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En sammanhallen modell fér prioriteringsrekommendationer for halso- och sjukvardens
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Sammanfattning:
Policy for NT- och MTP-radens prioriteringsrekommendationer

NT- och MTP-raddens uppgift ar att ge rekommendationer om anvandning av lakemedel respektive
medicintekniska produkter inklusive diagnostiska produkter till landets regioner. Samtliga sddana
insatser kommer i denna policy att bendmnas som interventioner. Syftet med radens arbete ar att
bidra till en rdttvis och jamlik tillgdng till nya interventioner genom effektiv anvédndning av hdlso- och
sjukvdrdens begréinsade resurser.

Foreliggande policy utgor en viktig grund for NT—och MTP-radens arbete med att ta fram
rekommendationer som kan vara vagledande for landets regioner. Den syftar till att underlatta
framtagandet av medvetna, tydliga och transparenta rekommendationer som ar konsekventa over
tid. Policyn syftar ocksa till att 6ka férstaelsen for innehallet i rekommendationer och
forutsagbarheten nar det galler kommande rekommendationer. Detta ar av stor betydelse for
patienter, regioner, foretag och andra intressenter.

For att rekommendera om och hur samhallets resurser ska anvandas for en intervention behdvs en
vardering i enlighet med den etiska plattformens principer: manniskovardesprincipen, behovs-
solidaritetsprincipen och kostnadseffektivitetsprincipen.

Mdnniskovdrdesprincipen innebar att alla manniskor har lika varde och samma ratt oberoende av
personliga egenskaper och funktioner samhallet. Principen ar 6verordnad de 6vriga principerna och
fungerar som en ram och tydliggér vilka 6verviaganden som inte far vagas in vid prioriteringar.

Behovs/solidaritetsprincipen innebar att patienter med de storsta behoven ska ges foretrade framfor
dem med mindre behov. Den tydliggor grundlaggande principer for rattvisa och jamlikhet i en héalso-
och sjukvardskontext.

Kostnadseffektivitetsprincipen innebar att kostnaden ska sta i rimlig proportion till nyttan.

Utifran den nationellt accepterade operationaliseringen av plattformen innebar det en vardering och
sammanvagning av:

o tillstandets svarighetsgrad
e tillstandets sallsynthet
e osakerheten i underlaget

| relation till:
e interventionens kostnadseffektivitet (i form av kr/QALY?, ICER?)

Sammanvagningen avgor sedan om priset for interventionen ar acceptabelt och kan motivera en
rekommendation i form av bér, kan eller inte géra. Aven annan resurspaverkan spelar roll for
rekommendationen, men priset dr det som kan paverkas i samband med rekommendationen.

Tillstandets svarighetsgrad utgor en central del av behovs- och solidaritetsprincipen. Bedomning av
tillstandets svarighetsgrad paverkas av till exempel risk att avlida i fortid, paverkan pa livskvalitet,

1 QALY; quality adjusted life years
2 |CER; incremental cost effect ratio



funktionsnedsattning samt, vid férebyggande behandlingar, mojligen dven véga in risken for att
drabbas av sjukdomen i framtiden.

Hansyn till sjukdomens sallsynthet kan delvis hanforas till manniskovardesprincipens grundlaggande
krav pa likabehandling men ocksa till behovs- och solidaritetsprincipens skrivningar om lika
héalsoutfall. Om sjukdomen ar mycket séllsynt finns en risk att behandlingar inte utvecklas eller
tillhandahalls om inte samhallet accepterar en samre kostnadseffektivitet for dessa interventioner.

Aven osidkerheten i det kliniska och hilsoekonomiska underlaget &r en viktig aspekt att viga in
eftersom den gor beslut mindre vélgrundade da osakerhet ofta innebér en risk att betala orimligt
mycket for en behandling. Dessutom motiverar hansyn till detta foretag att ta fram tillforlitliga data
om nya interventioner. Osdkerheten i data ar som beslutsparameter indirekt kopplad till den etiska
plattformen, genom att det stélls krav pa att den nytta som vags in ska ” skall bygga pa vetenskap och
dokumenterade goda resultat” (Prop. 1996/97:60).

NT- och MTP-radens rekommendationer ror kommersiella produkter dar de foretag som salufor
produkterna ocksa satter priset pa produkten. Priset ar den faktor som raden eventuellt kan paverka
i en férhandling och har en direkt paverkan pa interventionens kostnadseffektivitet. Det innebar att
bedémningen av tillstandets svarighetsgrad, sallsynthet och osakerheten i underlaget behéver stéllas
i relation till bedomningen av kostnadseffektivitet. Utifran denna sammanvagning gors en
beddmning om huruvida det pris foretaget erbjuder kan accepteras eller om det krdvs en sdnkning av
priset for en positiv rekommendation i form av bor eller kan. De tre kriterierna svarighetsgrad,
sdllsynthet och osdkerheten graderas i fyra nivaer; mycket hog, hog, mattlig respektive lag.
Kriterierna har olika vikt och tillstandets svarighetsgrad vager tyngst av dessa. Kostnadseffektiviteten
uttrycks i kronor per kvalitetsjusterat levnadsar (kr/QALY).

Detta illustreras i bilden nedan.



Sammanvagning

Acceptabel
kostnadseffektivi-
tetskvot (ICER)

Osdkerheten (i data)

Tidsfaktorn

Tillstandets svarighetsgrad

Sannolikheten
Livshot

Svarighetsgraden i sig

Tillstandets séllsynthet Funktions-

Figur 1. Relationen mellan de olika faktorerna som végs samman fér att bedéma vad som krévs i
form av acceptabel kostnadseffektivitetskvot. Den acceptabla kostnadseffektivitetskvoten stdlls
sedan i relation till den kostnad per QALY som den hélsoekonomiska analysen av interventionen visat.
Om den dr hégre dn kostnaden per QALY kan en positiv rekommendation fér anvdndning ges. | annat
fall krévs en prissénkning fér en positiv rekommendation.



Bakgrund

NT-och MTP-radens huvuduppgift ar att ge rekommendationer om anvandning av nya interventioner
baserat pa en samlad bedomning av tillstandets svarighetsgrad och séllsynthet, osakerheten i
underlagen och interventionens kostnadseffektivitet. Denna bedémning bygger pa en tillimpning av
de etiska principer som beskrivs i riksdagens etiska plattform for prioriteringar i hilso- och sjukvard
(Prop 60:1 9956/97).

Denna policy galler for alla interventioner som NT- och MTP-raden har att ta stallning till: lakemedel,
medicintekniska och diagnostiska produkter.
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Figur 2. NT-radets rekommendation i relation till 6vriga aktiviteter inom ramen fér regionernas
samverkansmodell fér Idkemedel och den regulatoriska godkénnandeprocessen.
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Figur 3. MTP-rddets process fér framtagande av rekommendation och uppféljning. Den stérsta
skillnaden mot processen for likemedel ér att det saknas en process for regulatoriskt
myndighetsgodkdnnandeprocess fér medicintekniska och in vitro diagnostiska produkter.

Halso- och sjukvardslagen och dess skrivningar om den etiska plattformen i kapitel 3, §1 samt kapitel
4, 81 reglerar NT- och MTP-radens rekommendationer. Radens rekommendationer berdrs dven av
Lagen om ldkemedelsférmaner eftersom det ar TLV som star for de halsoekonomiska varderingar
som anvands i radens verksamhet och lagen ligger till grund for hur TLV tolkar sitt uppdrag med
halsoekonomiska varderingar. Grundlaggande ar den vardebaserade prissattningen — d.v.s. att det
pris den skattefinansierade sjukvarden betalar for en intervention star i rimlig relation till nyttan givet
tillstandets svarighetsgrad och sallsynthet. Detta uttrycks i §15, lag om lakemedelsférmaner m.m.
som att pris och subvention ska beslutas sa att kostnaden for att anvanda lakemedlet blir rimlig, ur


http://www.riksdagen.se/sv/Dokument-Lagar/Lagar/Svenskforfattningssamling/Lag-2002160-om-lakemedelsfo_sfs-2002-160/

medicinska, humanitdra och samhallsekonomiska perspektiv. TLV:s namnd for lakemedelsformaner
(framst forskrivningslakemedel), NT-radet (framst rekvisitionslakemedel) och MTP-radet
(medicintekniska och diagnostiska produkter) tillimpar detta genom att géra en vardering av hur
interventionens kostnadseffektivitet forhaller sig till tillstandets svarighetsgrad, séllsynthet samt hur
stor osdkerhet som vidlader denna vardering. Detta ar i sin tur baserat pa de av riksdagen antagna
etiska principerna for prioriteringar inom halso-och sjukvarden (manniskovardesprincip,
behov/solidaritetsprincip samt kostnadseffektivitetsprincip). Behovs-solidaritetsprincipen ar
overordnad och styr tillampningen av kostnadseffektivitetsprincipen och paverkar darmed vilken
grad av kostnadseffektivitet som bor accepteras medan méanniskovardesprincipen utgor en yttre ram
for vad som far vagas in. Enligt propositionen innebar behovs-solidaritetsprincipen att mer av halso-
och sjukvardens resurser ska tillfalla de som har de storsta behoven, de svaraste sjukdomarna och
den samsta livskvaliteten i akt och mening att utjamna skillnader i halsa. Detta galler dven om inte
alla far sina behov tillgodosedda. Behovets storlek ar beroende av sjukdomens svarighetsgrad (se
nedan), men forutsatter ocksa att den tillgdngliga behandlingen innebar en relevant patientnytta.
Rangordningen mellan behovs-solidaritetsprincipen och kostnadseffektivitetsprincipen innebar att
samhallet bor betala mer per meningsfull halsovinst (patientnytta) for svara tillstand jamfort med
lindrigare. Det finns rimligen tillstand som har en sa |ag svarighetsgrad att kostnader for en
intervention inte bor tackas av samhallet. Att de svarast sjuka prioriteras betyder emellertid inte att
alla resurser kan allokeras till dem utan kostnadseffektivitetsprincipen féreskriver trots allt en rimlig
relation mellan kostnader och patientnytta. Vilken vikt svarighetsgrad ges i relation till
kostnadseffektivitet ges begransad vagledning i plattformen. Raden utgar primart fran den praxis
som utvecklats i framfor allt TLV:s ldkemedelsférmansnamnd.

En grundlaggande fragestallning i den vardebaserade prissattningen ar vad som ar en rimlig relation
mellan kostnaden for behandlingen och den méngd patientnytta interventionen ger uttryckt i antal
vunna kvalitetsjusterade ar (QALYs). NT- och MTP-radens viktigaste uppgift ar att for varje
intervention och indikation (och eventuellt identifierbara subgrupper) pa béasta satt uppskatta
huruvida relationen ar rimlig och i forlangningen ta stéllning till om priset pa interventionen baserat
pa den halsoekonomiska utredningen ar acceptabelt eller behdver justeras, dvs. om en intervention
ar kostnadseffektiv (se dven bilaga 1 i slutet av detta dokument) i relation till tillstandets
svarighetsgrad, sallsynthet och dven med hansyn taget till hur osdkerheter i beslutsunderlaget
paverkar. Det ar viktigt att skilja pa den halsoekonomiska analysen och den etiska vardering som
ligger till grund for bedémning av vad som ar en rimlig relation mellan kostnad och nytta. | den
halsoekonomiska analysen kan olika satt att rdkna kan ge olika kostnad per QALY (ICER = incremental
cost effectiveness ratio), vilken baseras pa underliggande bedémning av fakta om interventionen och
metodovervaganden. Den hidlsoekonomiska analysen baseras pa att vissa vardeévervdaganden ar
gjorda, exempelvis nar det géller fragor om hur patientnytta ska beraknas och huruvida
produktionskostnader/vinster respektive konsumtionskostnader ska inkluderas i den
halsoekonomiska kalkylen. Nar dessa val ar gjorda, sa sker dock ingen explicit etisk virdering i den
hélsoekonomiska analysen utan denna sker nar det ska bedémas om utfallet av analysen ar rimligt
givet andra Overvaganden. Bedoémning av huruvida den ICER som raknats fram ar rimlig eller inte
innebar alltsa en vidgning av perspektivet och det faktiska beslutet om en rekommendation tvingar
fram svara etiska avvagningar nar nya interventioner stélls mot redan etablerade. Faststillande av

huruvida det &r en rimlig relation maste darfér luta sig mot men ocksa tolka den etiska plattform som
riksdagen lagt fast. Bestamning av vad som ar en acceptabel kostnadseffektivitetskvot for en
intervention och vad som darmed ar en rimlig relation mellan kostnad och nytta kan goras
oberoende av den enskilda halsoekonomiska varderingen och kan darfor starta innan man har
tillgang till halsoekonomiska data. Detta baseras pa en vardering av tidigare fattade beslut och


http://www.riksdagen.se/sv/Dokument-Lagar/Forslag/Propositioner-och-skrivelser/Prioriteringar-inom-halso--och_gk0360/?text=true
http://www.riksdagen.se/sv/Dokument-Lagar/Forslag/Propositioner-och-skrivelser/Prioriteringar-inom-halso--och_gk0360/?text=true
http://www.sbu.se/upload/ebm/metodbok/sbushandbok_kapitel11.pdf

rekommendationer och det bor finnas en ungefarlig uppfattning om vad som &r en rimlig relation pa
forhand. Detta for att beslut och rekommendation ska vara konsistenta éver tid. | manga fall kommer
det att visa sig att den halsoekonomiska varderingen ger en kostnad som &r tydligt 6ver eller, nagon
gang, tydligt under nivan for vad som ar en rimlig relation varfor en ungefarlig uppskattning kan vara
tillfyllest.

Ett annat och ur hadlsoekonomiskt perspektiv mer strikt satt att se pa vad som &ar en rimlig relation, &r
att det finns ett absolut troskelvarde som motsvarar kostnadseffektiviteten hos den alternativa
anvandningen av samma resurs for andra angeldgna insatser i sjukvarden (eller andra for samhillet
viktiga omraden). Detta betyder att om férlusten av hdlsa som intréffar nar man inte anvander
resursen till andra angelédgna insatser i ordinarie sjukvard ar storre dn den vinst man gor av att
anvanda resursen for att bekosta den nya interventionen sa har tréskelvardet for betalningsviljan
overskridits. | engelsksprakig litteratur anvands for att beteckna denna forlust uttrycket ”health
forgone” medan man i Sverige brukar anvanda uttrycket ”alternativkostnad” vilket representerar den
alternativa halsovinst som resursen hade kunnat medfora. Troskelvardet bestams alltsa av vardet av
den alternativa anvandningen av resursen®. Forsék har gjorts att faststilla denna troskelniva
empiriskt?, men det dr en mycket komplicerad évning som krdver manga antaganden och den
strategin har darfor kritiserats. Berdkningar av detta troskelvarde tyder dock pa att det ligger
betydligt under de nivaer som vanligen anses utgéra gransen for kostnadseffektivitet i den svenska
kontexten. | en svensk kontext skulle man dock, p.g.a. behovs- och solidaritetsprincipen, behova
arbeta med olika troskelvarden vid olika svara (och ovanliga) tillstand eftersom detta troskelvarde for
en rimlig kostnadseffektivitet forutsatts variera liksom det varde man asatter alternativkostnaden.
Det innebar att man ar beredd att acceptera en total forlust av hélsa (hos individer med tillstand av
genomsnittlig svarighetsgrad) for den mindre hélsovinst som anvandning av en ny intervention
uppnar hos individer med tillstdnd av hog svarighetsgrad. P4 motsvarande satt &r man beredd att
acceptera en total forlust av hdlsa genom att avsta fran anvandning av en ny intervention for
behandling av individer med tillstand av lag svarighetsgrad trots att skulle ha kunnat generera en
storre hélsovinst jamfort med den som f.n. accepteras vid behandling av individer med tillstand av
genomsnittlig svarighetsgrad. Sedan denna policy publicerades forsta gangen i december 2015 har
dven TLV i vagledande beslut accepterat ett betydligt hogre troskelvarde for vad som ar en rimlig
kostnadseffektivitet for interventioner med god effekt vid behandling av sdllsynta tillstand av hog
svarighetsgrad.

En sammanhallen modell for prioriteringsrekommendationer for halso- och
sjukvardens interventioner

Man kan tdnka sig att bryta ut prioriteringsrekommendationer for olika typer av interventioner och
behandla dessa i sarskild ordning, exempelvis cancerldkemedel eller [akemedel for behandling av
sdllsynta tillstand sasom ar fallet i vissa andra lander (England, Frankrike, Nederlanderna). |

3. Anthony J Culyer. Cost-effectiveness thresholds in health care: a bookshelf guide to their meaning and use.
Health Economics Policy and Law. 2016,:415-432.
https://doi.org/10.1017/5S1744133116000049

4 Karl Claxton, Steve Martin, Marta Soares, Nigel Rice, Eldon Spackman, Sebastian Hinde, Nancy Devlin, Peter C
Smith and Mark Sculpher Methods for the estimation of the National Institute for Health and Care Excellence
cost-effectiveness threshold, Health Technology Assessment, Volume 19 issue 14 February, 2015.
http://www.journalslibrary.nihr.ac.uk/ data/assets/pdf file/0003/135480/FullReport-hta19140.pdf



https://doi.org/10.1017/S1744133116000049
http://www.journalslibrary.nihr.ac.uk/__data/assets/pdf_file/0003/135480/FullReport-hta19140.pdf

Lakemedels- och apoteksutredningen (sid 516 ff) gavs forslag som kan tolkas som att man i viss man
vill hantera lakemedel for sdllsynta tillstand separat. Denna typ av sarlésningar ar dock problematiska
da de ger upphov till nya problem i form av nya krav pa sarlosningar for andra grupper av patienter i
motsvarande behjartansvarda situationer eller med stark position. Det riskerar sdledes att snarare
forsvara arbetet med att astadkomma, rattvisa, en jamlik vard och kostnadskontroll pa
lakemedelsomradet. Likemedelsutredningen SOU 2018:89 kom fram till samma slutsats och
beddmde att sarlésningar skulle vara starkt kostnadsdrivande och orsaka att det uppstar en tydlig
ojamlikhet mellan olika patientgrupper. Denna policy ar saledes ett forsok att pa ett transparant och
langsiktigt hallbart satt halla samman den vardebaserade prissattningen och varderingen av nya
interventioner och beskriva enhetliga principer for detta som galler alla typer av interventioner.

Den etiska plattformen lagger den principiella grunden for vad som ar en acceptabel
kostnadseffektivitetskvot och att den bor variera med avseende pa behov. Modellen som
presenteras har kan ses som en nagot modifierad modell jamfért med den som presenteras i
Prioriteringscentrums rapport “Nationell modell for 6ppna prioriteringar inom hélso- och sjukvarden’
Prioriteringscentrum 2017:2. Skalet till denna modifiering ar att det ror sig om kommersiella
produkter dar priset satts av det aktuella foretaget. Detta innebar att det initialt finns en
kostnadseffektivitetskvot (givet olika antaganden och metodval) fér produkten utifran detta pris. NT-
och MTP-radens rekommendationer ska avgéra om denna kostnadseffektivitetskvot kan accepteras
givet hansyn till de andra faktorerna som ska vagas in enligt den etiska plattformen. En annan
skillnad &r att policyn inte har med storleken pa interventionens patientnytta som en enskild explicit
faktor att vaga in. Den (tidigare uttryck som atgardens effektstorlek) har funnits med i den tidigare
versionen av policydokumentet. En fordjupad analys har dock visat att den fangas av
kostnadseffektivitetsbedomningen och dven om den kan ha en viss roll att spela, sa ar denna roll for
komplex (och samvarierar med andra faktorer) for att pa ett meningsfullt satt vigas in i de
prioriteringar NT- och MTP-rdden gor (REF)>. Den patientnytta som interventionen innebir kommer
dock aven fortsattningsvis att beskrivas i rekommendationen. Tva aspekter av patientnytta med
potentiell relevans for rekommendationer ar de fall nar det handlar om en mycket blygsam (ej
relevant) patientnytta respektive nar det handlar om en behandling som till synes helt botar
patientgruppen. Eftersom dessa dock kraver vidare utredning, valjer vi i denna policy att inte tillskriva
dessa nagon ytterligare vikt i tillagg till vad som redan hanteras via de 6vriga faktorerna:

)

a) tillstandets svarighetsgrad
b) tillstandets sallsynthet

c) osdkerheten till det hdlsoekonomiska underlaget (inklusive osdkerheten i det
kliniska underlaget)

Av dessa faktorer kan svarighetsgrad direkt hanforas till den etiska plattformens behovs- och
solidaritetsprincip, medan hansyn till sallsynthet baseras pa en analys av den etiska plattformen som
drog slutsatsen att manniskovardesprincipens likabehandlingstanke, i kombination med behovs-
solidaritetsprincipens ideal om jamlika halsoutfall i befolkningen gav stod for att lagre
kostnadseffektivitetsnivaer kunde accepteras om nodvandigt for att sdkerstalla en mer jamlik
behandling till patientgrupper med sallsynta tillstand. Hansyn till osdkerheten far stéd utifran

5 Enligt nationell modell ska alltsd dven interventionens patientnytta véigas in, i denna policy tas detta om hand
genom att patientnyttan ingar i kostnadseffektivitetskvoten. Nationell modell anvdnds ofta i sammanhang dar
det inte finns mojlighet att gora kostnadseffektivitetovervaganden vilket motiverar att den finns med som en
egen faktor.
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skrivningar i den proposition dar den etiska plattformen beskrivs som stéller krav pa att den nytta
som véags in ska ”skall bygga pa vetenskap och dokumenterade goda resultat” (Prop. 1996/97:60).
Ytterligare ett skal till att hansyn till osdkerheten ar viktig, ar den alternativkostnad som
resursanvandning inom halso- och sjukvarden innebar och déar stor osakerhet riskerar att leda till att
resurser anvands pa interventioner som inte kan motivera alternativkostnaden.

Tillstandets svarighetsgrad

Enligt behovs- och solidaritetsprincipen ska patienter med de storsta behoven fa tillgang till mer av
vardens resurser dn andra patientgrupper. Svaga gruppers behov behover sarskilt uppmarksammas
och ska beaktas i lika hog utstrackning som andra gruppers sa att de svaga grupperna inte far samre
vard dn andra. Det innebar att man maste definiera vad som menas med behov. Enligt den
proposition som ligger till grund fér den etiska plattformen kopplas behov till bade tillstandets
svarighetsgrad, och interventionens patientnytta. Eftersom den senare faktorn vags in i
kostnadseffektivitetskvoten, fokuserar vi har pa svarighetsgraden. Det finns flera aspekter att beakta
néar det géller svarighetsgrad:

1. Aktuellt tillstand: Hur livshotande ar tillstandet i nuldget? Hur symptomgivande? Hur
funktionsnedsattande eller integritets/autonomibegransande? Hur mycket paverkas utifran
dessa aspekter den overgripande livskvaliteten?

2. Framtida tillstand:
a. Tidsfaktorn. Hur varaktigt ar tillstandet? Kommer tillstandet férsamras i framtiden?

b. Risken. Hur stor &r risken fér den enskilde att drabbas av framtida sjukdom (vid
prevention eller adjuvant® behandling)?

Betydelsen av tillgénglig standardbehandling

Innan vi gar in pa de olika dimensionerna av svarighetsgrad ar det viktigt att betona att
svarighetsgraden ska beddémas utifran dagens faktiska férhallande att det aktuella tillstandet
behandlas med tillgdnglig standardbehandling. Vissa tillstand skulle bedémas som mycket svara och
akut livshotande i sig utan tillganglig behandling, exempelvis typ | diabetes, HIV-infektion, eller
kronisk myeloisk leukemi. Kontrollerade med modern behandling kan man dock betrakta tillstanden
som mindre svara an utan tillgang till denna behandling dven om det naturligtvis fortfarande i vissa
fall kan innebéra betydande oldgenhet och viss 6kad risk for senkomplikationer samt fortida dod.
Patienter som inte svarar pa den behandling som ar tillganglig idag anses foljaktligen ha ett tillstand
av hogre svarighetsgrad och kan behéva behandlas som en sub-population.

Aktuellt tillstand

Aven om mortalitet i princip dr den yttersta negativa handelsen, maste ocksa andra effekter av
tillstandet vagas in vilka handlar om sadant som funktionsnedséattning och olika symtom. Det aktuella
tillstandet kan behdéva bedémas separat i olika faser av samma sjukdom (stadium, progress, etc.) och
vid olika tidpunkter under sjukdomens férlopp. Enligt nationell modell graderas svarighetsgraden i

6 Med adjuvant behandling menas en behandling som ges fér att férhindra aterfall hos en cancerpatient. | vissa
fall far patienten tillbaka sin sjukdom trots adjuvant behandling och i andra fall var patienten redan botad efter
den initiala behandlingen och hade ingen nytta av den adjuvanta behandlingen, men i vissa fall kan den
adjuvanta behandlingen innebéra att en patient botas som annars skulle aterfatt sin sjukdom och riskerat
fortida dod.
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fyra grader; mycket hog, hog, medel och 1ag — en skala som dven Socialstyrelsen tillampar i sina
nationella riktlinjer och TLV i sina férmansbeslut.

Nar det géller hansyn till mortalitet som en del av svarighetsgradsbedémningen, kan det
huvudsakligen goras pa tva olika sdtt. Genom att vdga in hur manga levnadsar patientgruppen
forlorar med sitt tillstand, eller genom att vaga in tiden till dod som tillstandet medfor. | det forsta
fallet skulle det innebéra att en yngre patientgrupp som har ett livshotande tillstand riskerar att
forlora fler levnadsar och darmed ha en hogre svarighetsgrad, én en dldre patientgrupp. Den senaste
norska prioriteringsutredningen och darpa féljande stortingsbeslut’ genomsyras till exempel av detta
synsatt. Det innebar saledes att en livshotande sjukdom hos en grupp unga patienter (med annars
langre forvantad 6verlevnad och darmed storre forlust) betraktas som svarare an nér en
motsvarande sjukdom drabbar en grupp aldre individer. | den svenska kontexten har detta tolkats
som att ett sadant forhallningssatt riskerar att strida mot manniskovardesprincipens hinder mot att
vaga in kronologisk alder. Alternativet ar darfor att istallet vaga in tid till dod, dar kortare tid till dod
innebar storre svarighetsgrad 4n om patientgruppen har langre tid till déd. Detta innebar i princip att
i svensk halso- och sjukvard betraktas en livshotande sjukdom som lika svar per se, oavsett vilken
aldersgrupp som drabbas.

| den halsoekonomiska analysen av kostnadseffektivitetskvoten kommer dock en botande behandling
av en livshotande sjukdom att generera ett storre varde hos en yngre patientgrupp an vid sjukdomar
som i forsta hand drabbar patientgrupper i livets slutskede p.g.a. att bot tidigare i livet genererar fler
QALY jamfort med bot senare i livet. Trots att dven detta skulle kunna tolkas som att det strider mot
manniskovardesprincipen, enligt ovan, sa forefaller det vara mindre kontroversiellt och accepteras av
olika, om an inte alla, uttolkare av plattformen. Detta géller dven fragan om varaktighet som
behandlas i nasta avsnitt.

Tillstdndets varaktighet

Enligt den etiska plattformen sa paverkas svarighetsgraden dven av varaktigheten hos tillstandet. Det
ar svart att hitta exempel pa allvarliga, livshotande tillstand av kort varaktighet — om de bedéms som
allvarliga trots kort varaktighet sa ar det generellt for att de har en mycket stor paverkan pa
livskvalitet under denna tid — eller leder till déden inom kort tid. Generellt, om ett tillstand har en
langre varaktighet sa far det betraktas som svarare dn om det ar spontant 6vergaende. Har behover
man dven vaga in huruvida tillstandet kommer att férsdmras under denna tid.

Framtida tillstand

For individen som drabbas ar det ju @ ena sidan betydelselost hur stor risken att drabbas en gang var,
medan a andra sidan ar det mindre allvarligt att i ett tidigare skede inga i en riskgrupp an att
verkligen vara drabbad av sjukdomen.

Detta implicerar att behandling av manifesta tillstand kommer fa en systematiskt hogre prioritering
an prevention av samma tillstand. Det finns dock ett antal skal till att prioritera manifesta tillstand
har och nu framfor tillstand som med viss sannolikhet kommer att intrdffa inom en mer eller mindre
avlagsen framtid.

7 Verdier i pasientens helsetjeneste. Melding om prioritering. Meld. St. 34 (2015-2016), Innst. 57 S
(2016-2017) https://www.stortinget.no/no/Saker-og-publikasjoner/Saker/Sak/?p=64494
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De rent ekonomiska aspekterna av detta handlar om férvantad ekonomisk utveckling och vilken nytta
en tillganglig resurs idag kan generera i framtiden hanteras dock genom diskontering i den
hélsoekonomiska modellanalysen.

Prevention innebar att fler patienter utsatts for risk att fa biverkningar. Om tiden for prevention ar
mangarig finns ocksa risk for att (vid behandlingsstart) okdnda langtidsbiverkningar och ovanliga
allvarliga biverkningar kan tillkomma. Ju farre patienter som behéver behandlas for att man ska
erhalla en positiv effekt hos en patient desto storre varde av preventionen.

En annan aspekt ar att det kan komma nya effektivare interventioner for behandling av tillstandet
under preventionstiden, vilket introducerar en osakerhet omkring det framtida vardet av den
prevention som anvands idag. Sadan osdkerhet gar alltid i en riktning, att férsamra
kostnadseffektiviteten av preventionen.

| den man det finns mojlighet att avvakta med behandling utan att det ar hog risk for att det paverkar
sjukdomsforloppet eller prognosen kan ocksa ”patentutgangar” eller tillkommande, konkurrerande
terapier innebéra att det ar mer optimalt ur samhallsekonomisk och prioriteringssynvinkel att
avvakta med behandling och prioritera patientgrupper med mer omedelbara behov. Exempelvis
prioriterade TLV och NT-radet initialt behandling av de patienter med hepatit C stadium 3 och 4, som
har de mest avancerade fibrosgraderna. Patienter med lagre fibrosgrad, av vilka en mindre fraktion
spontanlédker och dar det hos andra kan dréja manga ar innan progress, prioriterades daremot ner
vid en férsta beddmning av NT-radet®. | ljuset av snabbt sjunkande Idkemedelspriser p.g.a.
konkurrens visade sig detta vara en klok strategi om man ser till samhallets anvandning av
begrdnsade resurser.

Nar det géller patientgrupper som i nuldget inte har nagon manifest sjukdom, men som har en risk
for att utveckla ett sjukdomstillstand i framtiden behover man saledes bedéma dessa i sarskild
ordning. Sannolikhet for att (ater)insjukna bor i viss man vagas in i bedomningen av svarighetsgrad.
Risken handlar bade om vilken aktuell svarighetsgrad tillstandet har nar det bli manifest, och om
vilken sannolikheten for att detta intraffar ar. Generellt innebar detta att svarighetsgraden hos denna
form av risktillstand bestar av en sammanvéagning av den svarighetsgrad tillstandet kommer nar det
blir manifest, viktat mot sannolikheten att det kommer att intraffa. Om sannolikheten ar valdigt hog
for framtida svar sjukdom sa bor man inte vikta ner svarighetsgraden. Som exempel kan ndamnas
patienter med akut myeloisk leukemi i remission med hog recidivrisk. | andra dandan av
riskspektrumet finns exempelvis riskfaktorer for framtida hjartkarlsjukdom och déd i form av forhojt
blodtryck och lipider samt ”livsstilsfaktorer” i form av stillasittande och overvikt. | detta fall ar praxis
att delvis vikta ner svarighetsgraden daven om dessa riskfaktorer leder till svara tillstand.

Tillstandets sallsynthet

Ett tillstands forekomst (prevalens) paverkar mojligheten att finansiera utvecklingen av nya
ldkemedel®. Kostnaden fér utvecklingen av ldkemedel mot folksjukdomar kan sl&s ut pd manga
anvandare och det ar darfor sadllan som lakemedel mot folksjukdomar prissatts sa att kostnaden per
QALY é&r 6ver den niva som kan anses vara kostnadseffektiv. Likemedlen ar trots detta ofta mycket
I6nsamma for tillverkarna. Det finns darfor goda skal for varfor betalningsviljan bor hallas relativt lag

8 http://ianusinfo.se/Documents/Nationellt_inforande av_nya lakemedel/Inforande-och-
uppfoljningsprotokoll-for-lakemedel-mot-hepatit-C-Version-7.pdf

91 detta avsnitt pratar vi uteslutande om ldkemedel, eftersom konsekvenserna av sillsynthet framférallt verkar
drabba lakemedel.
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nar det géller insatser vid vanliga tillstand, speciellt om detta kan kopplas till olika former av
volymsoverenskommelser mellan betalare och tillverkare.

Asikter om att betalningsviljan for likemedel mot sallsynta sjukdomar borde vara hogre framfors ofta
fran saval professionen, ledande regionféretradare samt allmadnheten i media. Fragan har ocksa
utretts och diskuterats i vetenskaplig litteratur'®. | empirisk forskning finns dock svagt stéd fér en
allmin uppfattning om en hdgre betalningsvilja for lakemedel mot séllsynta tillstand!. Ett skal till att
anda acceptera en hogre betalningsvilja dr, som beskrivits ovan, att kostnaden for att ta fram ett nytt
lakemedel for mycket sma patientgrupper ar i princip (om an sallan i praktiken) lika hog som for
storre patientgrupper och att utvecklingskostnaderna for ldkemedel mot sallsynta tillstand darfor
riskerar att bli betydligt hogre per behandlad patient. Det pris som satts pa lakemedel har dock
sannolikt mycket lite att géra med utvecklingskostnaderna utan handlar mer om en uppskattning av
vilket pris som kan ge maximala intakter. Oaktat detta, sa behdver halso- och sjukvarden férhalla sig
till det faktum att utvecklingskostnad och vinst ska slas ut pa en betydligt mindre patientpopulation.
Likasa styrs i viss man beslut om utveckling av nya lakemedel av vilket pris marknaden forvantas
komma att acceptera. | en delutredning/bilaga till Lakemedels- och apoteksutredningen har
Prioriteringscentrum analyserat huruvida den etiska plattformen kunde ge stéd for en forhojd
kostnadseffektivitetstroskel for Iakemedel mot séllsynta tillstand. Man drog slutsatsen att en férhojd
troskel kan accepteras under vissa forutsattningar. Detta baseras pa att manniskovardesprincipen
foreskriver att hansyn till irrelevanta faktorer inte far paverka prioriteringarna, och den
likabehandlings- och jamlikhetsidé som kommer till uttryck i manniskovardesprincipen och behovs-
solidaritetsprincipen Vidare att det ror sig om ett mycket svart tillstand, att interventionen har en
substantiellt storre patientnytta for patientgruppen (om an inte botande) an alternativ behandling
och att det ror sig om ett mycket séllsynt tillstand (s.k. ultra orphans) dar ovanstaende ekonomiska
argument kan sagas vara tillampliga. Det ar viktigt att betona att om patientgruppen utokas genom
att interventionen far fler indikationer, sa kan det sistndmnda skalet falla. Detsamma galler i
synnerhet om indikationen for interventionen utokas till patientgrupper med tillstand som har en
lagre svarighetsgrad.

Det ar alltsa snarare effekten av tillstandens sallsynthet (problemet att finansiera
utvecklingskostnaderna i relation till intdkter néar de ska férdelas pa fa behandlade individer) an
sdllsyntheten i sig som motiverar en hégre kostnadseffektivitetstroskel. Nu finns det sarladkemedel i
formanssystemet utan att man behdévt hoja troskelvardet for kostnadseffektivitet 6ver vad som
tidigare ansetts vara acceptabelt.

Modellen innebar alltsa att man accepterar en hogre kostnadseffektivitetstroskel for behandling av
sallsynta tillstdnd men endast till en viss grans. Denna grans och funktionen (lutningen) fér denna nya
faktor maste fortfarande faststallas utifran vilken alternativkostnad som ar man villig att acceptera
for de aktuella behandlingarna. Principen kan illustreras med nedanstaende figur.

10 juth N*. For the Sake of Justice: Should We Prioritize Rare Diseases? Health Care Anal. 2017
;25(1):1-20.

Lars Sandman, Erik Gustavsson The (Ir)relevance of Group Size in Health Care Priority Setting: A Reply
to Juth. Health Care Anal. 2017 25(1):21-33

11 Wiss J, Levin LA, Andersson D, Tinghdg G. Prioritizing Rare Diseases: Psychological Effects
Influencing Medical Decision Making. Med Decis Making. 2017 37(5):567-576
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Figur 5. Relationen mellan sjukdomsférekomst, tillstGndets svdrighetsgrad och vad som dr en rimlig
kostnadseffektivitetskvot. Av figurer framgdr att vad som dr en rimlig kvot 6kar fér behandling av
sdllsynta tillstand framfér allt ndr svarighetsgraden pa tillstdndet ér mycket hég.

Som framgar av principskissen finns det en 6vre grans for vad som ar en rimlig
kostnadseffektivitetskvot dven fér extremt sallsynta sjukdomar och for mattligt sallsynta sjukdomar
narmar sig denna kvot vanliga sjukdomars. Sallsynthet som enda faktor for en samre
kostnadseffektivitetskvot ar saledes i normalfallet inte acceptabel. Detta illustreras i figuren av den
raka basen i “ytan”. Man kan tanka sig ett fyrdimensionellt forhallande dar dven osakerheten av
dokumentationen hanteras. Detta gar tyvarr inte att visualisera i vart tredimensionella universum,
men val att beskriva matematiskt.

Osakerheten hos kliniska och hélsoekonomiska data

Osédkerheten i och darmed kvaliteten pa de data som ror storleken pa ldkemedlets effekt pa
overlevnad och livskvalitet kan paverka bedémningen av om en intervention ska rekommenderas
eller inte.

Kliniska data

Det finns i stort sett alltid en osdkerhet i varderingen av effekt och sdkerhet av nya interventioner.
Det finns en avvagning mellan behovet av tillforlitliga data och tidig tillgang till effektiva
interventioner. Den hoga kostnaden for klinisk dokumentation som ger tillforlitliga data kan ocksa
paverka incitamenten och mdjligheten att ta fram nya interventioner, speciellt fér sma
patientgrupper. Nar patientgruppen ar mycket liten begransas ocksa i praktiken méjligheten att gora
kontrollerade studier och fa fram tillforlitliga data.

Tillforlitligheten i den kliniska dokumentationen bedéms bland annat utifran, studiedesign och
kvalitet (risk for bias), studiestorlek (antal hdndelser, statistiskt styrka, precision), dokumentationens
relevans for svenska forhallande (jamforelsealternativ) och utfallsmattens relevans (patientrelevanta
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utfall, t.ex. livskvalitet eller 6verlevnad, i relation till surrogatvariabler eller mindre relevanta utfall).
Aven resultat fran mekanistiska/prekliniska studier som visar pa stédet fér havdad
verkningsmekanism liksom resultat av studier i tidigare utvecklingsfaser vags in.

Hdélsoekonomiska virderingen

Nér det géller nya insatser sa ar ofta studiedata mer omogna &n for etablerade interventioner, vilket i
viss man forsvarar den kvalitativa nytta/risk varderingen som &r dikotom (ja/nej-beslut) och som
ligger till grund for marknadsforingsgodkannandet. Problemet med omogna data ar dock annu storre
for kvantifieringen av nyttan, vilket ar centralt i den hilsoekonomiska analysen. Ofta ar det inte
heller det kliniska underlaget i sig som ar otillforlitligt utan antaganden i de modeller som anvands i
den halsoekonomiska analysen. Exempelvis extrapoleringen 6ver tid av 6verlevnadsdata (och data
om progressionsfrihet) samt indirekta jamforelser och natverksanalyser vilka ibland krévs for att
analysera ratt jamforelsealternativ liksom antaganden kring ldkemedelsatgang och svinn infor inte
sallan stora osakerheter i resultaten. Extrapoleringar av icke-signifikanta éverlevnadstrender over
manga ar/decennier ar vanligt och livskvalitetsestimat tillhandahalls endast undantagsvis som
originaldata fran de pivotala studierna utan bygger pa antaganden baserade pa data fran studier i
andra populationer.

Ur betalarens synvinkel finns det ett mervarde i att den nytta man betalar for ar rimligt séker och pa
motsvarande satt sanker osdkerhet det pris man kan acceptera for interventionen. Tillkommande
data vid uppfoljningar 6ver tid vilka 6kar sdkerheten i den hdlsoekonomiska varderingen tenderar
dessutom ofta att visa pa en mindre nytta an den som férvantades utifran preliminara data som ofta
baseras pa data fran interimsanalyser. Rent matematiskt finns det mer att forlora pa att en metod
visar sig ha exempelvis 3 ggr hogre kostnad (per QALY) i praktiken dn vad som ursprungligen
estimerades i jamforelse med vad man vinner om kostnaden ar 3 ggr lagre. Dessutom tenderar
osdkerheten i estimat av ICER att inte vara normalférdelad utan snarare skev at risken att ICER ar
mycket hogre dn estimatet. Att krdva ett sankt pris for interventioner vars effektuppskattningar ar
osakra innebadr dock en risk att interventioner som senare visar sig vara kostnadseffektiva och
vardefulla inte kom patienter och samhallet till nytta forrdn senare. A andra sidan minskar risken for
att interventionen som senare visar sig inte “halla mattet” introduceras och tranger undan mer
kostnadseffektiva insatser. Har kan det ocksa finnas skal att vaga in svarigheten att avbryta en insatt
intervention eller avsta anvandning av interventioner som redan introducerats. | viss man kan
osdkerhetsproblemet hanteras med betalningsmodeller som baseras pa s.k. risk sharing eller “pay-
for-performance” mellan betalaren och tillverkaren. Det a@r dock inte sannolikt att problemet med
osdkra underlag helt kommer att kunna hanteras pa sadant satt och dessutom har det visat sig svart
att hantera sadana avtal i praktiken p.g.a. icke &ndamalsenliga uppfdljningssystem. Att beldna
framtagande av sdkra data kommer i forlangningen att driva utvecklingen mot battre underlag, pa
samma satt som dagens regulatoriska krav har forbattrat data rorande effekt och sdkerhet for
lakemedel. Det ar viktigt att TLV i sina halsoekonomiska underlag ar tydliga med i vilken man man i
sina berdkningar vagt in osdkerheten i underlaget genom att géra mer konservativa estimat (worst
case scenarios) i de fall da stor osdkerhet foreligger. Annars finns risk for att interventionen ”straffas”
dubbelt for osdkerheten (bade inom den hélsoekonomiska varderingen och i den etiska varderingen).
Sammanfattningsvis bor dataosdkerheten i viss man paverka det accepterade priset.
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Figur 4. Hur osékerhet i data pdverkar det acceptabla priset pa 2 i 6vrigt lika interventioner med olika
grad av osdkerhet. Osékerheten har hdr illustrerad som normalférdelad men ér ofta skevt férdelad
mot mycket hég ICER.

Underliggande stallningstagande rorande den halsoekonomiska bedémningen: Konsumtions-

och produktionskostnader

Fragan om hur samhallskostnader for konsumtion (inklusive kostnader for fortsatt
sjukdomsbehandling) vid livsférlangning, respektive samhallsvinster av 6kad produktivitet nar
patienter kan aterga i yrkesverksamhet har diskuterats och analyserats av TLV. Det finns olika
tankbara, motsatta standpunkter i dessa fragor. Sammantaget kan man dock konkludera att TLV har
blivit mer restriktiva vad géller att inkludera det s.k. produktionsvardet, dvs vardet av det en person
forvantas producera om interventionen leder till férbattrad arbetsférmaga’?. | sina uppdaterade
allmanna rad foér hdlsoekonomiska varderingar ar rekommendationen att gora analyser bade med
och utan indirekta kostnader. Anledningen ar att detta riskerar att diskriminera personer som inte ar
i forvarvsarbetande alder och de som inte arbetar av andra orsaker. Detta synsatt &r helt i linje med
tydliga skrivningar i propositionen 1996/97:60. Det &r viktigt att NT-och MTP-raden och TLV:s
formansnamnd ar 6verens i sin tolkning av den etiska plattformen i dessa avseenden, men det kan
vara vart att 6vervaga hansyn till produktionsvdrdet om anvandning av en intervention, for
behandling av en allvarlig sjukdom som féretradesvis drabbar individer i arbetsfor alder, ar

12 T| VAR 2003:2 4ndrad 2015:1

16


https://www.tlv.se/download/18.467926b615d084471ac3230c/1510316374332/TLVAR_2017_1.pdf

kostnadsbesparande och medfor stora samhallsekonomiska vinster annars inte betraktas som
kostnadseffektivt.

Sammanvagning av olika faktorer for bestamning av betalningsvilja

Den har beskrivna modellen for betalningsvilja och vardebaserad prissattning ar framst tankt som ett
stod for NT- och MTP-raden vid framtagande av rekommendationer baserade pa TLVs
halsoekonomiska underlag. Rekommendationerna bor skrivas pa ett sddant satt att det tydligt
framgar hur gruppen tagit stallning till de faktorer som paverkar rekommendationen i det enskilda
drendet. Ett transparent arbetssatt borgar for konsistens och forutsdagbarhet i beslut om
rekommendationer samt trovardighet gentemot de olika avhamarna (regioner/professioner,
patienter och berorda féretag).

Man kan tanka sig ett par olika satt att vdga samman de olika faktorerna for att komma fram till
rimliga beslut och rekommendationer 6ver tid. Antingen kan man:

a) bygga en matematisk modell (enligt traditionell multi criteria decision analysis, MCDA) dar
olika faktorer asatts olika varden och vikter vilket ger ett numeriskt viarde som grund for
beslut eller rekommendation. Fordelen ar att 6vervaganden vid olika beslut blir transparanta
och tydliga. Nackdelen &r att det &r svart att pa ett rattvisande satt satta de olika varden och
vikter som skulle inga i modellen. Den blir med noédvandighet ganska trubbig och svar att
anpassa till olika forhallande som kan skilja sig at mellan olika arenden.

Det andra alternativet ar att

b) anvadnda ett mer kvalitativt angreppssatt dar de olika faktorer man tagit hansyn till beskrivs
kvalitativt. Férdelen ar att man undviker ett arbetssatt som ar skenbart exakt och mer
anpassar sig till en verklighet som ar komplex. Det innebar ocksa att det ar lattare att hantera
andra faktorer som kan spela roll i det enskilda fallet och som kan vara svara att férutsaga i
detalj. Har finns dock en risk for otydlighet i bedomningen och att rekommendationer kan
komma att bygga pa olika bedémningar fran gang till gang.

En tredje variant ar ett mellanting genom att

c) anvanda ett semikvantitativt arbetssatt som graderar de olika faktorerna i 3-5 steg vilket kan
ge en tydligare 6versikt och underlatta bedémning. Risken ar dock att en skenbart objektiv
bild férenklar och snedvrider perspektivet da olika faktorer sannolikt behéver viktas for en
rattvisande bedémning.

Man kan ocksa tanka sig att i en bérjan hantera fragan pa ett semikvantitativt satt och nar mer
erfarenhet utvecklats, i ett andra steg utveckla kvantitativa beslutsmodeller som i varje fall kan
utgora ett stod for gruppens bedémning. Det kan ocksa vara viktigt att testa och sdkerstalla att det
finns en konkordans i beddmningarna mellan olika radsmedlemmar.

Nedanstaende forslag till semikvantitativ modell som grund for bedémning av de olika faktorerna
behover utvecklas i takt med att det tdnkesatt som beskrivits i dokumentet praktiseras. Det vore
ocksa angelaget att foérsoka snabba pa en utveckling av praxis genom att ga tillbaka och analysera
tidigare beslut i NLT-gruppen, NT-radet och MTP-radet for att se hur konsekvent man redan tidigare i
praktiken tillimpat dessa principer och i vilka fall beslut eller rekommendationer tydligt avviker fran
de gédngse. Detta ar ett omfattade arbete, men skulle mycket val kunna genomféras inom ramen for
ett forskningsprojekt alternativt utredning av exempelvis Myndigheten for vard- och omsorgsanalys.
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Semikvantitativ skattning av faktorer av vikt fér betalningsvilja.

Svarighetsgrad?®? Sallsynthet Osadkerhet i den hdlsoekonomiska
(prevalens) virderingen?®
Grad 1 | Lag Vanligt tillstand, Mycket hég'’
Besvarande men inte Fler an 200 Sadan grad av osdkerhet att nagon
plagsamt patienter i Sverige | rimligt sdker analys av
Paverkar ej livslangd kostnadseffektivitet inte later sig
goras
Grad 2 | Maéttlig Mindre vanligt Hoég®
Handikappande, tillstand, hogst 200 | Vasentlig osakerhet som tydligt
plagsamt eller patienter i Sverige | férsvarar analysen av
i viss man pa sikt kostnadseffektivitet
livsforkortande
Grad 3 | Hog Sallsynt tillstand, Mattlig®
Livshotande pa kort hogst 50 patienter i | Viss osdkerhet i analysen av
till medellang sikt Sverige kostnadseffektivitet
alternativt svart
handikappande
Grad 4 | Mycket hog Mycket sillsynt Lag?®
Omedelbart tillstand, Lag osdkerhet i analysen av
livshotande och/eller hogst 10 patienter i | kostnadseffektivitet.
plagsamt tillstand Sverige

130lika faktorer som graden av livshot (dédlighet, férlust av livsldngd), smartproblem, handikapp och autonomi

eller integritetsforlust (faktorer som paverkar livskvalitet) vags ihop till en sammanlagd vardering av

svarighetsgraden. Bedémningen av svarighetsgrad galler den aktuella sjukdomsfasen med tillgdnglig behandling

alternativt den sjukdomsfas som interventionen avser att férebygga.

160sikerheten avser det hilsoekonomiska underlaget i vilket dven osikerhet avseende den kliniska nyttan
inkluderas. Osdkerheten avser inte osakerheten i sjalva beslutssituationen utan osdkerheten i underlaget som
sadant. Det finns situationer da osdkerheten med avseende pa om lakemedlet 6ver huvud taget har nagon
effekt ar sa monumental att rekommendationen blir att avsta fran anvandning oavsett pris eller tillstandets
svarighetsgrad.
17 Mycket hég osdkerhet ar t.ex. om kliniska studier saknar kontrollgrupp alternativt baseras pa utfall som
saknar klinisk relevans eller om det kliniska underlaget bestar av endast nagot eller nagra 10-tal patienter,
alternativt har stora kvalitetsbrister. Mycket osdkra antaganden i den halsoekonomiska modellen inklusive
mycket osakra extrapoleringar av effektdata.
8Hog osidkerhet ar t.ex. om underlaget baseras pa en enstaka, liten men kontrollerad klinisk studie med utfall
av tveksam klinisk relevans och/eller dar uppféljningstiden ar sa kort att patientnyttan till storsta delen
uppskattats genom extrapolering av effektdata i den halsoekonomiska modellen. Icke-randomiserade
kontroller och indirekta jamforelser innebar ocksa en hog osakerhet.

19 Mattlig osakerhet: exempelvis nir dr utfallet dr PFS istillet fér totaléverlevnad i en situation dar detta ar

motiverat eller nar jamférelsealternativet ar acceptabelt om dn inte det som anvands i Sverige. Alternativt nar
underlaget baseras pa en enda RCT, dven om denna &r stor. Alternativt da estimering av patientnyttan baseras

till en betydande del pa extrapolering av effektdata.
20 | 3g osdkerhet: det vetenskapliga underlaget baseras pa studier med ldmplig design, god kvalitet och god
overforbarhet till den avsedda patientgruppen. Uppféljningen ar sa lang att estimatet av patientnyttan
huvudsakligen baseras pa matdata och endast till en mindre del pa extrapoleringar eller att dessa baseras pa
tillforlitliga historiska data.




Bilaga 1 - Introduktion till hdalsoekonomisk utvardering
Se: https://www.tlv.se/download/18.467926b615d084471ac3396b/1510316350460/introduktion-
halsoekonomi.pdf
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