdga alla barn fodda under ett ar i Sve-
rige.

Analyserna har utgétt ifran att alla barn med SCID skulle kunna erbjudas
stamcellstransplantation. Overlevnaden styrs av om stamcellstransplantation
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kan ges tidigt eller om den fordrdjs av att diagnos sitts utifran kliniska sym-
tom, som forst maste behandlaS. Nuldget utan screening modelleras sa att sen
diagnostik dven kan innebéra att forsenad eller utebliven transplantation vid
allvarlig infektion och dodfall.

En amerikansk studie av 240 barn med SCID rapporterade ar 2014 &ver-
levnad upp till fem &r uppdelat pé barn som fatt transplantation fore 3,5 ma-
nader (sa kallad tidig) respektive efter 3,5 ménader (sé kallad sen) [3]. Denna
och en epidemiologisk studie frdn Storbritannien publicerad 2009 utgor till-
sammans underlag for modellens berdkningar av forvantad 6verlevnad. Figur
1 illustrerar skillnaderna i forvantad 6verlevnad for barn med SCID som ge-
nomgér stamcellstransplantation tidigt respektive sent. Som referens finns
dven genomsnittlig verlevnad i1 befolkningen. Inledningsvis har barn med
SCID en betydligt forh6jd dodlighet och denna ér klart storre for barn med
sen transplantation. Det saknas sidkra data for 1angtidsdverlevnad och modell-
analysen antar samma forhojda risk efter 20 ars dlder som under uppvéxta-
ren. Detta antagande &r i linje med tidigare studier med lang tidshorisont.

Figur 1 Modellens prognos for 6verlevnad tidig och sen
stamcellstransplantation samt befokningens 6verlevnad
som refererns.
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Kalla: Pai et al 2014, Railey et al 2009, Statistiska centralbyrdn.

En svensk studie belyste hélso- och sjukvardens kostnader for 14 barn med
SCID som erhallit stamcellstransplantation fore och efter sex manaders alder
med sex respektive atta barn i1 de tvd grupperna [10]. Studien sammanstéllde
kostnader under barnens livstid dir den langsta uppfoljningen var upp till 15
ar efter stamcellstransplantationen. Studien berdknade hélso- och sjukvérdens
kostnader fore och efter transplantationen for respektive studiegrupp. Studien
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redovisar 1 bilagorna mer detaljerade uppgifter sdsom resursanvindning
(varddagar pa sjukhus och 6ppenvardsbesok per ar). Dér framgar tydligt att
majoriteten av kostnaderna uppkommer under de forsta tva aren och att efter
denna fas tillkommer begransade kostnader for uppfoljning och ldkemedels-
behandling i 6ppenvarden. Den svenska studiens berdkningar ar ett relevant
underlag for modellens berdkningar av sjukvéardskostnader upp till cirka fem
ar efter transplantation.

Analyserna for 6vriga kostnader bygger pa 2017 érs prislistor samt har ju-
sterat ovriga kostnader till 2017 ars prisniva med konsumentprisindex. Fram-
tida kostnader och hélsoeffekter har diskonterats med 3 procent enligt svensk
praxis i Tandvards- och likemedelsformansverkets riktlinjer for hdlsoekono-
miska bedomningar [14].

Halsovinster for nationell screening berdknas som okat antal levnadsar
samt 0kning i antal kvalitetsjusterade levnadsar (Quality-Adjusted Life-Ye-
ars, QALY) for en fodelsekohort.

Kostnadseffektiviteten bedoms genom att jamfora merkostnaden for ett in-
forande av nationell screening for SCID med forvintade hélsovinster i en s
kallad inkrementell kostnadseffektkvot (Incremental Cost-Effectiveness Ra-
tio, ICER).

Tabell 2 nedan redovisar en sammanstillning av nyckeluppgifter i modell-
analyserna. Modellen har byggts som ett beslutstrdd dér utfallet styrs av de
faktorer som pdverkar mojligheterna att erbjuda tidig stamcellstransplantat-
ion eftersom denna ger bade hilsovinster enligt kliniska studier och minskar
resursanvandningen for stamcellstransplantation enligt den svenska studien.
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Tabell 2 Incidens, o6verlevnad, resursanvdandning, produktionsbortfall, kostnader och hdlsovinster for tidig och sen stamcellstransplantation.

Tidig stamcelistrans-

Sen stamcellstranslan-

Parameter SCID : . Referens
plantation tation

Antal fédda per arl) 116 000
Incidens? 1 per 50 000 nyfédda [2]
Tidshorisont 0-90 &r (max)
Kand familjehistorik?2) 28% [3]
Overlevnad

14r 0,94 0.79 [3]

5ar 0,94 0,69 (3]

Konstant forhéjd risk som i Railey
PR . i 5 - 15], Stafistiska
bt cocsis>5 etk Sere L) e
6,09)

Kliniska faktorer mm

Andel omtest 5%

Andel som testas i nationell screening 99.5% Antagande

Screeningtestets k&nslighet 100% [2]

Férdelning vid nuldge?) 28% 63% [3]. antagande

Férdelning vid screening 100% 0% Antagande
Livskvalitet

0-174ar 0,96 0,82 (6]

. .. Medel i svensk befolknin

18 ar och dldre Bibehdllen relativ skillnodgmellon fidig och sen [16], antagande
Sjukvérdskostnader

Screening, fest av blod 60 kr

Kostnad per utredning, blodtest och flddescytometri 1640 kr
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Tidig stamcellstrans-

Sen stamcellstransian-

Parameter SCID : . Referens
plantation tation
[10] samt justerat
Fére transplantation, totalt 1064 729 kr 1671 248 kr med konsument-
Efter tfransplantation, totalt 2 024 381 kr 2 664 531 kr prisindex till 2017
Aars prisniva.
Uppfdlining, feambesék bammedicin (5 - 17 &r) 8 904 kr S8dra sjukvards-
’ regionen 2017
Uppfdlining, besdk hos I&kare samt sjukskdterska vid
. - o o 2 869 kr
infektionsmedicin (>17 &r)
Arligt antal uppféljningstillfélien 4 10 [10], antagande
Arlig kostnad Idkemedelsbehandling 23 618 kr 31 086 kr [10], antagande
Produktionsbortfall1
Forvantat férlorat produktionsvérde per dag? 1258 kr E)T;gsr’]nskc central-
Isolering av smittskyddsskdal 90 dagar 180 dagar Antagande
Vgrddogor pd sjukhuset fére stamcellstransplantation, 40 dagar 68 dagar [10], antagande
vard av barn
Varddagar pd sjukhuset efter stamcellstransplantat- 68 dagar 92 dagar [10], antagande

jon, vard av barn

) Medelantal nyfédda per &r dren 2012 - 2016 i Sverige. 2Méjligt med tidig stamcellstransplantation. 3 Enligt Pai och medférfattare [3] diagnosticeras inte alla barn under forsta levnadsdret i en

situation utan screening. Barn kan ocksd avlida innan det blivit majligt att genomféra en stamcellstransplantation. Modellen inkluderar detta genom att anta att omkring 92 procent kan erbjudas
stamcellstransplantation antingen tidigt eller sent utifrdin redovisning i Figure S2 i supplement till [3] 6ver férdelning dlder vid diagnos respektive stamcellstransplantation. 4Berdknat frdn arsinkomst
utifrdn genomsnittlig manadslon inklusive sociala avgifter samt hdnsyn sysselsattningsgrad (71 %) och genomsnittlig veckoarbetstid (30,5 timmar).
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2.2 Kanslighetsanalyser

Modellens utgangspunkter och antaganden prdovas i en serie kinslighetsana-
lyser for att se vilka faktorer som har storst betydelse for bedomningen av
kostnadseffektivitet. Tabell 3 visar de alternativa antagandena i for analysen.

Tabell 3 Kanslighetsanalyser.
Socialstyrelsens antaganden har anvénds om annan kdlla inte angivits.

Parameter

Hogt varde L&gt varde
Pris p& screening test 80 kr 54 kr
Antal érliga vardbesok for uppfolining (sen/tidig 12/6 6/2
fransplantation)
Férandrade kostnader +20% -20%
Incidens?) 1 per 20 000 1 per 37 0002
Diskontering 5% 0%
ReIoTiv dédsrisk >5 &r (hazardkvot j@mfoért med be- 10 !
folkningen)

Skillnader mellan fidig och sen stamcellstransplantation

Andel med k&and familiehistorik utifrdn uppgifter i
PIDcare. Dessa kan dven utan screening erbjudas  13%
fidig stamcellstransplantation

Relativt Idgre dodsrisk >5 dr vid tidig stamcells-
fransplantation

Andel med kand familiehistorik och incidens enligt
PIDcare

Mindre skillnad i livskvalitet mellan tidig och sen
stamcellstransplantation

Hazardkvot 1,5 istéllet for 6
13% och 1 per 37 000

Tidig 0,89 (antagande); sen 0,82 [6]

Y Rapporterad incidens i internationell litteratur kan underskatta faktisk incidens om faktisk dédsorsak ut-
reds ofillrGckligt. Kanslighetsanalysen provar tvé nivder med hdgre incidens én basanalysen. 2 Uppskatt-
ning utifrdn uppgifter i kvalitetsregistret PIDcare under en 10-Arsperiod.

2.3 Screening kan vara kostnadseffektivt

Att lagga till ett tillstdnd till den befintliga nyfoddscreeningen forvintas
kosta 60 kronor per test. For en fodelsekohort omfattande 116 000 barn inne-
bar det en arlig kostnad for hilso- och sjukvarden pa 7,3 miljoner kronor. Ut-
gingspunkten &r att merarbetet blir begrdnsat eftersom en organisation for att
ta blodprovet redan finns etablerad. Varje ar kan 2 — 3 barn diagnosticeras
med SCID efter utredning. Med ett screeningprogram som omfattar alla ny-
fodda kan det initiala blodprovet ge misstanke om SCID hos 10 génger sa
manga barn, si kallat falskt positiva testsvar. Den utredning som komplette-
rar det initiala blodprovet med fler analyssvar kan véntas kosta drygt 1600
kronor per undersokt barn. Dessa kostnader har inte ndgon storre paverkan pa
resultatet eftersom det ror sig om en begrénsad kostnad i en liten grupp, tro-
ligtvis inte fler 4n 20 barn per &r. Analysen har inte beaktat att de komplette-
rande utredningarna kan visa att barnen har andra sjukdomstillstand dn SCID.
For dessa barn skulle utredningen kunna ge mojlighet till tidigare insatser
fran sjukvarden vilket forviantas 6ka bade hdlsovinster och kostnader.
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Tabell 4 redovisar kostnader och hélsovinster fran basanalysen. Férutom
kostnaden for stamcellstransplantationen inklusive vardkostnader fore och ef-
ter ingreppet utgor dven kostnader for livsldng uppfoljning av personer med
SCID betydande poster i den totala sammanstéllningen. Tidig och sen stam-
cellstransplantation forekommer bada i nulidget. De barn som identifieras i
screening forvéntas kunna erbjudas en tidig stamcellstransplantation. Detta
innebdr att storre hdlsovinster i och med att dessa barn inte hinner utveckla
infektioner innan transplantation. Mot bakgrund av resultat frdn den svenska
studien av Gardulf och medforfattare riknar modellanalysen med ldgre sjuk-
vardskostnader. I ett samhéllsperspektiv forvintas dessa hilsovinster vid
screening ocksd minska franvaro fran arbete for fordldrar da barnet har kor-
tare vardtider.

Kostnaden per vunnet kvalitetsjusterat levnadséar dr omkring 370 000 kro-
nor med basmodellens antaganden. Resultaten for kostnad per vunna lev-
nadsar (utan hiansyn till livskvalitet) dr hogre, 500 000 kronor per vunnet lev-
nadsdr. Denna skillnad beror pd att tidig stamcellstransplantation inte bara
minskar risken att avlida utan dven risken for komplikationer som ocksa
kopplas till sdnkt livskvalitet. Analyser som endast beaktar levnadsar [5, 7]
underskattar véirdet av screening om dkad forekomst av komplikationer vid
sen stamcellstransplantation paverkar livskvaliteten i den utstridckning som
redovisas i en brittisk studie [6]. Socialstyrelsen har anvdnt samma antagan-
den som den brittiska studien.

Som framgar av tabell 4 innebar mojligheten att erbjuda stamcellstrans-
plantation tidigt vdsentliga kostnadsbesparingar for varje fodelsekohort, be-
roende pa att kostnaderna for de insatser som ges fore transplantationen blir
lagre. Kostnaderna for stamcellstransplantation samt eftervard blir ndgot
hogre med screening eftersom fler barn kan erbjudas behandlingen och riad-
das till livet. Modellen har rdknat med de ldgre kostnaderna for stamcells-
transplantation och eftervard per barn som redovisas i [10] men eftersom fler
barn far transplantation och Gverlever ldngre tack vare transplantationen
kommer sjukvardens totala kostnader att 5ka nigot. Aven langsiktiga kostna-
der for uppfoljning kan forvéntas 6ka genom att fler barn blir framgéngsrikt
behandlade.

Kostnaden per ar for att erbjuda screening for SCID berédknas 1 modellen
till totalt 7,3 miljoner kronor. D4 &r dven fornyat test for fem procent av bar-
nen pa grund av otillrdcklig provkvalitet inkluderat. Kostnaderna for scre-
eningen ensamt i relation till antalet fall som diagnosticeras tidigare med
SCID ér omkring 3,6 miljoner kronor per fall men denna information &r en-
sam otillracklig for att avgora om ett nationellt screeningprogram ar kost-
nadseffektivt. Darfor omfattar analyserna ocksa dvriga konsekvenser for
hélso- och sjukvarden och for samhéllet i stort.

Tabell 4 visar att nationell screening for SCID skulle minska kostnader for
produktionsforluster savil i samband med isolering for infektionsskydd, i
samband med behandling med stamcellstransplantation och dess eftervard
samt langsiktigt genom att tidigt genomforda stamcellstransplantationer
minskar risken for komplikationer [15]. Modellanalysen pekar p4 att scre-
ening for SCID har en mattlig kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar i
ett brett samhéllsekonomiskt perspektiv.
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Tabell 4. Totala kostnader och halsovinster i ett livstidsperspektiv for en
drskohort barn fédda i Sverige (n=116 000; medelvarde nyfédda daren
2012 1ill20148). Framtida konsekvenser diskonterade med 3 procents ranta.

Nuldge Screening Skillnad
Kostnader (miljoner kronor)
Sjukvard
Screening - 7.3 7.3
Utredning 0,04 0,05 0,01
Vardkostnad fére HSCT 3,16 2,47 -0,68
HSCT och eftervérd 4,00 4,56 0.56
Uppfdljning 1,96 3,02 1,07
Lakemedel 0,92 1.17 0,25
Sjukvard, totalt 10,1 18,6 8,5
Produktionsbortfall
HSCT 0,49 0,41 -0,08
Uppfdlining (férdldrar) 0,23 0,25 0,01
Uppfdlining (vuxna med SCID) 0,15 0,12 -0,03
Produktionsbortfall, totalt 0,88 0.77 -0,11
Totala kostnader (sjukvérd, produktion)  11.0 19.3 8,4
Hdlsovinster
Levnadsér 45,2 62,0 16,7
Kvalitetsjusterade levnadsar, QALY 31.7 54,5 22,8
Inkrementell kostnadseffektkvot
Kostnad per vunnet levnadsdr
Sjukvardsperspektiv 506 000 kr
Samhallsperspektiv 500 000 kr
Kostnad per vunnen QALY
Sjukvardsperspektiv 372 000 kr
Samhdllsperspektiv 368 000 kr

HSCT - hematopoetisk stamcellstransplantation. QALY- kvalitetsjusterat levnadsdr. Inkrementell kostnads-
effektkvot avrundat fill n&rmast helt tusental kronor.

Nuvérdet av de totala langsiktiga kostnaderna for samhéllet per arskohort for
att erbjuda screening for SCID berédknades till 19,3 miljoner kronor. Merpar-
ten av detta utgors av kostnader for hélso- och sjukvérden (18,6 miljoner kro-
nor). Detta kan jimforas med dagens mojligheter till tidig respektive sen dia-
gnos och behandling av SCID som berdknades till 11 miljoner kronor.
Nuvérdet av merkostnaden for samhéllet blir dd omkring 8,4 miljoner kronor
varav kostnaden for screeningtestet svarar for 7,3 miljoner kronor. Mer dn
hélften av de 6kade utgifterna for hdlso- och sjukvarden uppkommer under
de forsta tva aren for test, utredning och behandling med stamcellstransplan-
tation. Kostnader for regelbunden uppfoljning och lidkemedelsbehandling
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med bland annat immunoglobuliner bidrar ocksa men paverkar beddmningen
av kostnadseffektivitet mindre pa grund av att dessa framtida konsekvenser
diskonteras.

2.4 Kanslighetsanalyserna pekar pd smad
skillnader i berdknad kostnadseffektivitet

I den hélsoekonomiska analysen har d&ven undersokts hur resultaten franmo-
dellanalysen foridndras vid alternativa antaganden om pris for screeningtest,
hogre och lagre sjukvardskostnader, faktisk incidens, hur stor andel som re-
dan idag kan erbjudas tidig stamcellstransplantation, hur framtida kostnader
och hélsovinster vigs in samt alternativa antaganden om 6verlevnad i forhal-
lande till befolkningen i stort.

Tabell 5 visar vilka faktorer som tycks ha storst betydelse for vilka slutsat-
ser som kan dras fran analysen av kostnadseffektivitet. De tva antaganden
som leder till storst forsimring av kostnadseffektiviteten dr om priset per test
skulle var hogre (80 kronor; kénslighetsanalys 1) respektive om en hogre dis-
konteringsrinta anvinds sé att framtida hédlsovinster och kostnader inte far
samma paverkan pé resultaten (5 %; kénslighetsanalys 10).

Flera faktorer kan minska kostnaden per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar,
och ddrmed gora screening for SCID mer kostnadseffektivt. En hogre faktisk
incidens for SCID gor screening mer kostnadseffektivt (kinslighetsanalys 7;1
per 20 000 nyfodda). Om framtida hilsovinster och kostnader inte diskonte-
ras (kénslighetsanalys 9; 0%) blir screening mer kostnadseffektiv eftersom
framtida behandlingskostnader forvintas vara begriansade i forhallande pati-
entnyttan av fler tidiga stamcellstransplantationer med gott resultat. Om pri-
set per test dr lagre (54 kronor; kénslighetsanalys 2), om farre besok behdvs
for uppfoljning (kinslighetsanalys 4) eller om en betydande skillnad i forvan-
tad overlevnad efter fem ars alder som kan kopplas till om stamcellstrans-
plantation ges tidigt eller sent [15] (kénslighetsanalys 14) minskar kostnaden
per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar for screening jamfort med kostnadset-
fektiviteten for screening utifrdn basanalysens antaganden. Detta géller ocksd
om overlevnaden for personer som fatt tidig stamcellstransplantation ndrmar
sig den for befolkningen 1 stort samtidigt som de med sen transplantation har
en Overlevnad sdsom rapporterats fran Storbritannien [15].

Ovriga faktorer har viss betydelse men samtliga kiinslighetsanalyser pekar
pa att nationell screening for SCID inom ramen for nyfoddhets screeningpro-
grammet skulle ha en maéttlig kostnad per vunnet kvalitetsjusterat levnadsér.

Tabell 5 redovisar resultaten fran analysen av kostnadseffektivitet for en
nationell screening for SCID under en rad olika antaganden. Analyserna visar
ocksa att kostnaderna for hilso- och sjukvardens kostnader per fodelsekohort
paverkas av modellens antaganden. Tabell 4 visade att de totala kostnaderna
for utredning och behandling av SCID kan véntas 6ka med mer dn atta miljo-
ner kronor per fodelsekohort vid ett inférande av nationell screening till totalt
over 19 miljoner kronor. Vid en hogre incidens som exempelvis i kdnslig-
hetsanalys 8 okar de totala kostnaderna med 6ver 4 miljoner kronor till nés-
tan 24 miljoner kronor. Skillnader i totala kostnader beror i det senare fallet
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framforallt pd att fler barn har behov av utredning och behandling av SCID
vid en hogre incidens.

Tabell 5 Deterministiska kénslighetsanalyser av kostnad per vunnet lev-
nadsar respektive per vunnet kvalitetsjusterat levnadsar.

Analyser med ett samhdllsperspektiv.

Kostnad per vunnet

SEp e SR kvalitetsjusterat

Parameter levnadsdr levnadsar
Kronor
Kronor
Basanalysens resultat 500 000 368 000
Pris p& screening test
(1) 80 kr 645 000 474 000
(2) 54 kr 457 000 336 000
Antal &rliga vérdbesok for uppfolining, sen-
respekfive tidig stamcellstransplantation
(3) Sen 12, tidig 6 518 000 381 000
(4) Sen 6, tidig 2 473 000 348 000
Hégre respektive Idgre kostnader
(5) + 20% 513 000 377 000
(6) - 20% 487 000 358 000
Incidens SCID
(7) 1 per 20 000 239 000 176 000
(8) 1 per 37 000 387 000 285 000
Diskontering
(9) 0% 241 000 204 000
(10) 5% 731000 493 000
Relativ dédsrisk >5 &r (hazardkvot jamfort
med befolkningen)
(11)10 518 000 377 000
(12) 1 (ingen 6verdodlighet) 377 000 318 000

Skillnader mellan fidig och sen stamcellstransplantation

(13) Andel med kand familjehistorik 13%.

Dessa kan &ven utan screening erbjudas 481 000 353 000
fidig stamcellstransplantation

(14) Relativt Iagre dodsrisk >5 &r vid tidig

stamcellstransplantation (hazardkvot tidig 399 000 327 000
1,5; sen 6)

(15) Andel med k&and familjehistorik och in-
cidens enligt PIDcare

(16) Mindre skillnad i I|vskvoI|.TeT mellan tidig 500 000
och sen stamcellstransplantion

368 000 270 000

383 000

Figur 2 illustrerar den prognos for 6verlevnad som ligger till grund for berdk-
ningarna i kdnslighetsanalys 14. I denna analys antas att barn med SCID och
tidig stamcellstransplantation ha samma profil som befolkningen i stort s&
ndr som pa en hogre dodlighet tidigt 1 livet sdsom rapporterats fran en studie
fran ett amerikanskt transplantationscentrum [3]. Med dessa antaganden blir
det betydligt storre hilsovinster med tidig stamcellstransplantation jamfort
med sen. Eftersom dessa hilsovinster, och dven kostnader, ligger langt fram i
tiden blir paverkan pa den berdknade kostnadseffektiviteten begrinsad. Detta
pa grund av att nuvirdet av dessa framtida héndelser vid en diskonterings-
rdnta med tre procent blir litet i forhdllande till kostnader och patientnytta
som uppméts under analysens fOrsta ar.
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Kaénslighetsanalys 15 kombinerar tva antaganden utifrdn uppgifter fran
kvalitetsregistret PIDcare: hog incidens och begrinsad andel med kind famil-
jehistorik. Framforallt en hogre incidens driver den skattade kostnadseffekt-
kvoten. Den sista kédnslighetsanalysen (16) provar hur en mindre forvintad
skillnad 1 genomsnittlig livskvalitet for tidig och sen stamcellstransplantation
paverkar kostnadseffektivitet. Om skillnaden 1 livskvalitet 4r mindre dkar den
berdknade kostnaden per vunnet kvalitetsjusterat levnadséar. Samtliga kéns-
lighetsanalyser ligger i ett intervall mellan 176 000 kronor och 493 000 kro-
nor motsvarande mattlig kostnad per kvalitetsjusterat levnadsar.

Figur 2 Modellanalys 6verlevnad vid tidig och sen
stamcellstransplantation samt befokningens 6verlevnad
som refererns. Kdanslighetsanalys (14).
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Kalla: Pai et al 2014, Statistiska centralbyrdn, antaganden.
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Litteratursdkning

Sokkriterier for hdlsoekonomiska analyser av
screening for SCID

Tabell B1 visar allménna s6kord for SCID och hélsoekonomisk analys som
anvindes i litteratursokningen. Litteratursokningen avgrinsades till studier
som presenteras pa engelska och dr publicerade 2011 eller senare. Tidigare
publikationsar bedomdes inte relevanta eftersom de bygger pa dldre och in-
aktuella effektdata.

PubMed identifierade totalt 14 titlar med kriterierna i tabell B1. Av dessa
bedomdes fyra relevanta att beskriva 1 underlaget. Utover en sokning i
PubMed ingér dven en svensk kostnadsanalys som publicerats som “Letter to
the editor” i1 en internationell tidskrift, en rapport frdn Storbritannien, en rap-
port som ldmnats till Nya Zeelands National Screening Unit infor stdllnings-
tagande om testning for SCID inom ramen for landets Newborn Metabolic
Screening Programme samt ett sa kallat white paper” (rapport) som identifi-
erats av den brittiska rapporten. Dessa tilligg har gjorts inom ramen for dis-
kussioner med expertgruppen.

Tabell B1 Sokkriterier PubMed

Nr  Sktext ey
traffar

1 (SCID[Title/Abstract]) AND severe combined(Title/Abstract] 5046
(cost[Title/Abstract]) AND (effectiv*[Title/Abstract] OR efficie*[Title/Ab-

2 169714
stract])
(((SCID[Title/Abstract]) AND severe combined(Title/Abstract])) AND

3 ((cost[Title/Abstract]) AND (effectiv*[Title/Abstract] OR efficie*[Title/Ab- 14

stract])) Filters: Publication date from 2011/01/01 to 2019/12/31; English

SCREENING FOR SVAR KOMBINERAD IMMUNBRIST

SOCIALSTYRELSEN



	Förord
	Sammanfattning
	1. Få studier av kostnadseffektivitet för screening för SCID
	1.1 Kostnadseffektivitet vid screening för SCID – viktiga aspekter
	1.2 Screening för SCID kan vara kostnadseffektivt

	2. Hälsoekonomisk analys utifrån svenska kostnadsdata 
	2.1 Utgångspunkter
	2.2 Känslighetsanalyser
	2.3 Screening kan vara kostnadseffektivt
	2.4 Känslighetsanalyserna pekar på små skillnader i beräknad kostnadseffektivitet 

	Referenser
	Litteratursökning 

