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Beslut om nationell hégspecialiserad vard- viss vard vid
sillsynta njursjukdomar

Beslut

Socialstyrelsen beslutar att viss vard vid svira séllsynta njursjukdomar, enligt
definitionen nedan, ska utgéra nationell hogspecialiserad vard och bedrivas vid
fyra enheter.

Definition
Foljande ska utgiora nationell hogspecialiserad vard vid svara njursjukdomar
hos barn:

1. Bedomning samt vard av svart njursjuka barn dér njurersattningsterapi
ar nara forestaende.
Alla svart njursjuka barn, ddir sjukdomen gatt sa langt att njurersdtt-
ningsterapi (kronisk dialysbehandling eller njurtransplantation) snart
behdvs, ska komma till en NHVe for utredning infor start av behand-
ling, t.ex. transplantationsutredning. Inledande bedomning ska ske sen-
ast vid CKD stadium 4.

2. Uppstart och dvergripande ansvar for kronisk dialysbehandling hos
barn.
All kronisk dialysbehandling av barn ska ske i samrad med NHVe, inkl.
val av dialysform. Ansvar for behandlingen och uppfoljningen ligger pa
NHVe men utférandet kan av NHVe delvis delegeras till hemortssjuk-
hus.

3. Bedomning och eventuell fortsatt utredning nér diagnos inte kunnat
faststillas vid misstanke om svar njursjukdom hos barn.

4. Bedomning och upprittande av behandlings- och uppfoljningsplan for
barn med faststilld svar njursjukdom.
Barn med svar kronisk njursjukdom (i enlighet med listan pa sjukdomar
nedan) ska fa bedomning och vardplan av NHVe. Detta innebdr inte att
barnet fysiskt maste komma till NHV e.

5. Utredning infor, och stillningstagande till in- och utséttning av viss
avancerad behandling samt uppféljning och kontroller av sadan be-
handling av barn.
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Fdoljande ska utgdra nationell hégspecialiserad vard vid svar sédllsynt njursjuk-
dom hos vuxna:

1.

Beddmning av vuxna patienter med faststélld svar sillsynt njursjuk-
dom.

NHVe ska erbjuda fysiskt besok vid bedomning av vuxna patienter men
om forutsdttmingarna finns regionalt kan det i samrad beslutas att pati-
enten inte maste komma till NHVe. Med kidnnedom om patienten kan
NHVe ta sitt ansvar for strukturerad uppfolining t.ex. genom kvalitets-
register.

Utredning infor, och stillmingstagande till in- och utsittning av viss
avancerad behandling samt uppféljning och kontroller av sddan be-
handling av vuxna.

Fortydliganden till definitionen
Listan nedan dr inte komplett utan visar en bild kring vilka patientgrupper som
kan ha nytta av nationell hogspecialiserad vard.

Med “barn” avses barn upp till 18 arsdagen.
Med “svar njursjukdom eller misstanke om sadan hos barn™ avses exempelvis
men inte uteslutande:

Recidiverande och séllsynta stensjukdomar sdsom cystinuri, xantinuri,
APRT-brist

svéra tubulopatier (sdsom Fanconis syndrom, Bartter, drftlig nefrogen dia-
betes insipidus)

svara njursjukdomar hos barn som leder till njursvikt sdsom autosomalt re-
cessiv polycystisk njursjukdom (ARPKD), kongenitalt nefrotiskt syndrom,
behandlingsrefraktart nefrotiskt syndrom, renala ciliopatier ex nefronoftis
och andra tillstand/syndrom med hdg risk for progredierande njurfunkt-
ionsnedsittning under barndomen

vissa komplementmedierade njursjukdomar, sdsom C3 glomerulopatier
och aHUS

vissa metabola sjukdomar med njurengagemang sdsom primér hyperoxa-
luri, cystinos, Cobalamin-C methylmalonic acidemia

vaskulit och andra inflammatoriska systemsjukdomar med njurengage-
mang hos barn

njurfunktionsnedsattning hos spadbarn med bilaterala kongenitala njurav-
vikelser (CAKUT)

terapiresistent hypertoni (stadium II).

Med misstéinkt avses “dér grundliggande utredning pa hemortssjukhus inte
kunnat satta diagnos, men stark misstanke finns kvar om svar njursjukdom”.
Med “svar séllsynt njursjukdom hos vuxna™ avses exempelvis men inte ute-
slutande foljande diagnoser:

sallsynta stensjukdomar sdsom cystinuri, xantinuri, APRT-brist

svara tubulopatier s som Bartter, arftlig nefrogen diabetes insipidus
vissa komplementmedierade njursjukdomar sasom genetiskt orsakad C3
glomerulopatier, aHUS
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— vissa metabola sjukdomar med njurengagemang sadsom primér hyperoxa-
luri, cystinos, Cobalamin-C methylmalonic acidemia.

* Med avancerade behandlingar f6r barn och vuxna inom njurmedicin avses
t.ex. nyligen introducerade, dyra ldkemedel t.ex. genterapier, siRNA (small
interfering RNA)-baserade likemedel, vissa komplementhidmmare och en-
zymlakemedel.

Avgrdnsningar till definitionen (gdller endast barn)
Foljande ska e inga i definitionen for nationell hégspecialiserad vard:

» Intensivvirdsdialys pa vitalindikation

¢ Barn med svar hypertoni med kidnd bakomliggande etiologi annan én njur-
sjukdom kan skétas vid annan enhet med adekvat kompetens och erfarenhet
av hypertonibehandling.

« JgA (HSP) vaskulit med lindrigt njurengagemang

Arendet

Sakkunniggruppens forslag om nationell hégspecialiserad vard

En sakkunniggrupp har pa uppdrag av Socialstyrelsen gjort en genomlysning av
vardomradet sillsynta njursjukdomar. Sakkunniggruppen foreslar att Socialsty-
relsen beslutar att viss vard vid séllsynta njursjukdomar enligt definitionen under
rubriken beslut ska utgbra nationellt hégspecialiserad vard och bedrivas vid fyra
enheter.

Aktuell vard bedoms vara komplex, séllan férekommande och kréver en viss vo-
lym och multidisciplindr kompetens. Varden blir multidisciplinir eftersom inrik-
tade bammnefrologer, nefrologer, dietister, sjukskoterskor, barnkirurger, barnuro-
loger, neonatologer, barnanestesiologer, barnradiologer, kliniska fysiologer och
njurpatologer kan vara aktuella. Eftersom det handlar om sma patientvolymer,
framfrallt inom barnsjukvarden, blir det extra svart att inhdmta kunskap och er-
farenhet kring sirskilt hdgspecialiserade insatser. Patienterna har ofta en hog
vardtyngd framforallt i belastningen pa personal vid ansvariga enheter. Kom-
plexiteten i varden blir ocksa extra stor da barnets tillviixt behdver beaktas. Var-
den kréiver ett ndra samarbete med hemmakliniken dé en narhet till det sociala
sammanhanget med anhoériga, férskola, skola och kamrater dr extra viktigt. For
att tillgodose dessa behov och krav behéver varden fordelas 6ver fyra nationella
hogspecialiserade vardenheter (NHVe) vilka dven kan fungera som resursstid
till varandra.

Sakkunniggruppen finner att dagens struktur med fyra specialiserade barnnefro-
logiska enheter dr en koncentration som bor formaliseras genom systemet for
nationell hogspecialiserad vard. Detta 6kar forutsittningarna for att forbattra
kvaliteten, patientsikerheten och kunskapsutvecklingen samtidigt som ett effek-
tivt anvindande av hélso- och sjukvardens resurser kan uppnas. Sakkunniggrup-
pen foreslar att man dven infér fyra nationella enheter f6r vuxna med svira sall-
synta njursjukdomar for att sikerstélla att uppféljning av dessa sjukdomar och
inforandet av avancerade behandlingar blir mer strukturerad och jamlik. Dessa
fyra enheter bor vara samlokaliserade till enheterna inom barnsjukvérden for att
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man skall kunna komplettera varandra avseende kompetens och underlétta 6ver-
foring fran bamn- till vuxensjukvard.

Konsekvenserna av att koncentrera denna vard dr Gvervigande positiva. Férand-
ringen fran nuléget dr inte sd stor men kan ge vissa negativa effekter pa kun-
skapsldget vid enheter som utgér remittentenheter. Aven akutsjukvarden kan till
viss del paverkas vid enheter som inte &r NHVe da manga av de allvarliga och
ovanliga sjukdomarna kan debutera som akuta tillstind. Sakkunniggruppen be-
démer dock att dessa konsekvenser kan motverkas av att kunskapsldget dkar vid
de nationella enheterna som 1 sin roll ska ansvara for kunskapsspridning.

Omkringliggande omraden bor inte paverkas da forslaget inte innebér sa stor for-
andring fran hur det ser ut idag.

Remissinstansernas yttranden

Socialstyrelsen har remitterat sakkunniggruppens underlag med f6rslag till kon-
centration av virdomréadet till berdrda remissinstanser. Av remissinstansernas
yttranden framgar i huvudsak f6ljande.

En majoritet av remissinstanserna tillstyrker bade definition och antal enheter
(ibland med synpunkter). Nagra instanser (region Jimtland Hérjedalen, Vaster-
botten, Visternorrland och Norrbotten) anser att man skulle kunna koncentrera
mera till tre enheter och dven att man tydliggdr en uppdelning av diagnoser mel-
lan enheterna for att 6ka méjligheterna for kunskapsuppbyggnad. Négra instan-
ser (bl.a. ovan namnda samt Svensk Njurmedicinsk Foérening) vill att man tydlig-
gor de diagnoser som avses 1 forslaget. Det forekommer dven kommentarer kring
hur samarbete med det rad, aHUS-radet, som ska godkénna eventuell férskriv-
ning av ett avancerat likemedel, ska se ut.

Sakkunniggruppens svar pd remissinstansernas yttranden
Sakkunniggruppen har getts mdjlighet att inkomma med synpunkter pa remissin-
stansernas yttranden och har inkommit med i huvudsak f6ljande synpunkter.

Sakkunniggruppen kvarstar vid sitt remitterade férslag om antal enheter men
med vissa mindre justeringar och tilldgg i definitionen.

Sakkunniggruppen fortydligar att patientgruppen “svara sillsynta njursjukdo-
mar” alltid kommer att vara relativ och dven kunna forindras over tid. Déarav
kvarstar den remitterade diagnoslistan under rubriken “Fortydliganden till defi-
nitionen” med endast mindre justeringar. En volymmadssigt sillsynt sjukdom kan
vara “enkel” att handligga medan andra ar mer komplexa. Det kommer att
handla om en sammanvigd bedémning som remittent och NHVe kan {ora en di-
alog kring. Kriterierna for nationell hogspecialiserad vard och definitionen for
sallsynt hélsotillstind bor da bada beaktas. For att underlatta for framtida remit-
tenter har tva siarskilda villkor lagts till angdende fordelning av patienter mellan
NHVe och remisskriterier. Aven en ansvarsfordelning gillande samarbete med
aHUS-radet har tydliggjorts i de sérskilda villkoren.

Sakkunniggruppens forslag bygger pé en idag vilfungerande struktur dir forsk-
ning och samarbeten inom vard och utbildningsfragor finns etablerade. Denna
struktur bor kvarsta och stirkas for att sdkra fortsatt god utveckling. Sakkunnig-
gruppen ser en storre risk i att koncentrera varden till farre enheter én fyra, da
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det finns andra beroenden, sa som barnkirurgi, att beakta. Overgangen fran barn-
sjukvard till vuxensjukvérd behdver bli bittre och fordelarna med att utveckla
nationella enheter med ansvar fér badde barn vuxna med svar sillsynt njursjuk-
dom ger forutsattningar for en sdkrare transition.

Den sdarskilda beredningsgruppens yttrande

I drendet har dven en sérskild beredningsgrupp yttrat sig éver sakkunniggrup-
pens forslag; om de positiva effekterna av den foreslagna koncentrationen Gver-
viger eventuella negativa effekter for hilso- och sjukvardssystemet.

I analysen har paverkan pa akutsjukvarden, nirliggande omraden, geografiska
aspekter, transporter, utbildning och forskning beaktats. Av beredningsgruppens
yttrande framgér 1 huvudsak foljande.

Beredningsgruppen beddmer att det inte kommer bli ndgon paverkan péa de ovan
ndmnda systemfaktorerna. De bedomer vidare att det heller inte finns nagra geo-
grafiska aspekter att ta hdnsyn till i relation till forslaget.

Beredningsgruppen tillstyrker darfor sakkunniggruppens forslag att viss vard vid
sillsynta njursjukdomar ska utgéra nationell hégspecialiserad vard och bedrivas
vid fyra enheter. Beredningsgruppen har i denna bedémning beaktat bl.a. {6l-
jande. Den del som géller vard av barn ar till stor del redan koncentrerad till fyra
enheter idag och att den nationella varden dven ska omfatta vuxna bedémer de
logiskt, eftersom enheterna kommer att kunna dra nytta av att all vard inom defi-
nitionen bedrivs vid samma enheter. Vidare anser beredningsgruppen att det kan
bli utmanande att identifiera ritt patienter, framforallt pid vuxensidan, som ska
remitteras till de nationella enheterna eftersom strukturen inte finns pa samma
sdtt som i barnsjukvérden idag. Detta kommer de blivande nationella enheterna
behdva arbeta med, exempelvis genom vardforlopp och framtagande av inklus-
ionskriterier.

Skilen for beslutet

Rittslig reglering

Av 2 kap. 7 § hilso- och sjukvardslagen (2017:30) framgar att med nationell
hogspecialiserad vard avses offentligt finansierad hilso- och sjukvard som behd-
ver koncentreras till en eller flera enheter men inte till varje samverkansregion
for att kvaliteten, patientsdkerheten och kunskapsutvecklingen ska kunna upp-
ratthallas och ett effektivt anvindande av hdlso- och sjukvardens resurser ska
kunna uppnas.

Av 7 kap. 5 § samma lag som ovan framgar bl.a. att den myndighet som rege-
ringen bestimmer beslutar vilken hilso- och sjukvard som ska utgdra nationell
hégspecialiserad vard och pa hur méinga enheter sadan vard ska bedrivas. Vid
bedomningen av om en atgéard ska utgdra nationell hogspecialiserad vard ska
hiansyn sérskilt tas till om varden dr komplex eller séillan férekommande och om
den kréver en viss volym, multidisciplinar kompetens eller stora investeringar el-
ler medfor hoga kostnader. Beslutet far inte dverklagas.

Enligt 2 kap. 1 § hilso- och sjukvérdsforordningen (2017:80) beslutar Socialsty-
relsen vilken hélso- och sjukvard som ska utgéra nationell hdgspecialiserad vard
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enligt 2 kap. 7 § hilso- och sjukvardslagen och pa hur manga enheter sadan vard
ska bedrivas.

Socialstyrelsens bedomning

Av utredningen i drendet framgar att sakkunniggruppen foreslar att viss vard vid
séllsynta njursjukdomar enligt definitionen under rubriken beslut, ska utgdra nat-
ionell hégspecialiserad vard och bedrivas vid fyra enheter.

Socialstyrelsen konstaterar att en majoritet av remissinstanserna har tillstyrkt
sakkunniggruppens forslag. Sakkunniggruppen har endast gjort mindre juste-
ringar och fortydliganden till definitionen.

Vidare konstaterar Socialstyrelsen att den sédrskilda beredningsgruppen tillstyr-
ker sakkunniggruppens forslag efter de justeringar som gjorts av sakkunniggrup-
pen.

Socialstyrelsen instimmer i sakkunniggruppens férslag att ska utgdra nationell
hogspecialiserad vard och bedrivas vid fyra enheter. Utredningen 1 drendet visar
enligt Socialstyrelsens bedomning att aktuell véird &r komplex, séllan forekom-
mande och kriver en viss volym och multidisciplindr kompetens.

Socialstyrelsen instdmmer dven i sakkunniggruppens forslag att aktuell vard ska
koncentreras till fyra enheter. Socialstyrelsen har vid denna bedémning sérskilt
beaktat den aktuella patientvolymen och behovet av att sdkerstilla att likare och
andra professioner ska kunna upprétthalla sin kompetens och tillhandahélla véard
av god kvalitet. Socialstyrelsen har dven beaktat vikten av att 6vergangen fran
barn- till vuxensjukvérd ska underlittas for patienter med sillsynta njursjukdo-
mar da det stélls sarskilda villkor pa de nationella enheterna att samordna Gver-
féringen av patienter med svara njursjukdomar.

Socialstyrelsen finner att en koncentration av aktuell vard till fyra enheter dkar
forutsittningarna for att upprétthalla kvaliteten, patientsdkerheten och kunskaps-
utvecklingen samtidigt som ett effektivt anvédndande av hélso- och sjukvardens
resurser kan uppnas.

Mot bakgrund av ovanstaende beslutar Socialstyrelsen att viss vard vid séllsynta
njursjukdomar. enligt definitionen under rubriken beslut, ska utgtra nationell
hogspecialiserad véird och bedrivas vid fyra enheter.

Detta beslut far inte dverklagas.

Beslut 1 detta drende har fattats av generaldirektdren Olivia Wigzell. I den slut-
liga handldggningen har tillférordnade avdelningschefen Kristina Wikner och
avdelningschefen Par Odman deltagit. Utredaren Erika Anthoney Oscarson har
varit foredragande.
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