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Lakemedel vid spinal muskelatrofi

Forutsattningar for utfallsbaserade avtal
2023-03-23

Sammanfattning och slutsatser

Den hér rapporten beskriver forutsdttningarna for ett utfallsbaserat avtal for
rekvisitionsladkemedel som anvinds vid ovanliga sjukdomar baserat pa uppgifter i
Socialstyrelsens hidlsodataregister. Rapporten beskriver ocksa dversiktligt utfall for de patienter
som behandlats med de nya lidkemedlen vid SMA.

Under ar 2017 till 2022 introducerades tre nya likemedel vid sjukdomen spinal muskelatrofi
(SMA) — Spinraza (2017), Evrysdi (2021) och Zolgensma (2022). Alla ldkemedlen blev efter
forhandlingar rekommenderade av NT-radet for en begransad patientgrupp och ska sittas in
efter samrad med det behandlingsrad som NT-radet utsett. NT-radets rekommendation
inkluderade ocksé att likemedelsanvindning skulle registreras i Patientregistret och i
kvalitetsregister.

Eftersom Zolgensma é&r en engangsbehandling med en forvéntad lang effektduration var
kostnadseffektivitetsanalysen for lakemedlet mycket oséker. Infor avtal och rekommendation
for Zolgensma diskuterades om ett utfallsbaserat avtal pa patientnivé skulle kunna anvindas for
att minska osdkerheten i rekommendationen frén NT-radet.

Bland annat pé grund av osdkerheter i kvaliteten pa registerdata ingicks inget utfallsbaserat
avtal mellan regionerna och foretaget. Diaremot inledde NT-radet en utvérdering av hur ett
individbaserat avtal baserat pa data fran de nationella hilsodataregistren skulle fungerat om det
hade inforts for Zolgensma. Data fran kvalitetsregister inkluderades inte pa grund av att
deltagande ar frivilligt och att avtal baserade pa patientniva efterstravades.

En ans6kan om etiskt tillstand for utvecklingsarbete med vetenskaplig grund majliggjorde for
regionernas samverkansmodell f6r lakemedel att fa tillgang till s pass detaljerad information
fran Socialstyrelsens hdlsodataregister att uppfoljning av anvéndning av lakemedel vid ovanliga
sjukdomar och uppfoljning av vissa utfall efter behandling kan géras. En analys visade att
tackningsgraden for anvéndning av Spinraza var mycket god och att vardbesok déar trakeostomi
och respiratorbehov framgick fangades upp. Téckningsgraden for anvindning av Evrysdi ér
déremot mycket 14g. Vissa enskilda regioner ldmnar heller inte alls in uppgifter till
Patientregistret om likemedelssubstanser som administrerats. I jaimforelse med
hilsodataregistren har kvalitetsregistret Svenska neuroregister/neuromuskuldra sjukdomar fler
registrerade uppgifter om behandling med Evrysdi.
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Foljsamheten till NT-rddets rekommendation att registrera ldkemedelsanvéndning i
Patientregistret har dverlag varit lag, delvis pa grund av tekniska forutsdttningar. Registreringen
i kvalitetsregistret har daremot varit hog, vilket i viss utstrdckning kan bero pa NT-radets
rekommendation.

Med utgéngspunkt fran de osdkerheter som foreldg vid rekommendationen for Zolgensma hade
det med den tickningsgrad som uppnatts inte varit lampligt att anvéinda sig av ett utfallsbaserat
avtal pé patientniva som framfor allt baserades pa uppgifter fran de nationella
hélsodataregistren. Ett populationsbaserat avtal utifrdn uppgifter frén hilsodataregistren och
kvalitetsregistret hade i det aktuella fallet kunnat vara béttre. Mojligheterna for enskilda
kvalitetsregister att regelbundet lamna ut individdata for &ndamaélet 4r inte klarlagt.

Bakgrund

Spinal muskelatrofi (SMA) dr en grupp arftliga neuromuskuldra sjukdomar som kidnnetecknas
av att motoriska nervceller bryts ned. Sjukdomen orsakas vanligtvis av fordndringar i en gen
(SMN1) pé kromosom 5. Hur kraftigt och tidigt i livet sjukdomen framtréder beror pa hur aktiv
en delvis kompletterande gen (SMN2) &r. Beroende pa élder vid diagnos och svérighetsgrad
delas sjukdomen upp i fyra undertyper — typ 0 (symtom redan fore fodseln och avlider inom
négra manader) till typ 4 (lindriga symtom forst i vuxen alder)'. 1 vissa fall kan en preliminér
diagnos dndras fran typ 1 till typ 2 och sa vidare.

Spinal muskelatrofi kiinnetecknas av tilltagande muskelsvaghet och muskelfortvining, mest 1
den muskulatur som finns ndrmast balen. Beroende pa diagnos innebér det varierande
svarigheter att andas och svilja och tilltagande snedhet i ryggen. Utan behandling avlider barn
med typ 1 i andningssvikt fore tva ars alder.

Varje ar insjuknar i Sverige 48 barn i SMA typ 1. Nér det géller typerna 2 och 3, insjuknar 23
personer med vardera typen arligen i Sverige.

I mitten av 2017 fick Spinraza (nusinersen) marknadsforingsgodkénnande, det forsta
lakemedlet for behandling av SMA. Kostnaden for lakemedlet var hog och NT-radet
rekommenderade anvéndning till en begriansad grupp patienter efter att ett avtal om
kostnadsreduktion tagits fram. Rekommendationen innebar ocksa regelbunden utvardering av
patienter som satts in pa behandling och utsittning vid tydligt forsdmrat tillstdnd. Ett
behandlingsrad inférdes som tillsammans med behandlande lékare fattar beslut om behandling
och utsittning.

! https://www.socialstyrelsen.se/kunskapsstod-och-regler/omraden/sallsynta-
halsotillstand/spinal-muskelatrofi/
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Vid arsskiftet 2021/2022 rekommenderades ytterligare tva behandlingar vid SMA: Evrysdi
(risdiplam) och Zolgensma (onasemnogen-abeparvovek). Inte heller dessa ldkemedel var
mojliga att rekommendera utan avtal om kostnadsreduktion. Béda alternativen innebar fordelar
inom vissa omraden jaimf{ort med Spinraza, bland annat vad géller administrationsform.
Spinraza ges intratekalt (i ryggmaérgsvétskan) var fjairde manad medan Evrysdi tas peroralt
dagligen. Zolgensma administreras intravendst en enda gang. Se tabell nedan for
sammanfattning av rekommendationer.

Likemedel Datum Rekommendation

Spinraza (nusinersen) Juni 2017 | Avvakta, behandla i undantagsfall, registrera i
kvalitetsregister

Spinraza December 2017 | Anvénda vid typ 1, 2 & 3 enligt sarskilda kriterier

och i samrad med behandlingsrad, foljas i
kvalitetsregister

Spinraza Juni 2019 | Enligt tidigare rekommendation, fortydligande
behandlingsrad

Zolgensma (onasemnogen- Juni 2020 & | Avvakta

abeparvovek) September 2021

Evrysdi (risdiplam) April 2021 | Avvakta

Evrysdi & Spinraza December 2021 | Typ 1, 2 & 3, under 18 ar: | forsta hand Evrysdi och
andra hand Spinraza enligt sarskilda kriterier

Evrysdi, Spinraza, Zolgensma Februari 2022 | Zolgensma, typ 1 enligt sarskilda kriterier.

Typ 1, 2 & 3, under 18 ar: | forsta hand Evrysdi och
andra hand Spinraza enligt sarskilda kriterier
Behandlingsrad, registrera i kvalitetsregister och
Patientregistret.

Tabell 1 Sammanfattning av NT-radets rekommendationer for lakemedel vid SMA

Rekommendationen av Zolgensma baserades pa dokumentation med hog osdkerhetsgrad och
NT-radet konstaterade att det inte gick att bedoma om effekten av lakemedlet pa den motoriska
utvecklingen fortsitter, avstannar eller om det sker en tillbakagang pa lang sikt. Behandling
med Zolgensma leder till en mycket stor engangskostnad och eftersom effektens durationslangd
inte var vil dokumenterad bedomdes osékerheten i den hilsoekonomiska beddmningen vara
mycket hog.

Pé grund av denna osékerhet var ett utfallsbaserat avtal en tinkbar 16sning for att uppna en
rekommendation med stdrre sidkerhet. De uppgifter som behdvdes for ett sédant avtal for
Zolgensma var dock for detaljerade for en ordinarie statistikleverans frén Socialstyrelsen och
tackningsgraden for relevanta data i Patientregistret hos Socialstyrelsen var osédker. Eftersom
mojlighet till avtal pa patientniva (1) efterstravades bedomdes anviandning av uppgifter fran
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kvalitetsregister som otillrdckligt pa grund av patienters réttighet att vélja att inte delta 1
registret.

Dirfor baserades inte avtalet for Zolgensma pa uppgifter om senare hindelser for patienter som
behandlats med ldkemedlet. NT-radet beslot dock att utvirdera hur ett eventuellt utfallsbaserat
avtal for Zolgensma hade fungerat i praktiken avseende ledtider, datatillgéng och
tackningsgrad. Arbetet med att undersoka mojligheterna till nya avtalslosningar och
betalningsmodeller motiverades ocksa av ett politiskt uppdrag fran SKR:s kongress.

Den hér rapporten beskriver grundférutsattningarna for ett utfallsbaserat avtal for
rekvisitionsldkemedel som anvinds vid ovanliga sjukdomar baserat p& uppgifter i
Socialstyrelsens hilsodataregister. Rapporten beskriver ocksa oversiktligt utfall for de patienter
som behandlats med de nya likemedlen vid SMA.

Metod

Uppgifter fran Socialstyrelsen hilsodataregister

Etikprovningsmyndigheten godkidnde en ansékan for utvecklingsarbete med vetenskaplig grund
den 19 oktober 2021 (dnr 2021-04622). Den 14 januari 2022 bestélldes registeruppgifter fran
Socialstyrelsen (se bilaga 1) for aren 2018 till 2022. Efter kortfattad dialog skickade
Socialstyrelsen ett datautdrag den 17 november 2022. Ytterligare ett utdrag skickades den 22
februari 2023.

Uppgifter fran kvalitetsregistret Svenska neuroregister

Aggregerad information bestélldes fran Svenska neuroregister/neuromuskuléra sjukdomar-
NMIiS den 19 januari 2023. Uppgifter om antalet patienter per kvartal dir behandling med
Spinraza, Evrysdi eller Zolgensma registrerats uppdelat pa rapporterande sjukvardsregion, samt
antalet behandlingsbyten efterfrdgades. Kvalitetsregistret skickade de bestéllda uppgifterna den
10 februari 2023.

Databearbetning
Uppgifterna fran hélsodataregistren ldstes samman och hdndelser definierades baserat pa:

- SMA diagnos (SMA 1,2.3 eller odefinierad). Eftersom diagnos i vissa fall varierat 6ver
tid definierades den diagnos per individ med hogst svarighetsgrad och de diagnoser
som angavs det kvartal lakemedelsbehandling inleddes for férsta gangen.
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- Lakemedelsbehandling (substans och atgiardskod for administration). Utéver ATC-kod i
Lakemedelsregistret eller som atgéardskod i Patientregistret inkluderades atgéardskod for
intratekal administration hos patienter med SMA som kod for administration av
Spinraza.

- Andra vardhindelser (trakeostomi, respiratoranvéndning, dodsfall)

Uppgifterna fran kvalitetsregistret var aggregerade och inneholl antal patienter som behandlats
med respektive lakemedel uppdelat pa rapporterande sjukvardsregion. Vid en jamforelse av
antal registrerade patienter mellan kvalitetsregister och Patientregistret anvéndes ackumulerat
antal patienter som inlett behandling. Detta eftersom Patientregistret innehéller enskilda
behandlingstillfdllen medan kvalitetsregistret inte gor det. Eftersom patienter som senare
behandlas i Region Skane inleder behandling i Véstra Gotalandsregionen slogs Sédra och
Vistra sjukvardsregionen ihop vid jamforelsen. Pa grund av litet patientantal lamnades inte
uppgifter fran sjukvardsregion Mellansverige ut fran kvalitetsregistret och togs inte med 1
jamforelsen.

Utover uppgifterna fran hilsodataregistren och kvalitetsregistret inhdmtades
forsaljningsstatistik for de aktuella ldkemedlen fran E-hdlsomyndigheten via Concise. Baserat
pa doseringstexten i Spinrazas produktresumé antogs en forpackning Spinraza motsvara ett
behandlingstillfille.

All datahantering gjordes i programmeringsspraket R (2).

Resultat

Antal inkopta forpackningar Spinraza och registrerade behandlingstillfallen i
Patientregistret

Forséljning av Spinraza har skett i fyra olika sjukvérdsregioner, Sodra, Véstra, Stockholm och
Mellansverige sedan 2018, med storst anvindning i Véstra sjukvardsregionen. Vid rapportering
av behandling till Patientregistret har atgardskoden for intratekal administration f6ljt av ATC-
koden for Spinraza (nusinersen) anvints i tva sjukvardsregioner - Mellansverige? och
Stockholm. I Sodra sjukvardsregionen har enbart intratekal administration registrerats men
aldrig ATC-kod registrerats och/eller aldrig forts Gver till Patientregistret och 1 Véstra
sjukvardsregionen forekommer bada sitten att registrera, med och utan ATC-kod (se figur 1).

2 Mellansverige redovisas inte separat i figur p& grund av litet antal patienter
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Figur 1 Forsaljning av Spinraza (nusinersen, antal férpackningar) fran ar 2018 och framat uppdelat pd
inkdpande sjukvardsregion och kvartal. Antal registrerade behandlingar per kvartal med diagnos SMA
som registrerats med atgardskod intratekal injektion eller atgardskod M0O9AX07 (Spinraza, nusinersen).
Sjukvardsregion Mellansverige redovisas inte pa grund av litet antal patienter.

En jamforelse mellan antalet inkopta forpackningar och antalet registrerade behandlingar per
kvartal visar att tgirdskoden intratekal administration for patientgruppen har en tydlig
koppling till antalet inkdpta forpackningar Spinraza.
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Antal registrerade patienter i Patientregistret och kvalitetsregistret dver tid

Det ackumulerade antalet patienter som inlett behandling med Spinraza (nusinersen) eller
Evrysdi (risdiplam) och registrerats i Patientregistret och kvalitetsregistret 6ver tid uppdelat pa
rapporterande sjukvérdsregion jimfordes (Figur 2). P4 grund av att patienter i Region Skéne
ocksa ofta initialt behandlats i Vistra Gotalandsregionen kombinerades S6dra och Vistra
sjukvardsregionen.
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Figur 2 Ackumulerat antal patienter som registrerats som behandlade med Spinraza (nusinersen, évre)
eller Evrysdi (risdiplam, nedre) i Patientregistret (linje) och kvalitetsregistret Svenska
neuroregister/neuromuskulara sjukdomar-NMiS (streckad linje).

Antalet patienter registrerade i Patientregistret och kvalitetsregistret var liknande for Spinraza
(nusinersen) men hogre for Evrysdi (risdiplam) i kvalitetsregistret.

j
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Registrerad anvandning av Zolgensma

Ett litet antal patienter har fram till januari 2023 behandlats med Zolgensma (onasemnogen-
abeparvovek). Behandlingarna registrerades i bade Patientregistret och kvalitetsregistret i
Region Stockholm men hittills enbart i kvalitetsregistret i Véstra Gotalandsregionen, eventuellt
beroende pa efterslépning i fullstdndig rapportering av slutenvard. Enligt uppgifter fran
kvalitetsregistret har hittills ingen ytterligare SMA-behandling inletts for dessa patienter efter
Zolgensma.

Antal patienter

Totalt identifierades 430 patienter i Patientregistret hos Socialstyrelsen med diagnos SMA
under perioden 2018 till januari 2023. 120 av dessa hade enligt registret fatt intratekal
administration av lakemedel (Spinraza) minst en gang (tabell 2).

Diagnos med hogsta Antal individer i utdrag Antal som fatt intratekal
svarighetsgrad Fodelsear fran Patientregistret administration av ldkemedel*
hSMA (odefinierad) <2000 162

2000-2017 10 <3

2017-2020 <3

2021+ <3
hSMA1 <2000 14

2000-2017 15 11

2017-2020 23 16

2021+ 9
hSMA?2 <2000 37

2000-2017 44 43

2017-2020 13 13

2021+ <3 <3
hSMA3 <2000 58

2000-2017 40 33

2017-2020 <3 <3

Tabell 2 Antal patienter som identifierades i Patientregistret hos Socialstyrelsen med diagnos SMA
under perioden 2018 till 26 januari 2023, uppdelat pa fodelsear *intratekal administration av
lakemedel antas vara behandling med Spinraza
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Vardhdndelser for patienter med SMA dar behandling med Spinraza varit
huvudsakligt alternativ

En analys av behandlingsval vid SMA baserat pa uppgifter i Patientregistret begransades till
patienter fodda under perioden 2017 till 2020 och for vilka eventuell behandling har inletts
innan 2022. Detta eftersom Spinraza dé var det enda tillgdngliga behandlingsalternativet och
tackningsgraden dr god for behandling med Spinraza i Patientregistret. Av de 37 patienter som
foddes under perioden och som hittills registrerats med diagnosen SMA har 23 fatt diagnosen
SMA typ 1. Bland patienterna med diagnos SMA typ 1 fick 16 stycken behandling med
Spinraza, registrerat som intratekal administration. Dessa har hittills med f& undantag dverlevt,
och var i slutet av ar 2022 mellan 2 och 6 ar gamla (medel: 3,6 ar). De patienter som inte
behandlades med Spinraza avled i normalfallet mindre dn ett ar efter fodseln.

De patienter som registrerades med SMA typ 2 eller 3 under perioden, 14 stycken, har enligt
Patientregistret alla behandlats med Spinraza, registrerat som intratekal administration (10
stycken med registrerad ATC-kod).

En analys av hur ménga patienter i den utvalda gruppen som avslutat behandling forsvéras av
den laga tickningsgraden for behandling med Evrysdi som introducerades i slutet av 2021. Ett
mycket litet antal patienter i gruppen avslutade behandling innan kvartal 3 2021.

Av de 145 patienter som fotts sedan ar 2000 och framat och registrerats med SMA diagnos har
enbart ett fatal registrerats med vardkontakter som indikerar kronisk respiratorbehandling (11
st) eller trakeostomi (farre dn 3 st) under den observerade perioden.

Diskussion
Tackningsgrad i registren

En jamforelse av forsdljningsvolym av Spinraza (nusinersen) och antal registrerade
behandlingar per kvartal indikerar att tickningsgraden for atgérden i Patientregistret &r mycket
god, men att det finns variation mellan sjukvardsregionerna vilka kombinationer av koder som
anvénds. Mdjligheten att detektera anvéindning av Spinraza i den aktuella patientpopulationen
ar mer eller mindre unik pa grund av den ovanliga administrationsvégen — injektion i
ryggmargsvitskan. En nyligen publicerad studie anvdnder samma metod for att definiera
anvandning av Spinraza (3). Anvandbarheten av Patientregistret for att pa nationell niva fanga
upp behandling med rekvirerade lakemedel ar for de flesta andra ldkemedel i dagsléget
otillforlitlig, framfor allt eftersom Region Skéne 1 dagsldget inte rapporterar ATC-kod alls. Den
hanteringen baseras tills vidare pé en dispens fran Socialstyrelsen fram till att ett nytt
journalsystem é&r infort.
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Evrysdi (risdiplam) ar en oral 16sning som anvénds dagligen. Lakemedlet ingér inte i
lakemedelsformanerna och har under ar 2021 och 2022 framfor allt distribuerats genom
rekvisition till klinik men har ocksa forskrivits utan forman i vissa fall. Behandling med
Evrysdi har i Patientregistret enbart identifierats baserat pd ATC-kod i atgidrdskod. Antalet
unika patienter som registrerats som mottagare av Evrysdi i Patient- eller Likemedelsregistret
var under slutet av 2022 fem stycken. Baserat p4 méngden sélt likemedel (DDD) bor antalet
vara minst 50 personer.

Téckningsgraden i Svenska neuroregister/neuromuskuléra sjukdomar for patienter som
behandlades med Spinraza framstér som god. Till skillnad fran Patientregistret fangar dven
kvalitetsregistret upp anvéndning av Evrysdi. I bade kvalitetsregistret och Patientregistret har
behandlingar med Zolgensma registrerats.

Sammantaget har inte NT-radets rekommendation om att registrera ordinationen av Evrysdi i
Patientregistret fatt genomslag i klinisk praxis. Daremot sker registrering till kvalitetsregistret,
vilket ocksa ingick i NT-radets rekommendation.

Mojligheten till utfallsbaserade avtal

Detta dr en En ansokan om etiskt tillstind for utvecklingsarbete med vetenskaplig grund
mojliggjorde for regionernas samverkansmodell att fa tillgéng till sa pass detaljerad information
fran Socialstyrelsens hdlsodataregister att uppfoljning av anvéndning av lakemedel vid ovanliga
sjukdomar och uppfoljning av vissa utfall efter behandling kan géras. Tiden fran bestéllning till
datatillgang var cirka 11 manader. Efter den initiala kétiden for att begédran om uppgifter ska
behandlas kan uppdaterade uppgifter Idmnas fran Socialstyrelsen med kortare véntetid.

Efter ett etikgodkénnande ar det alltsa mojligt for regionernas samverkansmodell att fa tillgdng
till uppgifter fran Socialstyrelsen och sannolikt andra register som kan anvéndas i
utfallsbaserade avtal. For att kunna bedoma om uppgifter i till exempel Patientregistret kan
anvéndas behdvs dock god forberedelse, eller tillgang pé forhand till forekomsten av relevanta
diagnos- och atgérdskoder i registret.

I fallet med den nya genterapin vid SMA visar utvérderingen att det inte hade varit lampligt att
basera ett utfallsbaserat avtal pa en prenumeration pé uppgifter frén Patientregistret. Eftersom
Evrysdi i dagslédget i regel inte expedieras pa apotek och inte heller administreras vid ett
lakarbesok ar det osannolikt att ordination eller utlimnande av likemedlet kommer att
registreras i tillricklig grad. Aven om dessa vardbesok registrerats i enlighet med NT-radets
rekommendation skulle den ldkemedelsanviandning som skedde i Skane i dagslaget inte komma
med i registret.

Avtal for lakemedel vid ovanliga sjukdomar dér utfallet baseras pa sddana uppgifter som kraver
etikgodkannande paverkar hur uppgifter om eventuella kostnadsjusteringar kan formedlas till
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regioner och foretag. Justeringar baserade pa behandling och utfall for boende i smé regioner
blir 1att sekretessbrytande. Eventuella utfallsbaserade avtal kan darfor tinkas fungera battre om
de baseras pa utfall pa populationsniva, i stillet for patientniva. Vad som ocksa talar for detta ar
att tickningsgraden i Patientregistret av flera skél kan bli ofullstdndig och dven om
tackningsgraden i ett kvalitetsregister kan téinkas bli hog ar deltagande i sédana frivillig. Ett
populationsbaserat avtal ar alltsa ldmpligare i de fall vi vi inte kan forvénta oss fullstindig
tackningsgrad nationellt och i de fall uppgifter fran kvalitetsregister behdver anvéndas.
Deltagande i frivilliga register kan inte krdvas for att behandling med vissa lakemedel ska
inledas. brodtext

Anvandningen av Spinraza

En analys av behandlingsval for de patienter som fatt diagnosen SMA begréinsades till individer
fodda under perioden 2017 till 2020. Skélet till begrédnsningen &r att Spinraza da var ett
alternativ for dessa patienter och att Evrysdi eller Zolgensma énnu inte var det. Eftersom
tackningsgraden for Evrysdi i underlaget ér 1&g inkluderades inte barn fodda ar 2021 och
framat.

Analysen visade att patienter med SMA typ 1 som behandlas med Spinraza i regel dverlever
medan de som inte behandlas inte gor det. Resultatet beror sannolikt p& en kombination av
behandlingsradets prioriteringar i enlighet med NT-radets rekommendation och likemedlets
effekt. Noterbart &r ocksé att ingen av de dverlevande patienterna som sattes in pa Spinraza
tycks ha avbrutit behandling. Baserat pa lydelsen av NT-radets rekommendation kan det tolkas
som en kvarstdende effekt av lakemedlet, men kan ocksa bero pa en ovilja att avbryta
behandling.

Av de patienter som foddes under tidsperioden och registrerades med diagnos SMA typ 2 eller 3
inledde alla behandling med Spinraza och har dérefter kvarstatt minst fram till slutet av 2021,
dé ett flertal kan ha bytt behandling till Evrysdi.
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Bilaga 1 Bestdllning fran hadlsodataregistren

Studiepopulationen utgérs av individer som behandlats med de aktuella 1akemedlen och
identifieras i Likemedelsregistret och Patientregistret baserat pA ATC-kod samt baserat pa
diagnos (ICD-10) utifran indikation for dessa ldkemedel.

Uppgifter om identifierade individer i studiepopulationen inhdmtas fran f6ljande register hos
Socialstyrelsen:

- Lakemedelsregistret
- Patientregistret
- Cancerregistret
- Dodsorsaksregistret

Fran dessa register kommer bland annat uppgifter om individer, folkbokféringsregion,
vardgivare, vardhdndelser och diagnoser inhdmtas.

Studiepopulationen definieras enligt foljande: Atgirdskod MO9AX09 (onasemnogen-
abeparvovek) eller nadgon av diagnoskoderna G120, G121 med underkoder i Patientregistret.

For dessa individer bestills uppgifter fran Patientregistret, Likemedelsregistret och
Dodsorsaksregistret: Alla hiandelser (rader) fran och med 2018-01-01 fram till senast
tillgéngliga datum som innehéller koderna i tabell 1 nedan efterfragas.

register typ kod info kod

PAR diagnoskod G120 Infantil spinal muskelatrofi, typ |

PAR diagnoskod G121 Annan hereditar spinal muskelatrofi
PAR diagnoskod G121A Hereditar spinal muskelatrofi, seninfant
PAR diagnoskod G121B Hereditar spinal muskelatrofi, juvenil
PAR diagnoskod G121W Annan hereditar spinal muskelatrofi
PAR diagnoskod Z430 Tillsyn av trakeostomi

PAR diagnoskod 7930 Tillstand med trakeostomi

PAR diagnoskod 7991 Beroende av respirator

PAR atgardskod DGO008 Kronisk respiratorbehandling, kontroll (i)
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PAR atgardskod DGO016 Tillsyn av trakeostomi

PAR atgardskod DG024 Byte av trakeostomitub
PAR atgardskod GBBO00O Trakeostomi

PAR atgardskod - lakemedel MO9AX07 nusinersen

PAR atgardskod - lakemedel MO09AX09 onasemnogen-abeparvovek
DODSORSAK | Dédsfall Dodsfall Dodsfall

LAK Expediering av lakemedel | MO9AX10 risdiplam

Tabell 1 Diagnos- och atgardskoder

For dessa handelser efterfragas informationen i tabell 2 nedan.

Variabel Patientregistret | Likemedelsregistret | Dédsorsaksregistret
LOPNR X X
Oppenvard / Slutenvard

Fodelsear

Fodelsemanad

Kon

Folkbokforingsregion

X X [ X [ X | X | X |X

Region vardgivare

Region forskrivare X

>

Indatum
Utdatum

Forskrivningsdatum

Expeditionsdatum X

Diagnoskoder
Atgardskoder X
Expedierad ATCKOD X
Datum dédsfall X

Tabell 2 Efterfragade variabler
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