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Forord

Vi vil gerne takke de muskelsvindpatienter, som tog sig tid til at besvare vores
spgrgeskema. Derudover vil vi gerne takke Muskelsvindfonden for dette
specialesamarbejde. Muskelsvindfonden har veeret yderst behjeelpelig med informationer
og kontakt til muskelsvindpatienter. Med det sagt, sa er projektet kun udarbejdet af os,

og vi star til ansvar for de resultater og konklusioner, der er angivet i projektet.
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Abstract

This thesis paper will primarily discuss economic health valuations included in the decision
of utilizing Spinraza as a standard treatment for patients with Spinal Muscular Atrophy
(SMA). The said drug has been limited for the Danish patients with SMA since the Danish
medical council (Medicinradet) believes that Spinraza is exceedingly expensive and hence
the effects of Spinraza are lacking, which accordingly led to the determination of the drug
being available for severe cases only. However, the SMA patients are not convinced by the
Danish medical council’s aforementioned decision, as several studies within that subject
prove the exact opposite; that the drug has a significant effect on patients.

Medicinradet has made their decision based on a valuation of a cost-analysis the deve-
loper; Biogen has conducted. The analysis based on the guidance of Medicinradet includes
only a few costs, that are somehow misleading. These costs relate to the treatment of
Spinraza, such as hospital administration cost and drug cost, etc. Accordingly, this ma-
ster’s thesis will, therefore, include other relevant costs related to the disease, like assistive

devices and indirect costs.

This project will first and foremost present details concerning the SMA diagnosis as well
as its possible treatments. In this respect, the calculation methods will be introduced to
measure the direct/indirect costs, and lastly the respondents’ state of health. Secondly,
the actual costs and state of health of the respondents’ will be measured and compared to,
clarified in the ICER-method. Finally, its results will thus be discussed and summarized

in the conclusion section.

A questionnaire has been made containing responses from 210 Danes, in which 21 of
them are diagnosed with SMA. The main purpose of including a questionnaire was to
collect data touching on costs that are connected to the SMA disease, and also the state
of health of the respondents. The respondents’ answers made it possible to collect infor-
mation about the varying health stages of patients who are treated with Spinraza versus
those who are not. Including both costs and the respondents’ state of health in a cost-
effectiveness-analysis, made it attainable for the costs per QALY being calculated. The
results calculated show how much Spinraza would cost compared to the existing treat-
ment, which is not a healing one. The results that are calculated over three years, shows
that kids and youngsters are most likely to have Spinraza compared to adults.

There is not an official limit for how much extra welfare costs in Denmark, therefore
it is the Danish government’s decision whether or not they are willing to pay. Due to the
Danish government’s budget constraints, the approval of a new drug is prioritized by costs
per patient, and the achievable effect of the drug.

No questions are expressed regarding the drug’s effect among the respondents, but
Medicinradet is not convinced due to small improvements, that are rather valuable to

the patients. Thus, the Danish Foundation for patients with muscular dystrophy (the
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Muskelsvindfonden), disagrees with Medicinradet and requires them to consider the right
treatment of the patients by giving them Spinraza to prevent the development of the
disease. The Muskelsvindfonden is convinced that Spinraza will be effective to all the
SMA-patients and not only the severe cases among children.

Medicinradet is reconsidering giving Spinraza for patients, because of a new study
initiated in Germany, that reveals an increase in the use of Spinraza, particularly among

children and adults.

Side 4 af



Indhold

(1. Indledning]

[2. Problemformulering]

3. Metode

3.1. Afgreensning|. . . . . . . . .

4. _Muskelsvind|
4.1. Behandling af SMA|. . . . . . . .. ...

AT

OPINTAZA] .« v v v e v v e e e e e e e e e e e e e e e e

I10.

Zolgensmal. . . . . .. L L

1.1.3.

Risdiplam| . . . . . . . . . .

A1

Rehabilitering|. . . . . . . .. o o

. Beregning af sundhed|

[5.1. Quality Adjusted Life Years (QALY)| . . . . . . .. . ... ... ... ...

b.2. Maling af sundhed| . . . . . . . ...

[p.2.1. Cost-utility-analyse, CUA| . . . . . . . .. ... ... ... . .....
[5.2.2." Den inkrementelle omkostningseftektbrgk, ICER| . . . . . .. .. ..
[5.2.3.  Cost-of-illness-analyse, COI| . . . . . . ... ... ... ... .....

. Beslutningsgrundlaget for anvendelse af Spinrazal

[6.1. Medicinradets metodevejledning| . . . . . . ... ... L.

7.

Behandling af baggrundsdatal

[7.1. Baggrundsdata] . . . . . . .. ...

. Maling af sundhed|

[8.1. Sundhedstilstande for voksne uden anvendelse at Spinrazal . . . . . . .. ..

[8.2. Beregning at QALY| . . . . . . . ..

8.2.1. QALY for voksne der ikke anvender Spinrazal . . . . . . .. ... ..
18.2.2. QALY for bgrn der ikke anvender Spinrazal . . . ... ... ... ..
18.2.3. QALY for respondenter der anvender Spinraza] . . . . . ... .. ..
[8.2.4. Sammenfatning| . . . . ... ..o oL

. Direkte og indirekte omkostninger|

[9.1. Direkte omkostninger|. . . . . . . . . ... L

0.1.1.

Hjelpemidler| . . . . . . . ... o o o

0.1.2.

Stgtteordninger| . . . . . . . . ..o

[9.1.3.

Overfgrselsindkomster] . . . . . . . . . . . .. ... ... ... ...

0.1.4.

Direkte omkostninger ved anvendelse at Spinrazal . . . . . . . . . ..

[9.1.5.

Direkte omkostninger tor husstanden|. . . . . . . .. ... ... ...

[9.1.6.

Sammenfatning] . . . ... Lo

Side 5 af

11

12
14
14
15
15
15

16
16
18
19
21
21

22
25

27
28

31
33
38
39
40
41
41



9.2. Indirekte omkostninger|. . . . . . .. ... Lo 58

19.2.1. Indirekte omkostninger for respondenter som ikke anvender Spinrazal 59

19.2.2.  Indirekte omkostninger for respondenter der anvender Spinrazal . . . 62

9.2.3. Sammenfatning| . . . . . ... 62
(10.Modelberegning]| 63
[10.1. Beregning af COLl . . . . . . . . . . . .. .. 63
[10.2. Beregning af ICER] . . . . . . . .. .o oo oo 65
[10.2.1. ICER med direkte omkostninger{ . . . . . .. .. .. ... .. .... 65

[10.2.2. ICER med direkte og indirekte omkostninger| . . . . . . . . ... .. 68

[10.2.3. Sammenfatning| . . . . . . .. ..o Lo 69
(11.Sundhedsgkonomisk prioritering] 70
12.Konklusionl 75
Bilag 84

Side 6 af



1 Indledning

I Danmark er der cirka 210 patienter med diagnosen Spinal Muskelatrofi (SMA). Meget
fa af disse patienter har adgang til behandling. Der har indtil 2016 ikke eksisteret en
behandling mod SMA, men dette blev udviklet af medicinalvirksomheden Biogen, som
forste gang fik Spinraza godkendt som en behandling mod SMA i USA i dette ar (Sund-
hedspolitisk Tidsskrift, 2019c). I 2017 blev Biogens leegemiddel Spinraza godkendt i det
europziske medicinrad (EMA), hvor det efterfglgende blev behandlet i Medicinradet i
Danmark. Spinraza blev ikke godkendt i Medicinradet, hvilket har fgrt til revurdering af
praeparatet ad flere omgange.

Praeparatet blev fgrste gang behandlet i Medicinradet den 12. oktober 2017, hvor
det blev besluttet, at bgrn med diagnosen SMA-type I samt praesymptomatiske bgrn
kan modtage Spinraza betinget af symptomdebut fgr seksmanedersalderen, og som ikke
er i permanent respirationsbehandling (Medicinradet, [2017). Efterfolgende blev Spinraza
revurderet to gange som standardbehandling for diagnosen SMA. Den 30. januar 2018
blev Spinraza revurderet grundet en forhandlet rabat pa prisen af Spinraza, men det blev
vurderet til stadig at veere for dyrt trods prisreduceringen (Medicinradet, 2018). Den
30. maj 2018 blev Spinraza revurderet for anden gang, og Medicinradet afviste endnu
en gang praeparatet som standardbehandling for alle patientgrupper. Medicinradet har
dog udvidet patientpopulationen, saledes at patienter med SMA-type II kan modtage
Spinraza som behandling under visse kriterier. Disse kriterier omfatter symptomdebut for
24 maneder, maksimum fire ars sygdomsvarighed ved pabegyndelse af behandling og ingen
ventilationsbehov udover natligt (Medicinradet, 2018]).

SMA er en sygdom i konstant udvikling, hvor patienterne oplever en fortsat funk-
tionsnedsaettelse, uanset hvilken diagnosetype patienterne har. Dog er graden af udviklin-
gen forskellig for diagnosegrupperne, og mange af patienterne oplever tidligt en forringet
livskvalitet, hvoraf nogle ogsa har en kortere levealder end den gennemsnitlige dansker
(Medicinradet, [2018). Trods et langvarigt studie pa syv ar, kaldt SHINE, som har vist
fremskridt eller stabilisering i funktionsevne for bgrn i alderen 2-15 ar, har Medicinradet
besluttet, at Biogens laegemiddel kun skal veere tilgaengeligt for seerlige tilfeelde af sygdom-
men (Sundhedspolitisk Tidsskrift] 2019c).

Denne form for selektion gar imod den danske vision for sundhedsvaesenet: lige sundhed
for alle. Denne vision kan vaere vanskelig at opfylde for alle diagnosegrupper i Danmark
pa grund af budgetrestriktioner. Medicinradet er derfor oprettet med det formal at patage
sig opgaven om at prioritere hvilke behandlinger, der skal anbefales som standardbehand-
ling og dermed investeres i (Danske Regioner, 2015). Spinraza er blevet nedprioriteret af
Medicinradet grundet manglende evidens for effekten af praeparatet samt en urimelig hgj
pris (Muskelsindfonden, 2015).

Pa trods af den frie og lige adgang til sundhedsveesenet, oplever seerlige diagnosegrup-
per en forskelsbehandling som fglge af prioriteringen i sundhedsvaesenet. Ofte nedpriorite-

res laegemidler til sma sjeeldne diagnosegrupper, idet udviklingen af lasegemidlet er relativt
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dyrere pa grund af den lave efterspgrgsel, hvilket betyder, at der er fa patienter at fordele
udgifterne pa (Jespersen, S. T 2020).

Muskelsvindfonden finder ikke Medicinradets beslutning, om ikke at anbefale Spinra-
za som standardbehandling, etisk eller menneskelig forsvarlig (Muskelsvindfonden, [2017)).
Ifslge Muskelsvindfonden, tager Medicinradet ikke hgjde for, at selv den mindste effekt
er af stor veerdi for sygdomsgruppen, eller det faktum at behandlingen ikke kun forbed-
rer SMA-patienternes tilstand, men stopper en forveerret udvikling af deres bevaegelighed
(Muskelsvindfonden, 2017)). Muskelsvindfonden gnsker derfor, at Spinraza kan anbefales

som standardbehandling og veere tilgeengelige for alle SMA-patienter i Danmark.

2 Problemformulering

Medicinradets beslutning om ikke at anbefale Spinraza som standardbehandling er base-
ret pa Amgros’ vurdering af Biogens omkostningsanalyse af preeparatet. Vurderingen fra
Amgros blev baseret pa en omkostningsanalyse bestaende udelukkende af de behandlings-
relaterede omkostninger. Det er derfor veerd at revurdere, om der kan veere gvrige vigtige
omkostninger at inddrage i omkostningsanalysen. Disse omkostninger skal ses i forhold til
den bedre livskvalitet, der er mulig at opna ved behandling med Spinraza. Dette har ledt

frem til fglgende problemformulering.

”Huilke sundhedsgkonomiske vurderinger kan inddrages i beslutningen om at give Spin-

raza som standardbehandling til SMA-patienter?”

Formalet med projektet er at underspge, hvilke sundhedsgkonomiske aspekter, der kan
have en indflydelse pa beslutningen om at anbefale Spinraza som standardbehandling for
SMA-patienter. Begrundelsen for Medicinradets afvisning af Spinraza som standardbe-
handling er den manglende effekt i forhold til den hgje pris, som er foretaget pa baggrund
af Amgros’ vurdering af Biogens omkostningsanalyse af praeparatet. Analysen sammenlig-
ner omkostningerne ved Spinraza-behandlingen med BSC-behandlingen, som er det bedste
alternativ til behandling (dette forklares neermere i afsnit 6).

Medicinradets vurdering af Biogens omkostningsanalyse er baseret pa beregning af
de behandlingsrelaterede omkostninger, som blev besluttet til at veere for omkostnings-
kraevende i forhold til den opnéaede forbedrig af livskvalitet, sammenlignet med ikke at
behandle med Spinraza. Der vil i de efterfglgende afsnit i projektet inddrages gvrige om-
kostninger, som er forbundet med en SMA-sygdom, og som er relevante at inkludere.

(@vrige relevante omkostninger defineres som de direkte og indirekte omkostninger, der
ikke er inddraget i Biogens omkostningsanalyse. De direkte omkostninger bestar af syg-
domsrelaterede omkostninger sasom hjelpemidler, stgtteordninger og overfgrselsindkomster.
De indirekte omkostninger bestar af de indkomstaendringer, der er sket i SMA-patientens
husstand. Disse sendringer er indirekte, eftersom de afspejler et tab af indkomst for staten

gennem feerre skatteindtaegter.
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Biogens omkostningsanalyse er foretaget kun med udgangspunkt i de direkte behand-
lingsrelaterede omkostninger, hvilket kan veere misvisende, idet der ses bort fra direkte
sygdomsrelaterede og indirekte omkostninger, som kan have en veesentlig betydning for
resultatet. Af denne arsag tager projektets analyseafsnit udgangspunkt i bade de direkte
og indirekte omkostninger ved ikke at behandle med Spinraza kontra omkostninger ved
behandling.

Vigtigheden af at inkludere de direkte og indirekte omkostninger er, at ressourcerne
allokeres effektivt ved en omfordeling i budgetteringen for de forskellige sundhedsomrader.
Mere przecist kan det vaere muligt, at omkostningerne, ved indfgrelse af Spinraza, substi-
tuerer de gvrige omkostninger, som der ellers vil vaere foruden behandlingen.

Udover omkostningerne ved behandling med Spinraza, er det ogsa vigtigt at opggre
den sundhedsmsaessige sendring, som patienterne oplever. Medicinradet argumenterer for,
at der er manglende evidens for effekten af praeparatet, og derfor fokuseres der i projektet
pa patienternes livskvalitet med og uden behandling med Spinraza for at vise effekten af
praeparatet. Effekten males som QALY-veerdier beskrevet ud fra patienternes egne ople-

velser, hvorfor der anerkendes at veere en betydelig effekt af praeparatet.

Videre i projektet bliver der forud for beskrivelsen af de gvrige omkostninger i afsnit
9, forst redegjort for sygdommen SMA samt behandlinger i forbindelse med sygdommen.
Efterfolgende gives der en beskrivelse af malemetoderne for sundhed, hvor QALY, COI og
ICER indgar. I afsnit 6 praesenteres resultaterne af Biogens omkostningsanalyse samt Me-
dicinradets og Amgros’ vurdering heraf. Dernzest begynder behandlingen af de indsamlede
data. Ud fra den indsamlede data fra spgrgeskemaundersggelsen beregnes respondenternes
sundhedstilstande samt de gvrige omkostninger ved SMA-diagnosen i afsnit 8 og 9. I det
efterfolgende afsnit 10 beregnes omkostningseffektiviteten af Spinraza samt samfundsud-
gifterne, som sygdommen udggr. Til sidst vil resultaterne af analysen diskuteres i forhold

til prioritering.

3 Metode

I dette afsnit redeggres der for, hvilke metodiske og teoretiske overvejelser der ligger til
baggrund for udarbejdelsen af projektet og dermed besvarelsen af problemformuleringen.
Der er forud for udarbejdelsen af projektet indsamlet data om SMA-patienter i Danmark
for at kunne vurdere de sundhedsgkonomiske beslutninger, der ligger bag bestemmelsen
for ikke at anvende Spinraza som standardbehandling mod SMA.

I projektet er der indhentet kvantitativ data gennem en survey-undersggelse. Denne
undersggelse, som er malrettet personer med diagnosen SMA-type I, II og III, er udar-
bejdet i samarbejde med Muskelsvindfonden. Ved udarbejdelsen af spgrgeskemaet var det
vigtigt at finde ud af, hvad der praecist skulle undersgges for, at de rigtige spgrgsmal blev
stillet. Formalet med spgrgeskemaundersggelsen var at indsamle data, som forklarer noget,

om de sundhedstilstande SMA-patienter befinder sig i samt undersgge baggrundsinforma-
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tioner for populationen. Spgrgsmalene i spgrgeskemaundersggelsen er derfor designet til
at besvare problemstillingen, om Spinraza forbedrer SMA-patienters livskvalitet. Ved at
udarbejde en survey-undersggelse er sundhed forsggt malt objektivt. Spgrgeskemaet er
tredimensionelt opbygget, saledes at der spgrges ind til den gkonomiske forandring samt
den sociale zendring, diagnosen har medfgrt, og den sundhedsmaessige tilstand. Den gkono-
miske forandring er med til at give et indblik i, hvilke omkostninger diagnosen har medfgrt

i husstanden.

Populationen bestar cirka af 210 SMA-patienter, hvoraf der blev foretaget en stikprgve-
undersggelse ved hjzlp af en medarbejder fra Muskelsvindfonden, der lagde spargeskemaet
ud pa facebookgruppen ” Medicinsk behandling af SMA”. Facebookgruppen har 201 med-
lemmer, hvilket inkluderer patienter, pargrende, og andre med interesse for sygdommen.
Modsat almindelige stikprgver, som kun foretages ud fra populationen, der gnskes un-
dersggt, blev denne stikprgve foretaget i et forum med andre individer end SMA-patienter.
Stikprgven er ikke en almindelig stikprgve, eftersom respondenterne ikke er udvalgt spe-
cifikt til at forebygge skeev fordeling, men den er i stedet baseret pa tilfeeldig udveelgelse.

I alt besvarede 21 respondenter spgrgeskemaet, svarende til 10 procent af populatio-
nen. Det kan diskuteres, hvorvidt stikprgven er repraesentativt, men ud fra de indsamlede
besvarelser var der en rimelig fordeling mellem SMA-typerne, alder, kgn med mere, hvorfor
respondenterne antages at veaere repraesentative.

Sporgeskemaet bestar af i alt 50 spgrgsmal, som er malrettet til SMA-patienter over og
under 18 ar. Afheengig af dette er der reelt kun 30 spgrgsmal i forhold til aldersgruppen,
idet spgrgsmalene er skrevet ud fra, om man er et individ med SMA-diagnose, eller om
man er en pargrende, der hjalper med at udfylde spgrgeskemaet. Derudover kan antallet
af sporgsmal afhsenge af svar pa et tidligere spgrgsmal, hvorfor antallet kan variere fra
26-30 sporgsmal. De fleste spgrgsmal har flere svarmuligheder, mens der er fa spgrgsmal
med fritekst. Dette skyldes, at der blev taget hensyn til respondenternes nedsatte funk-
tionsevne og derfor deres mulighed for at gennemfgre en spgrgeskemaundersggelse. Det
fulde spgrgeskema er vedlagt som bilag 1.

Efter besvarelserne er indsamlet og sorteret, behandles dataen kvantitativt. Respon-
denternes besvarelser anvendes i analyseafsnittet, hvor respondenternes sundhedstilstand
males ud fra de fem EQ-5D spgrgsmal, som var inkluderet i spgrgeskemaet. Derudover skul-
le respondenterne rangere deres sundhedstilstand pa en skala fra 0 - 10 uden behandling

og fra 0 - 10 med behandling for de respondenter, som modtager behandling med Spinraza.

Der var i analysen behov for uddybelse af sundhedstilstandende, hvorfor der efterfelgende
blev taget kontakt til i alt ni respondenter, som havde givet tilsagn til yderligere kontakt.
Ud af de ni var det muligt at fa uddybet fem respondenters sundhedstilstande, herunder
tre voksne, et barn uden behandling og et barn med behandling med Spinraza.

De to fokuselementer i projektet er omkostninger (direkte og indirekte) samt livskva-
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litet. Ved at spgrge respondenterne om de hjelpemidler, stgtteordninger og overforsels-
indkomster, de modtager, samt hvordan husstandens gkonomiske situation har sendret sig,
som fglge af en SMA-diagnose, kan respondenternes omkostningerne i forbindelse med en
SMA-diagnose beregnes. Ved at spgrge ind til respondenternes sundhedstilstande og deres
rangering af gvrige sundhedstilstande, kan livskvaliteten beregnes. De to elementer kan

derefter benyttes til at besvare problemstillingen.

De beregningsmetoder, der er udvalgt til at besvare problemformuleringen, er CUA, COI
og ICER. Teorien bag CUA vejleder til beregningen af sundhedstilstandene, hvor de
opgores som QALY-veerdier. Disse QALY-veerdier benyttes til at beregne forskellen i sund-
hedstilstande med og uden behandling, samt hvilke gkonomiske konsekvenser der er ved
disse forskelle, hvilket beregnes i ICER. Derudover beregnes der i COI den samfunds-
udgift, sygdommen udggr uden en behandling med Spinraza, hvilket kan bidrage til at
anskue de indirekte omkostninger, en SMA-diagnose medfgrer. De direkte og indirekte
omkostninger samt QALY beregnes forst, da disse komponenter udggr de faktorer, der
skal inkluderes i den videre analyse. Efterfolgende beregnes COI, som bidrager med en
beregning af produktionstab, som en SMA-diagnose koster samfundet. Til sidst vil de be-
regnede omkostninger og QALY indga i en ICER-analyse, hvor omkostningseffektiviteten
af behandling med Spinraza udregnes.

Det indsamlede data forventes at kunne pavise, hvorvidt der er en kausal sammen-
haeng mellem behandlingen med Spinraza og respondenternes sundhedstilstande. Dog kan
resultatet af ICER ikke vise, hvor hgj betalingsvilligheden er for at opna en bedre livskva-
litet. Betalingsvilligheden haenger desuden sammen med prioritering, som begge senere vil

diskuteres.

Resultaterne for omkostningerne og den opgjorte livskvalitet af ICER og COI sammen-
lignes med de resultater, Biogen har beregnet i den omkostningsanalyse, de indsendte til
Medicinradet tilbage i 2017, hvor de fgrste gang forsggte at fa Spinraza godkendt som
standardbehandling mod SMA. Derudover inddrages en publikation fra Det Etiske Rad
om etik og prioritering i sundhedsvaesenet, og hvorfor det er sa sveert. Yderligere indgar
der en case fra Det FEtiske Rad, som beskriver prioritering i det danske sundhedsvaesen

med fokus pa SMA.

3.1 Afgraensning

I projektet er det ngdvendigt at foretage en evalueringsanalyse for at kunne beregne ge-
vinsten/tabet ved at anvende Spinraza som standardbehandling mod SMA. Der er tre
mulige evalueringsmetoder: CBA, CUA og CEA

Cost-benefit-analyse, CBA, anvendes til at vurdere den sundhedsmaessige gevinst i
kroner og gre ved at sammenligne omkostninger og den forventede gevinst af behandlin-

gen. Overstiger gevinsten omkostningerne, er behandlingen optimal. Cost-utility-analyse,
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CUA, anvendes til at sammenligne livskvalitet for forskellige diagnoser ved at beregne
nytten kontra omkostningerne ved et praeparat. CUA anvender QALY som maleenhed
for sundhedstilstande. Cost-effective-analyse, CEA, anvendes, ligesom ved CUA, til at be-
regne de sundhedsmaessige gevinster, der er ved en behandling. Selvom CEA og CUA
er sammenlignelige pa mange punkter, differentierer de sig pa det punkt, der omhandler
sundhedsmaessige enheder. CEA opggres i forskellige enheder tilknyttet sundhedstilstan-
den, eksempelvis BMI ved overvaegt, hvor CUA kun anvender QALY som enhed uanset
sundhedstilstanden (Pedersen, 2017)).

Da CBA beregner gevinsten i kroner og gre, og CEA beregner forskellige maleenheder
tilknyttet specifikke sygdomme, fraveelges disse metoder, eftersom det gnskes at male ge-

vinsten i kvalitetsjusteret levear.

For at kunne opggre CUA anvendes VAS-metoden til beregning af individets livskvalitet
ved, at individet prioriterer en reekke sundhedstilstande fra 'meget godt’ til ‘'meget darligt’.
Andre alternative metoder til at beregne livskvaliteten er Standard Gamble (SG), Time
Trade Off (TTO) og Person Trade Off (PTO). SG er en lotterimetode, hvor individet gam-
bler med en sikret sundhedstilstand mod enten en yderligere forveerret sundhedstilstand
eller en perfekt sundhedstilstand. Tidsmetoden, TTO, beskriver ved hvilken tid (antal
ar), individet er indifferent mellem to sundhedstilstande, en perfekt sundhedstilstand og
en imperfekt sundhedstilstand. Det antages, at et individ er mere villig til at opgive mere
tid for at forbedre livskvaliteten, jo ringere individets tilstand i forvejen er. PTO anvender
derimod personer som malestok for at veerdissette sundhedstilstande. Dette ggres ved at
kigge pa, hvor mange personer der kan behandles for de forskellige tilgeengelige behand-
linger, eksempelvis kan kun én person behandles med det ene dyre praeparat, mens tre
personer kan behandles med et billigere praeparat (Pedersen, 2017). Yderligere informa-
tioner omkring SG, TTO og PTO kan findes i bogen ’Sundhedsgkonomi’ af Kjeld Mgller
Pedersen. Disse metoder er hyppigere anvendt af sundhedsgkonomer til veerdisaetning af
sundhed, da de har et gkonomisk grundlag. Dog er det projekts formal at opggre sund-
hedstilstande og det gkonomiske grundlag hver for sig, hvorfor VAS-metoden foretraekkes,

og der afgraenses dermed fra de gvrige metoder.

4 Muskelsvind

Muskelsvind er en sveer funktionsnedsaettende sygdom. Muskelsvind omfatter neuromusku-
leere sygdomme, hvilket betegner sygdomme i nerveceller, nerver, overgangen mellem nerve
og muskel eller i selve musklen (Muskelsvindfonden), [2020c|). Muskelsvind er oftest en gene-
tisk arvelig sygdom, hvor muskelkraften gradvist forsvinder, hvilket betyder, at musklerne
atrofierer, det vil sige, at de bliver tyndere. Afheengigt af diagnosen ses der tilfeelde af
forstgrrede muskler, kaldet pseudohypertrofi, som er en falsk forstgrrelse, idet muskelkraf-
ten stadig er svag (Muskelsvindfonden) 2020al).

Muskelsvindsygdomme diagnosticeres i forskellige aldre, afheengig af diagnosen, funk-
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tionsevne og den motoriske udvikling. Diagnosticering af de forskellige symptomer kan for
nogle muskelsvindpatienter veere sveer, eftersom graden af muskelsvaghed kan forekomme
forskelligt for patienterne og optreede pa forskellige tidpunkter i livet. Afhaengigt af diag-
nosen og dertilhgrende symptomer er levetiden varierende (Muskelsvindfonden) 2020al).

Sygdomsbetegnelsen inkluderer cirka 25 forskellige diagnoser med yderligere underdi-
agnoser, hvor Amyotrofisk lateral sklerose (ALS) og Spinal muskelatrofi (SMA) er de mest
udbredte neuromuskulzere diagnoser (Muskelsvindfonden, 2020al). Sygdomsudviklingen for
ALS er hurtigt fremadskridende og kan pavirke patientens vejrtraekning, idet kroppens
muskler gradvist lammes. Ved ALS pavirkes hverken hgrelse, syn eller fglesans. SMA er
en diagnose, der grupperes i tre typer, afhengig af alderen for symptomernes fremkomst
og graden af udviklingen i sygdommen. Ved SMA-type I viser symptomerne sig i alderen
0-6 maneder, mens symptomerne ved SMA-type Il viser sig i alderen 6-12 maneder, og
for SMA-type III viser symptomerne sig fra 18 maneder og op til voksenalderen (Muskel-
svindfonden, 2020c)). SMA-type I kendetegnes ved nedsat muskelkraft, hvorfor barnet ogsa
kan opleve vejrtraeekningsproblemer. I Danmark bestar gruppen af SMA-type I af cirka 10
patienter, og arligt diagnosticeres der cirka 1-2 nye tilfeelde (RCFM, 2018a)). SMA-type
IT kendetegnes ved en funktionsnedsattelse hovedsageligt i benene, hvorfor barnet har
behov for en kgrestol. Desuden er der ogsa nedsat funktion i barnets skuldre, mens ar-
me og heender er mindre pavirket ved SMA-type II. Der diagnosticeres arligt cirka 2 nye
tilfzelde af SMA-type II, og gruppen bestar af i alt cirka 100 patienter (RCFM| 2018b).
Ved SMA-type III er funktionsnedsaettelsen primaert stgrst i hofter, skuldre og krop, hvor
den gradvist bliver veerre i albuer og knae. Som for SMA-type I og SMA-type II er benene
hovedsageligt svagere end armene (Muskelsvindfonden, 2020c). Jo tidligere symptomerne
viser sig, jo veerre vil funktionsnedsaettelsen veere, hvorfor SMA-type III er den mildeste
type af SMA-diagnosen. Der er cirka 100 SMA-type III patienter i Danmark, hvor der sker
1-2 nye tilfzelde arligt (RCFM, 2018c).

Yderligere informationer om de gvrige diagnosegrupper kan findes pa Muskelsvindfon-

dens hjemmeside.

Diagnosen muskelsvind stilles pa baggrund af en rackke undersggelser sasom undersggelse
af muskel og led, motoriske faerdigheder, blodprgver, elektromyografi (EMG), muskelbiopsi
og scanninger. Ved undersggelse af den enkelte patients muskel og led undersgges mus-
klernes svaghed, idet muskelsvinddiagnosen stort set er kendetegnet ved svage muskler i
hoften samt skuldrene. Musklerne kan desuden ogsa vaere meget tynde ved sygdomme i
rygmarvens nerveceller. Derudover ses der ved muskelsvind en svaghed i leddene, hvor-
for ledfunktionen ogsa undersgges. Svaghed i muskler og led kan bremse den motoriske
udvikling, saledes en funktionsnedszettelse opstar (Muskelsvindfonden, [2020a)).

Udover de fysiske undersggelser kan muskelsvind blandt andet bekraeftes af blodprgver,
hvori det undersgges, om muskelenzymet Creatinkinase (CK) overstiger den normale graen-

seveerdi pa 200 U/I. Denne CK-veerdi kan veere forhgjet til mange tusinde U/I ved en
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muskelsvinddiagnose. EMG er en af de mere sjeeldne undersggelser, idet undersggelsen
er ubehagelig, eftersom den foretages ved anvendelse af tynde nale, som stikkes direkte
ind i musklerne. Formalet med denne undersggelse er at male den elektriske aktivitet i
musklerne, som kan folges pa en skeerm. En lignende metode kan anvendes til at male
nerveledningshastigheden. En yderligere undersggelse kan besta af en muskelbiopsi, som
kan anvendes til at diagnosticere de mere sjeeldne sygdomme (Muskelsvindfonden) 2020a).

En tidlig diagnosticering kan veere essentiel i forhold til forebyggelse af muskelsvind,
hvorfor indfgrelse af screening af spaedbgrn kan veere et vigtigt veerktgj (Mahoney, A.|
2019)). Denne screening er indfgrt i lande som Belgien, Bulgarien, Spanien, dele af Italien
og USA, hvor det har medfgrt positive resultater. Et studie fra USA har pavist, at screening
af spaedbgrn arligt reducerer brugen af respirator for mellem 16-100 bgrn med SMA-type
I (HRSA} [2018). Studiet viser desuden, at der hvert ar konstateres 364 spaedbgrn med
diagnosen SMA-type I, og at der arligt sker en reducering af mellem 14-68 dgdstilfselde
(HRSA, |2018). En sadan screening for SMA er endnu ikke indfgrt i Danmark.

4.1 Behandling af SMA

Omfanget af sygdomsgruppen SMA er relativ mindre, hvorfor behandlingsmulighederne er
begraenset. I EU er Spinraza den eneste tilgeengelige, hvorfor det ogsa er den mest anvend-
te behandling mod SMA. Dog findes der yderligere to praeparater til behandling af SMA:
Zolgensma og Risdiplam. Zolgensma blev i maj 2020 godkendt i EMA, mens Risdiplam
forventes at blive godkendt i EMA i 2021 (European Medicine Agency, [2020) (Muskelsvind-
fonden, 2020b). Behandlingerne suppleres desuden med rehabilitering, saledes patienterne

opnar de ngdvendige veerktgjer til selvsteendighed.

4.1.1 Spinraza

Spinraza, som er udviklet af medicinalvirksomheden Biogen, er den eneste mulige be-
handling for SMA-patienter i Danmark. Raske mennesker baerer bade generne SMN1 og
SMN2, der medvirker til dannelsen af Survival Motor Neuron (SMN) proteinet, som styrer
muskelbevaegelserne. SMA-patienter mangler genet SMNT1, hvorfor produktionen af SMN-
proteinet er kort, og dermed giver en nedsat funktionsevne. Behandlingen med Spinraza
forleenger proteinet, som SMN2 producerer, saledes muskelfunktionen forbedres ved redu-
cering af symptomer (European Medicines Agencyl |2018)).

Medicinalvirksomheden Biogen angiver merveerdien for Spinraza til at veere klinisk vig-
tig for SMA-type II og III, mens det for SMA-type I har stor klinisk mervaerdi. Medicin
radet mangler evidens pa effekten af Spinraza for SMA-type IT og 111, hvorfor den kliniske
merveerdi for disse angives til at veere lille og ikke-dokumenterbar. Amgros har udfgrt en
sundhedsgkonomisk analyse af Spinraza, hvilket har medvirket til Medicinradets beslut-
ning om kun at tilbyde behandlingen til SMA-patienter i aldersgruppen 0-6 ar. Norge og
Sverige tilbyder derimod behandlingen op til 18-arsalderen, mens det i andre lande sasom

Finland, Japan, Luxemborg, Tyrkiet, Tyskland, USA og Ostrig er en standardbehand-
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ling for SMA-patienter (Medicinradet, 2017). Prisen for det fgrste ar ved behandling med
Spinraza er 3.720.000 kroner, mens det koster 1.860.000 kroner de efterfolgende ar (Medi-
cinradet, 2017)). Dette inkluderer seks doser det forste ar og tre doser de efterfplgende ar,
som sprgjtes direkte ind i rygsgjlen (Torpegaard, H., [2019).

4.1.2 Zolgensma

Ydermere findes den permanente genterapeutiske behandling Zolgensma, hvor SMN1-
genet erstattes med et fungerende gen, saledes sygdomsudviklingen bremses. For at opna
den optimale effekt af behandlingen er det betinget, at anvendelsen finder sted fgr sympto-
merne pa SMA fremtraeder, hvilket betyder, at behandlingen primeert gives til spsedbgrn.
Et vigtigt veerktej i denne proces er screening af nyfadte for SMA, da sygdommen ikke
misteenkes for symptomerne fremtraeder, hvilket kan veere for sent i forhold til at modtage
Zolgensma. Behandlingen er, ud fra opfyldelsen af de rette kriterier, succesfuldt i 95 pro-
cent af tilfeeldene, eftersom 5 procent vil danne antistoffer, og de er derfor ikke egnet til
behandlingen. Zolgensma er godkendt til brug ved Food and Drug Administration (FDA)
i USA samt ved French Muscular Dystrophy Association (AFM) i Frankrig. European
Medicines Agency (EMA) har siden juni 2019 haft praeparatet under behandling, som i
maj 2020 blev godkendt som en mulig behandling af SMA i EU, og af denne grund kan
Zolgensma muligvis behandles i Medicinradet i juni 2020 som en mulig standardbehand-
ling mod SMA (e-mail, 20. maj, 2020 (se bilag 2)). Prisen pa denne behandling ligger pa
2,125 millioner dollars svarende til 14,2 millioner danske kroner. Det er derfor det hidtil

dyreste laegemiddel, der er pa markedet (Torpegaard, H., [2019).

4.1.3 Risdiplam

Risdiplam er et nyt preeparat for alle tre SMA-grupper, der afventer tilladelse til mar-
kedsfgring, hvorfor det endnu ikke er tilgeengeligt i Danmark. I modsaetning til Spinraza
og Zolgensma indtages laeegemidlet oralt. Risdiplam producerer fuld leengde SMN-proteiner
for SMN2-genet, hvilket forsteerker musklerne. Siden 2016 er praparatet blevet testet pa
forskellige aldersgrupper, og det har lgbende vist positive resultater (SMA News Today),
2020)). Prezeparatet er under behandling ved FDA og forventes afsluttet den omkring den
24. august 2020. Ved godkendelse forventes Risdiplam at markedsfgres som Evrysdi (SMA
News Today, 2020). Der forventes desuden en ansggning om markedsfgringstilladelse til
EMA-radet i midten af 2020, hvor det forventes afsluttet i 2021 (Muskelsvindfonden,
2020b)). Det er forst muligt at indsende en ansggning til Medicinradet efter en afslutning
i EMA-radet i 2021, hvorfor der er lang udsigt til behandling med Risdiplam i Danmark.

4.1.4 Rehabilitering

Udover de medicinske behandlinger er der supplerende fysiologiske behandlinger. I Re-
habiliteringsCenter for Muskelsvind (RCFM) tilbydes der ledet aktiv treening, herunder

fysioterapi og ergoterapi, hvor malrettet treeningsprogrammer udarbejdes ud fra den en-
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kelte patients behov (RCFM, 2019)). Udover disse traeningsprogrammer, som tilbyder selv-
hjeelpende veerktgjer, tilbydes der yderligere forebyggende traening mod videreudviklende
komplikationer af sygdommen som rygsksevhed og respiratoriske problemer. I RCFM tilby-
des der ikke kun rehabilitering af muskelsvindpatienter, men ogsa pargrende til patienter-
ne med muskelsvinddiagnosen far tilbudt radgivning, oplysning og undervisning (RCFM|

2019).

5 Beregning af sundhed

5.1 Quality Adjusted Life Years (QALY)

Et af de mest omtalte begreber i sundhedsgkonomi er QALY, som er en forkortelse for
kvalitetsjusterede levear. Kvalitetsjusterede levear opgeres ud fra sendring i det enkelte
individs tilstand, hvorfor en definition af sundhed er vigtig, dog er en konkret definition af
denne mindre sandsynlig (Pedersen, 2017). World Health Organization (WHO) definerer
sundhed som ”A state of complete physical, mental and social well-being and not mere-
ly the absence of disease or infirmity” (WHO)| 2011). Pa trods af uenigheder om denne
definition, er den udbredt blandt forskere inden for sundhedssektoren i forhold til maling
og veerdissetning af sundhed. WHO’s definition pa sundhed stiller krav til individets over-
ordnede sundhedstilstand og ikke kun til individets fysiske velveere, som samfundet ofte
har en tendens til at vurdere ud fra. Det enkelte individs egen opfattelse af sundhed er
varierende, idet det afhsenger af livskvaliteten, og den overordnede opfattelse er derfor
blot et givet estimat. Forskel i livskvaliteten er betinget af den enkeltes veerdier og erfa-
ringer med sit helbred. En person, som har veeret syg hele sit liv, har muligvis en anden
preeferenceskala end en person, der har veeret rask hele sit liv, men som pludselig oplever
sygdom. Pa trods af samme sygdomsdiagnose er livskvaliteten ikke altid sammenlignelig,
hvilket blandt andet kan skyldes sygdommens forlgb, individets smerteteerskel, og hvor
fremskreden sygdommen er, og sa videre. Sundhed er derfor individuelt og varierende,
men afspejler sig som kvalitet i hverdagen. Nedenstaende figur [1] illustrerer sundhed og

herunder livskvalitet.
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Figur 1: Sundhed
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Kilde: ”Sundhedsgkonomi”af Kjeld Mgller Pedersen (Pedersen, [2017} s. 153)

I ovenstaende figur fremgar det, hvorledes sundhed pavirkes af geengse faktorer sasom
smerter, kognitiv samt fysisk funktion mv. Den fysiske funktion afheenger ligeledes af en
reekke faktorer som fysisk aktivitet og egenomsorg, som indebzerer paklsedning, badning,
toiletbesgg og fgdeindtagelse. Ud fra figuren kan det ses, at sundhed indeholder alminde-

lige ubevidste funktioner i hverdagen, som definerer livskvaliteten.

QALY anvendes ofte i omkostnings- og nytteanalyser, som foretages i forbindelse med
beslutningstagning for indfgrelse af nye behandlinger. Ovenstaende beskriver QALY i
den praktiske forstaelse, hvor der nu beskrives det teoretiske grundlag for opfattelsen
og malbarheden af QALY. Kjeld Mgller Pedersen beskriver teorien om QALY ud fra to
dimensioner, som er vigtige for en konkret anvendelse af QALY: sammenhaengen mellem
sundhed og velfeerdsgkonomi samt sammenhaengen mellem sundhed og et nytteteoretisk
grundlag (Pedersen, 2017)). Ved den forste dimension, velfserdsgkonomi, er en velfeerdsfor-
bedring en vigtig betingelse for opfyldelsen af begrebet, da en generel velfserdforbedring
ikke ngdvendigvis er Pareto-optimal, hvorfor nogle individers velfserd forringes ved forbed-
ringen af andre individers velfzerd. Eftersom Pareto-kriteriet ikke kan opfyldes, anvendes
Kaldor-Hicks hypotetiske kompensationskriterium, som beskriver, hvordan en velfeerdsfor-
bedring kan fremkomme ved, at velfzerdsvinderne kompenserer taberne, saledes der samlet
set er en nettogevinst. I praksis er betalingsvilje og -evne afggrende for velfzerdsgkonomiske
tiltag, hvilket ikke er i overenstemmelse med den oprindelige teori bag QALY hvor de gko-
nomiske aspekter ikke er af afggrende betydning. Desuden er teorien bag QALY tilteenkt
sundhedsvaesener, hvor ligevaegten pa markedet ikke er selvjusterende, hvorfor markeds-

mekanismen er sat delvis ud af kraft (Pedersenl, 2017)).
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Den simple nytteteoretiske fortolkning af QALY tager afseet i den oprindelige teori, hvor

de gkonomiske aspekter ikke indgar. Denne fortolkning kan udtrykkes saledes:
QALY =H-Y (1)

Ovenstaende ligning viser, at QALY afthaenger af faktorerne H og Y, hvor H angiver den
relative preeferencevaegt mellem 0 og 1, der er knyttet til en konkret sundhedstilstand,
mens Y er antal ar i denne sundhedstilstand (Pedersen, 2017). Ligning [1| opfyldes pa
baggrund af tre forudsaetninger. Den forste forudseetning, nytte-uafheengighed, er, nar et
individ er indifferent mellem to scenarier af levear. Et eksempel pa dette er, hvis individet
er indifferent mellem valget af at leve to ar mere eller af en 50/50 chance for at leve
mellem et og fire ar med en hgjere sundhedstilstand. Den naeste forudssetning omhandler
et konstant proportionalt ombytningsforhold mellem H og Y, hvilket betyder, at individets
villighed til at opgive en andel af sin restlevetid for at opna en bedre sundhedstilstand, skal
kunne overfgres til enhver anden sundhedstilstand samt restlevetid. Den tredje og sidste
forudseetning er risiko-neutralitet over levear. Individet kan valge mellem med sikkerhed
at leve y antal ar eller ved lotteri at risikere en procentandel af individets restlevetid
mod en mulig gevinst i form af flere levear. Dette trade-off kaldes konstant proportional

risiko-holdning. Med disse tre forudseetninger kan ligning [I] omskrives til:

Uly,q) =y - H(q) (2)

Ligning 2] viser, at QALY udtrykker nytten, U, ved behandling, som betinges af sundheds-
tilstanden, q, veegten af sundhedstilstanden, H, og antal ar, y.
Udfaldet af de tre forudssetninger betyder, at nytten har samme veerdi uanset alder.

Dette kan dog ikke understgttes empirisk, selvom det ikke er urealistisk.

5.2 Maling af sundhed

QALY anvendes som maleenhed i cost-utility-analysis (CUA), hvor optimering af de sund-
hedsmaessige effekter inden for det givet sundhedsbudget er formalet. For opggrelse af QA-
LY anvendes metoden Visual Analog Scale (VAS) til udregningen af individets livskvalitet.
Individet skal pa en skala vurdere sin egen sundhedstilstand, som efterfglgende skal indga
i QALY.

Omkostningsnytteanalysen ser bort fra den gkonomiske faktor, som er forbundet med
den sundhedsmsessige gevinst, hvorfor CUA ikke angiver budgettets stgrrelse.

Det teoretiske grundlag for analysemetoderne er vaesentlig for forstaelsen og udfgrelsen
af disse analyser. I dette afsnit vil de teoretiske grundlag bag CUA og cost-of-illness-analyse
(COI) beskrives. COI benyttes til at fastsla den samfundsgkonomiske byrde udgift, som
forskellige sygdomme medfgrer, i dette projekt diagnosen SMA. Den inkrementelle omkost-
ningseffektbrgk (ICER) anvendes som et vaerktgj under CUA, der angiver beslutningskri-

teriet for valg af det bedste alternativ i forhold til den givne diagnose.
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5.2.1 Cost-utility-analyse, CUA

QALY blev fgrste gang beskrevet i 1968, som et forsgg pa at sammenligne livskvaliteten ved
to forskellige behandlinger ved nyresvigt. Den ene behandling var dialyse, hvor den anden
behandling var nyretransplantion (Poetz, A. og Hoch, J. S., 2006). Gennem 1970’erne blev
QALY et mere anvendt udtryk i litteratur, hvor specielt George Torrance fra McMaster
University benyttede QALY som en gkonomisk evaluering. I 1981 blev QALY fgrste gang
naevnt som en omkostningsnytteanalyse (CUA). QALY abnede op for muligheden for at
sammenligne behandlingsalternativer, hvor forskellige omstaendigheder sasom restlevetid,
livskvalitet med mere ggr sig geeldende. Den gkonomiske evaluering muliggjorde desuden
ogsa sammenligneligheden af omkostninger per QALY.

For opggrelse af QALY kan metoden VAS, ogsa kaldt linealmetoden, anvendes. Den-
ne metode veerdiseetter sundhed ved hjzlp af en skala, som maler differencen mellem
de forskellige sundhedstilstande ved hjalp af intervalegenskaber. Fgrst males sundhedstil-
stande gennem spgrgeskemaer, som angiver forskellige dimensioner af sundhed, og dernzest
veerdiseettes sundhedstilstandene ved brug af VAS-metoden. Nedenstaende tabel [I] viser,

hvorledes sundhedstilstande kan males ud fra to dimensioner af sundhed (Pedersen/ [2017)).

Tabel 1: Maling af sundhedstilstande

1. ’Jeg har ingen | 2. ’Jeg har nogle
3. "Jeg er bundet til
Mobilitet problemer med at | problemer med at
sengen’
ga omkring’ ga omkring’
Smerter
1. "Jeg har ingen
smerter eller 1 2 3
ubehag’
2. ’Jeg har
moderate smerter | 4 5 6
eller ubehag’
3. ’Jeg har
ekstreme smerter 7 8 9
eller ubehag’

Kilde: ”Sundhedsgkonomi” af Kjeld Mgller Pedersen (Pedersen, [2017} s. 158)

De to sundhedsdimensioner i tabel [1] illustrerer to spgrgsmal vedrgrende individets sund-
hedstilstand. Dimensionerne kan veaere bevaegelighed, fysiske smerter, psykiske lidelser med
mere. Dimensionerne i tabel [I] er smerter og mobilitet. De to dimensioner har hver tre
svarmuligheder, som opggres i point, herunder 1, 2 og 3 point. Pointene angiver sveerheds-
graden af den sundhedstilstand, som dimensionen henvender sig til: 1 point er det bedste,
og 3 point er det darligste. Som det kan ses pa ovenstaende figur, giver de to dimensioner
ni forskellige sundhedstilstande, hvor 1 angiver den bedste tilstand, mens 9 angiver den

darligste.
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Malingen af sundhedstilstandene muligggr nu vaerdissetning af disse ved hjelp af VAS-
metoden. Fgrst skal svarpersonerne sortere de ni sundhedstilstande efter den mest fore-
trukne rackkefslge. Dernacst skal der angives i, hvor hgj grad den ene sundhedstilstand
er bedre eller darligere end de gvrige sundhedstilstande (Pedersen| 2017)). Derfor vil den

bedste sundhedstilstand kunne placeres forskelligt pa linealen, som er illustreret i figur

Figur 2: Linealmetoden
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Kilde: ”Sundhedsgkonomi”af Kjeld Mgller Pedersen (Pedersen, [2017), s. 159)

Som det fremgar af ovenstaende er 1 pa linealen den bedste sundhedstilstand, mens 0 er
den darligste. Kasserne angiver de forskellige sundhedstilstande, som blev opgivet i ta-
bel [I] Tilknytningen af kasserne til linealen afheenger af det enkelte individs foretrukne
reekkefglge af sundhedstilstande. Individet kan veere indifferent imellem to tilstande, ek-
sempelvis sundhedstilstand 8 og 6. Individet kan ogsa have en steerk praeference for den
ene tilstand fremfor den anden, saledes at individet kan gnske at veere bundet til sengen
og have moderate smerter eller ubehag fremfor at have nogle problemer med at ga og have
ekstreme smerter eller ubehag.

Linealen illustrerer praeferencevaegtene for de forskellige sundhedstilstande, der kan an-
vendes til at se effekten af en sendret behandling. Andringen i individets sundhedstilstand
ved ny behandling angiver en ny QALY-vagt, som er differencen mellem den gamle og den
nye praeferenceveaegt. Ved at benytte linealmetoden males sundhedstilstanden, og ud fra
det kan QALY beregnes. For at finde den mest omkostningseffektive behandling benyttes
den inkrementelle omkostningseffektbrgk, hvor QALY er en afggrende faktor (Pedersen)
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2017).

5.2.2 Den inkrementelle omkostningseffektbrgk, ICER

I ICER beregnes forskellen mellem omkostningerne og QALY’erne af to behandlinger.
Differencen mellem to behandlinger, i forhold til individets diagnose, kan angive den mest
omkostningseffektive behandling, som giver mest mulig sundhed per krone. Ligning
viser beregningen af sendringen i omkostningerne per QALY ved ny behandling (Pedersen),
2017).

Omkostningery  Omkostningers — AOmkostninger

ICER = QALY,  QALY,  AQALY 3)

Eftersom standardbehandlingen er sat som baseline, vil sgendringerne i omkostninger per
QALY afheenge af den nye behandling. Hvis ICER er positiv, er omkostningerne per QA-
LY stgrre for den nye behandling, end den er for standardbehandlingen. En negativ ICER
betyder derimod lavere omkostninger per QALY for den nye behandling end for standard-
behandlingen, hvorfor omkostningseffektiviteten er stgrst ved den nye behandling.
Omkostninger er et vidt begreb, hvorfor det skal specificeres med henblik pa den gko-
nomiske opggrelse som udfgres. Der kan bade inkluderes direkte og indirekte omkostninger
i gkonomiske evalueringer. Resultatet af ICER kan blive mindre ved inkludering af bade

direkte og indirekte omkostninger i forhold til kun at inkludere de direkte omkostninger.

5.2.3 Cost-of-illness-analyse, COI

CUA benyttes til at beregne omkostningseffektiviteten, der er forbundet ved en udskift-
ning af den givne behandling, hvor COI benyttes til at beregne det samlede omfang af
omkostninger forbundet med individets sygdom. COI tager derfor ikke hensyn til indivi-
dets forbedring eller forveerring, men kigger udelukkende pa den gkonomiske samfunds-
belastning, som sygdommen medfgrer. Omkostninger bestar af bade direkte og indirekte
omkostninger, hvilket syner af stgrre omkostninger end ved andre beregninger, hvor kun
direkte omkostninger indgar. De stgrre omkostninger betyder ikke, at omkostningerne er
steget, men at de indirekte omkostninger endelig tages hgjde for i analysen. De indirekte
omkostninger har derfor altid veeret der, men har ikke altid veaeret medregnet i de forskellige
analyser pa trods af, at det giver et mere retvisende billede (Pedersen, [2017)).
Analyserne for direkte og indirekte omkostninger tager udgangspunkt i humankapi-
talteorien, hvor individet anses som fysisk kapital. I dette tilfeelde vil et individ kunne
sammenlignes med en maskine, hvor de direkte og indirekte omkostninger er vedligeholdel-
sesomkostninger og produktionstab ved nedbrud. Individets vedligeholdelsesomkostninger
kan eksempelvis veere hospitalsbehandling, mens produktionstab ved nedbrud kan veere

sygefraveer eller udtraedelse fra arbejdsmarkedet (Pedersen, 2017)).

Der er tre beregningsmetoder for COI: incidensmetoden, praevalensmetoden og friktions-

metoden. Incidensmetoden beregner omkostningerne ved sygdommen ved at sammenligne
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omkostningerne ved den valgte sygdomsgruppe med en kontrolgruppe uden sygdommen.
Praevalensmetoden opggr de indirekte omkostninger indtil pensionsalderen. Ved fratree-
delse pa arbejdsmarkedet for tid vil de tabte arbejdsar opgeres som summen af de dis-
konterede arlige lgnindtaegter fra opgerelsesaret og indtil pensionsalderen. Ved beregning
af de indirekte omkostninger er det vigtigt at opggre for, hvilket omrade beregningen skal
foretages for ikke at lave dobbeltberegning. Man kan enten fokusere pa kassegkonomi,
hvor offentlige udgifter indgéar, eller fokusere pa samfundsgkonomi, hvor den alternative
indtjening pa arbejdsmarkedet indgar. Den samfundsgkonomiske beregning er den mest
korrekte, idet den mere retvisende angiver veerdien af den tabte produktion, som indi-
videt kunne have bidraget med foruden sygdommen. Der argumenteres imod brugen af
kassegkonomi, fordi omkostningerne for det offentlige blot angiver en omfordeling af pen-
gene mellem syge og raske. Den sidste metode, friktionsmetoden, beregner kun indirekte
omkostninger for det tidsrum, hvor individet forlod arbejdspladsen, til en ny medarbejder

tiltradte.

6 Beslutningsgrundlaget for anvendelse af Spinraza

Medicinradet, som blev etableret den 1. januar 2017 af Danske Regioner, udarbejder an-
befalinger af, hvilke nye praeparater der skal godkendes som standardbehandling pa de
danske sygehuse. Disse anbefalinger er baseret pa vurderingen mellem den kliniske veerdi
og omkostningerne, som er forbundet med praeparatet (Medicinradet, |2020c)). Dette ggores
ved hjelp af en udarbejdet model, som inkluderer seks forskellige kategorier:

Kategori 1: Stor merveerdi sammenlignet med standardbehandling/ andre behandlinger,
Kategori 2: Vigtig mervaerdi sammenlignet med standardbehandling/ andre behandlinger,
Kategori 3: Lille mervaerdi sammenlignet med standardbehandling/ andre behandlinger,
Kategori 4: Ingen merveerdi sammenlignet med standardbehandling/ andre behandlinger,
Kategori 5: Negativ merveerdi sammenlignet med standardbehandling/ andre behandlin-
ger, Kategori 6: Ikke-dokumenterbar mervaerdi sammenlignet med standardbehandling/
andre behandlinger (Andersen, T. og Vilhelmsen A.| 2016).

Medicinradet har placeret Spinraza i kategori 2, vigtig merveerdi, for praesymptomati-
ske bgrn og patienter med SMA-type I. SMA-type II er placeret i kategori 3, lille merveerdi,
og SMA-type III er placeret i kategori 6, ikke-dokumenterbar veerdi (Medicinradet), [2017]).
Disse kategoriseringer har medfgrt en aldersbegreensning pa behandling med Spinraza,
mens andre lande har vurderet effekten anderledes, og de har derfor ikke samme begraens-
ning. I Tyskland samt flere andre europaiske lande er der fuld adgang til Spinraza som
behandling mod SMA. Der er dog begraenset adgang til praeparatet i de gvrige skandinavi-
ske lande, hvor begraensningen er pa 18 ar i Norge og Sverige (Sundhedspolitisk Tidsskrift,
2019d).

I dette afsnit vil der kigges naermere pa beslutningsgrundlaget for anvendelse af Spin-
raza i begreenset omfang. Det, der ligger til grund for Medicinradets beslutning, er Biogens

omkostningsanalyse og Amgros’ vurdering heraf.
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Medicinradet har, ved behandlingen af ansggningen om Spinraza som standardbehandling,
forespurgt Amgros om en gkonomisk vurdering af preeparatet. Biogens analyse viser de
gennemsnitlige meromkostninger per SMA-patient samt budgetkonsekvenserne for regio-
nerne ved anvendelse af Spinraza som standardbehandling (Medicinradet, [2017). Amgros
vurderer resultaterne ud fra, hvilke omkostninger der er inkluderet, og om der er taget de
rette forbehold i forhold til beregningen af omkostningerne. Resultaterne af denne gkono-

miske analyse praesenteres ud fra den oprindelige analyse fra 2017.

I analysen opggres omkostninger ved praeparatet Spinraza som standardbehandling ved
at sammenligne Best Supportive Care (BSC) med Spinraza + BSC. Behandlingen BSC
er den bedst mulige behandling uden en faktisk kur mod sygdommen, hvor komplikatio-
ner reduceres og forebygges (Medicinradet, 2017)). BSC-behandling for SMA-patienter kan
eksempelvis vaere operation mod skoliose, som er et kendt symptom af SMA, smertestil-
lende behandling, hjselpemidler og medicin til bronkodilaterende symptomer med mere.
Omkostninger per dose med Spinraza er 620.000 kroner, hvoraf patienten vil modtage seks
doser det forste ar og derefter cirka tre doser om aret. I det forste ar vil omkostningerne
til Spinraza derfor udggre 3.720.000 kroner for behandling per SMA-patient, og derefter
vil omkostningerne veere 1.860.000 kroner per ar.

Behandlingsrelaterede omkostninger ved BSC inkluderer bronkodilaterende leegemid-
ler, som bade er til inhalation og systemisk behandling. I forbindelse med behandling med
Spinraza er der opgjort administrationsomkostninger til 4.941 kroner, som daekker over
ambulant besgg, yderligere gebyr for neurologi og lumbalpunktur. Disse administrations-
omkostninger er beregnet pa baggrund af DAGS-takster fra Sundhedsdatastyrelsen i 2017
(Medicinradet|, 2017)). Yderligere indeholder Biogens analyse nogle alternative omkostnin-
ger sasom transportomkostninger, som er angivet til at veere 831 kroner (Medicinradet),
2017)). Udover de behandlingsrelaterede omkostninger bestar BSC yderligere af hospi-
talsomkostninger og gvrige omkostninger, som er forskellige atheengigt af SMA-diagnosen.
I den nedenstaende tabel 2 illustreres de gennemsnitlige omkostninger ved anvendelse af
Spinraza og BSC indenfor en 24 méaneders periode pa tveers af diagnosetyperne. Se bilag

3 for beregninger.
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Tabel 2: Gennemsnitlige omkostninger ved anvendelse af preeparatet Spinraza for SMA-
type I, IT og III

I DKKR Spinraza BSC @Dgning/reducering
Laegemiddelomkostninger | 6.095.314,50 515.314,50 5.580.000
Behandlingsrelaterede 51.947 0 51.947
omkostninger
Hospitalsomkostninger 324.031 324.031 0
vrige omkostninger 4.468.419 4.468.419 0
Omkostninger, total per | 10.939.711,50 5.307.764,50 5.631.947
patient

Kilde: Udarbejdet ud fra tabel 9 og 10 i "Baggrund for Medicinradets anbefaling vedrgrende nusinersen
til patienter med 5q spinal muskelatrofi” (Medicinradet), [2018)

Tabellen viser de gennemsnitlige behandlingsrelaterede omkostninger for patienter med
SMA-type I, II og III. T de oprindelige tabeller fra Amgros’ rapport er de inddelt i to
grupper, nemlig en gruppe af patienter med SMA-type I og en alternativ gruppe af pa-
tienter med SMA-type II og II1. Som det fremgar af tabel |2 er lsegemiddelomkostningerne
den hgjeste omkostning, hvor de behandlingsrelaterede omkostninger udggr de laveste om-
kostninger. For den naesthgjeste omkostning, gvrige omkostninger, udggres over halvdelen
af omkostningerne af patienter med SMA-type I (Amgros| [2017)). Det samme geelder for
hospitalsomkostningerne, hvor patienter med SMA-type I redeggr for 80 procent af om-
kostningerne. Laegemiddelomkostninger udggres kun af patienter med SMA-type II og 111
for behandling med BSC. Disse omkostninger er de eneste, hvor patienter med SMA-type
I ikke har de hgjeste omkostninger, eller hvor de har lige store omkostninger som for type
IT og III (Amgros, 2017)). De totale omkostninger per patient for behandling med Spinraza
opggres nasten ligeligt mellem patienter med SMA-type I og med SMA-type II og III,
hvor der for de totale omkostninger per patient for behandling med BSC er en fordeling
pa 70/30 til patienter med SMA-type I (Amgros, 2017). Den endelige konklusion for om-
kostninger per patient er, at de overordnet er meget hgjere for patienter med SMA-type

I, end de er for patienter med type II og III.

Efterfglgende er der udarbejdet en fglsomhedsanalyse af behandling med Spinraza til de
tre forskellige diagnosegrupper. Fglsomhedsanalysen beregner, hvorvidt der er forskelle
i behandlingen med Spinraza + BSC og BSC, hvilket Biogen fra start har antaget, at
der ikke er. Forskellen mellem de to behandlingsforlgb er vurderet til at veere usikker,
eftersom det er vurderet, at der for SMA-type I og II sker en hindring af udviklingen
af sygdommen med praeparatet Spinraza (Medicinradet, 2017). Medicinradet vurderer, at
Spinraza reducerer dgdeligheden for SMA-type I, hvor patienterne forventes at leve i hele
undersggelsesperioden, hvilket ikke ngdvendigvis er tilfzeldet med kun BSC (Medicinradet),
2017).
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Til sidst har Biogen udarbejdet en budgetkonsekvens-analyse over fem ar, som er udarbej-
det ud fra to scenarier: 1) Spinraza anbefales som standardbehanding for SMA-patienter
og 2) Spinraza anbefales ikke som standardbehandling. Forskellen mellem de to analyser
udggr budgetkonsekvenserne. I det fgrste ar vil budgekonsekvenserne udggre 56.548.151
kroner for hele SMA-diagnosegruppen, og for det femte ar vil budgetkonsekvenserne udggre
245.667.014 kroner, hvor budgetkonsekvenser er stgrst for SMA-type III og mindst for
SMA-type I (Medicinradet|, 2017)).

Meromkostningerne ved Spinraza er hgje sammenlignet med BSC for de tre forskelli-
ge diagnosegrupper. Disse omkostninger udggres primeert af leegemiddelomkostningerne,
men er ogsa pavirket af administrationsomkostninger og de gvrige omkostninger. Eftersom
Medicinradet vurderer en reduceret dgdelighed for patienter med SMA-type I, vil merom-
kostningerne stige i takt med, at flere SMA-patienter lever i leengere tid (Medicinradet),
2017)). Amgros argumenterer, at der ikke er taget hgjde for, at visse meromkostninger
eventuelt vil reduceres ved anvendelse af Spinraza, idet at der fra starten af analysen er
antaget, at BSC-omkostningerne ikke sendres ved anvendelse af praeparatet (Medicinradet),
2017)). Meromkostningerne kan blandt andet besta af motoriske hjeelpemidler og ventila-

tionsbehov.

P& baggrund af Amgros’ gkonomiske vurdering, vurderede Medicinradet, at Spinraza ikke
skal anbefales som standardbehandling grundet den urimelige hgje pris. Den kan dog an-
vendes 1 seerlige tilfzelde for patienter med SMA-type I under bestemte kriterier. I 2018 tog
Medicinradet igen Spinraza op til overvejelse som standardbehandling mod SMA, hvilket
igen blev afvist pa grund af den hgje pris til trods for en prisreduktion. Dog blev krite-
rierne for at modtage Spinraza udvidet, saledes at patienter med SMA-type II ogsa kan

modtage behandlingen i seerlige tilfzelde (Medicinradet, [2018)).

6.1 Medicinradets metodevejledning

Medicinradet har udarbejdet en udfgrlig metodevejledning for ansggerne, der bestar af en
raekke kriterier for, hvordan en omkostningsanalyse af et lassgemiddel skal udfgres. Meto-
devejledningen er udarbejdet med det formal at tydeliggere de vaesenligste resultater, der
danner grundlag for vurderingen, samt at muligggre en sammenlignelighed mellem de for-
skellige laegemidlers vurderinger (Medicinradet, 2020b). Kravene for analysen er illustreret

1 nedenstaende tabel.
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Tabel 3: Medicinradets metodevejdledning

Element i analysen Standardanalyse
Patientpopulation Beskriv patientpopulationen inklusive beskrivelse af
sygdommen
Leegemidlet Lzegemidlet der ansgges om ibrugtagning som stan-
dardbehandling

Komparatoren /komparatorerne | Den eller de behandlinger, som anvendes i den ende-

lige ansggning til Medicinradet

Analysens perspektiv Samfundsperspektiv, inklusive  patienters og
pargrendes tidsforbrug (eksklusive produktions-

tab/gevinster)

Tidshorisont Sa lang, at alle vigtige forskelle i omkostninger mel-

lem alternativerne opfanges

Ressourceforbrug og Direkte behandlingsrelaterede omkostninger samt af-
omkostninger ledte behandlingsrelaterede omkostninger i alle sek-

torer inden for det relevante tidsperspektiv

Metode til handtering af Relevante fglsomhedsanalyser

usikkerhed

Kilde: ”Metodevejledning for omkostningsanalyser af nye lsegemidler og indikationer i hospitalssektoren” af
Medicinradet (Medicinradet), [2020b)

Kravene i tabel [3] beskriver, hvordan tilgangen til analysen skal foretages. Yderligere er
det vigtigt at redeggre for resultaterne, og hvordan disse resultater er opnaet. Dette in-
kluderer en praesentation af metode og resultat, diskussion af omkostningsanalysen og
budgetkonsekvenser (Medicinradet, 2020b)).

Biogens omkostningsanalyse starter ud med en beskrivelse af sygdommen SMA og
patientpolutationen, som er inddelt efter diagnosetype, arlige tilfeelde, sygdomsdebut, ka-
rakteristika og gennemsnitlig overlevelse. Yderligere gives en beskrivelse af praparatet
Spinraza og behandlingen med dette. Spinraza sammenlignes i omkostningsanalysen med
en alternativ behandling, som i dette tilfeelde er BSC. Praeparatet Spinraza sammenlignes
med BSC, idet der endnu ikke er en anden godkendt medicinsk behandling mod SMA. Bio-
gens omkostningsanalyse er udarbejdet for en 24 maneders tidsperiode, til trods for Medi-
cinradets forespgrgsel efter en 15 maneders periode. Amgros vurderede, at en diskontering
pavirkede resultatet i ubetydelig grad ved en eendring af tidshorisonten fra 24 maneder
til 15 maneder, hvorfor det fgrst blev sendret i beregningen af fglsomhedsanalyserne, som
beskrives senere i afsnittet. I Medicinradets metodevejledning er det beskrevet, at omkost-
ningerne skal diskonteres ved en tidshorisont pa mere end ét ar. Dette regulerede Biogen
efter henvendelse fra Amgros. De fgrste omkostninger, som praesenteres, er de direkte be-
handlingsrelaterede omkostninger, hvor prisen per dosis af Spinraza indgar. De direkte
omkostninger bestar yderligere af bronkodilaterende leegemidler og samlede hospitals- og

administrationsomkostninger. De afledte behandlingsrelaterede omkostninger er opgjort
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som transportomkostninger og tid brugt pa hospitaler.

Biogen har udfgrt fglsomhedsanalyser ud fra en tidshorisont pa 15 maneder og en pris-
reduktion af Spinraza pa 15 procent samt justeret ressourceforbrug. Omkostningerne for
Spinraza er forskellige for den valgte tidshorisont pa 15 maneder og firmaets grundscena-
rio pa 24 maneder. Med udgangspunkt i Biogens hovedanalyse har Amgros foretaget sin
egen fglsomhedsanalyse ud fra Medicinradets sendrede kriterier til analysen. Amgros har
foretaget fglsomhedsanalyser af forskellige tidshorisonter pa 5, 10 og 25 ar, hvor tidshori-
sonten i grundscenariet er 15 maneder. Derudover illustrerer Amgros’ fglsomhedsanalyse
meromkostningerne ved forskellige prisreduktioner.

Et yderligere kriterie til omkostningsanalysen er budgetkonsekvenserne, som beregnes
ud fra antallet af patienter i de tre diagnosegrupper samt antallet af patienter, som vil
modtage behandling med og uden anbefaling. Pa baggrund af dette beregnes et estimat af
de samlede omkostninger, som behandlingen kan medfgre. Til sidst diskuteres hovedana-
lysens resultater, hvor flere usikre argumenter, sasom udelukkelse af direkte omkostninger

til motoriske hjselpemidler og ventilationsbehov, inddrages (Medicinradet, 2020b)).

Ud fra resultaterne af Biogens omkostningsanalyse blev det i Medicinradet besluttet, at
Spinraza kun skal tibydes i et begraenset omfang. Dette skyldes, at Medicinradet vurderer,
at der kun er en evidens for forbedring ved de patienter, der er hardest ramt af SMA, her-
under praesymptomatiske bgrn og patienter med SMA-type 1. Dog overvejer Medicinradet
endnu engang at behandle sagen om Spinraza som standardbehandling for SM A-patienter.
Eftersom der er fremkommet ny data for behandling med Spinraza for SMA-patienter, vil
sagen om Spinraza som standardbehandling genoptages i juni 2020, hvor der indhentes

nye priser fra Biogen (Medicinradet}, 2020a)).

7 Behandling af baggrundsdata

I dette afsnit behandles respondenternes baggrundsdata for at sammenligne responden-
ternes repraesentativitet for populationen ud fra fordelingen af baggrundsoplysningerne.
Som det fremgar af tabel [ har sporgeskemaet veeret abnet for besvarelse 49 gange,
hvoraf der er gennemfart 21 besvarelser, som svarer til cirka 43 procent. Derudover er der
to delvise besvarelser, som svarer til cirka 4 procent, og de resterende 53 procent har ikke

besvaret spgrgeskemaet.

Tabel 4: Oversigt over antal besvarelser

Besvaret  Delvist besvaret Ikke besvaret Total
Antal 21 2 26 49
Procent 43 4 53 100

P& baggrund af de gennemfgrte besvarelser kan det ses i tabel [5] at der cirka er 9,5 procent
respondenter med diagnosen SMA-type I, cirka 52,5 procent med SMA-type II og cirka 38
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procent med SMA-type III. Der er cirka 210 patienter i Danmark med diagnosen SMA,
hvoraf SMA-type II udggr cirka 47,5 procent, og det samme er gaeldende for SMA-type 111,
som ogsa udggr cirka 47,5 procent svarende til cirka 100 personer (RCEFM, 2018b)(RCEFM,
2018c). Kommunikations- og Udviklingsmedarbejder Annette Mahoney fra RCFM (e-mail,
19. marts, 2020) bekreefter, at SMA-type I udggr cirka 10 personer svarende til 5 procent.
Mailen er vedlagt som bilag 4.

Tabel 5: Antal besvarelser i forhold til SMA-patienter i Danmark, i procent

Alle SMA-patienter Besvarelser

SMA-type I 5 9,5
SMA-type 11 47,5 52,5
SMA-type III 47,5 38

Total 100 100

Der er modtaget 21 besvarelser ud af 210 SMA-patienter, hvilket svarer til 10 procent af
populationen. Eftersom antal besvarelser er lav, og SMA-type I udggr en stgrre andel af
resultaterne end ud af populationen, og SMA-type II udggr en mindre andel af resultater-
ne, kan der ses en uoverensstemmelse mellem besvarelserne og den reelle fordeling, hvilket

medfgrer en skeev forvridning af resultaterne i analysen.

Projektets analyseafsnit bestar af fire dele: Behandling af baggrundsdata, Maling af sund-
hed, Direkte og indirekte omkostninger og Modelberegning. Den fgrste del vil indeholde
baggrundsoplysninger for populationen, hvilket vil belyse, hvem respondenterne er. Den
anden del, Maling af sundhed, angiver respondenternes sundhedstilstand, som anvendes
til beregning af QALY. Den tredje del af analysen, Direkte og indirekte omkostninger, vil
belyse de forskellige omkostninger, som er forbundet med diagnosen SMA. Dette afsnit er
vigtigt for sammenligningen med omkostningerne ved behandling af SMA. Den fjerde og
sidste del af analysen, Modelberegning, vil opsamle resultaterne fra de tre forste dele af
analysen. Disse vil indga i modellerne ICER og COI, hvor resultater heraf sammenlignes

med resultater fra Amgros’ vurderingsrapport.

7.1 Baggrundsdata

Det indsamlede data bestar af baggrundsoplysninger sdsom alder, kgn, arvelighed, diagno-
setype og -alder for respondenterne. Spgrgeskemaet er besvaret af 21 respondenter, hvoraf
11 personer selv har svaret pa spergeskemaet, svarende til 52,5 procent, og 10 personer,
svarende til 47,5 procent, har faet hjalp af en foreelder eller anden voksen. Blandt respon-
denterne er der otte drenge, to piger, fire meend og syv kvinder, hvilket i det efterfelgende
opgores som 12 meend og ni kvinder. Aldersmaessigt streekker respondenterne sig fra den
yngste, som befinder sig i intervallet 3-5 ar, til den &ldste, som ligger i intervallet 60-64
ar. De inddelte aldersintervaller er angivet i nedenstaende figur |3l Figuren illustrerer kun

kgnsfordelingen for respondenterne af spgrgeskemaet, hvilket ikke skal fortolkes som et
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repraesentativt resultat af kgnsfordelingen for alle SMA-patienter.

Figur 3: Alder og k¢n pa respondenter
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Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 2-5 (Bilag 1).

Som det fremgar af figur [3 ses storstedelen af respondenter i de lave aldersintervaller,
det vil sige under 25 ar, hvoraf den stgrste andel ses for aldersintervallet 10-14 ar. Disse
intervaller bestar primeert af meend, mens de hgjere aldersintervaller primaert bestar af
kvinder. Af de kvindelige respondenter er der flest i aldersintervallet 25-29 ar. De eneste
intervaller, som bestar af bade mand og kvinder, er aldersgrupperne 3-5 ar og 6-9 ar.
En forklaring pa dette kan veere, at flere zldre patienter har nedsat funktionsevne, og de
er derfor ikke i stand til at besvare spgrgeskemaet, hvorimod de yngre patienter har faet
hjeelp af deres raske foraldre. Ud af de 15 aldersintervaller er der tre tomme intervaller,
herunder 0-2 ar, 50-54 ar og 654 ar. Dette skal ikke forstas som, at der ikke er nogen
SMA-patienter i disse aldersintervaller, men blot at spgrgeskemaet ikke er besvaret af en

respondent indenfor disse intervaller.
Udover de forskellige aldersintervaller er det ogsa interessant at kigge pa fordelingen af kgn

pa de tre typer af SMA. Denne fordeling kan ses i figur 4 Igen er figuren blot en illustration

af respondenternes besvarelser og ikke et repraesentativt resultat af virkeligheden.
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Figur 4: Fordeling af kgn pa SMA-type
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Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 2-3 og 6-7 (Bilag 1).

Ovenstaende figur [4] viser, at den storste andel af respondenter udggres af diagnosen SMA-
type II, mens den mindste andel af respondenterne har SMA-type 1. Ud fra figuren ses det,
at respondenterne i diagnosegruppe SMA-type I kun bestar af msend. Diagnosegruppen
SMA-type I er den mindste diagnosegruppe af de tre, eftersom mange af patienterne dgr
indenfor de forste to levear. Ud af de 10 patienter med SMA-type I har to respondenter
besvaret spgrgeskemaet svarende til 20 procent. Diagnosegruppen SMA-type II bestar af
cirka 100 patienter, hvoraf der er 11 har besvaret spgrgeskemaet, hvilket svarer til 11 pro-
cent. Den laveste procent findes for diagnosegruppen SMA-type I1I, som har otte procent

besvarelser, hvilket kun er otte respondenter ud af cirka 100 med denne diagnose.

De tre forskellige diagnosegrupper diagnosticeres ud fra forskellige kriterier, herunder al-
der, hvorfor det er relevant at kigge pa diagnosealderen for den senere analyse af de direkte

og indirekte omkostninger, som diagnosen har medfgrt.

Figur 5: Fordeling af diagnosealder pa SMA-type
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Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 6-9 (se bilag 1).

I figur [5] ses respondenternes diagnosealder fordelt pa de tre SMA-typer. Diagnosealderen
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er inddelt i fem grupper, som er baseret pa respondenternes besvarelser, hvilket vil sige, at
grupperingerne er opdelt efter besvarelserne er indgivet og ikke fgr, som er tilfeeldet for de
andre intervaller. Dette skyldes gnsket om en simplificering af de mange varierende besva-
relser af diagnosealderen. Ud fra figuren kan det ses, at stgrstedelen af respondenterne blev
diagnosticeret i alderen 1-2 ar. Det kan tydeligt ses, at patienter med SMA-type I bliver
diagnosticeret indenfor det forste ar, hvilket stemmer overens med sygdomsbeskrivelsen,
som angiver, at barnet typisk har symptomer indenfor de fgrste seks maneder af dets leve-
tid. Grupperingen 6+ ar bestar af to respondenter med en diagnosealder pa henholdsvis 16
og 25 ar. Disse to personer har diagnosen SMA-type III, hvilket giver en overenstemmelse
mellem diagnosealderen og sygdomsbeskrivelsen, eftersom symptomer typisk fremkommer
fra 18 maneder og op til voksenalderen. En respondent har faet diagnosen SMA-type 11
i alderen 5-6 ar, hvilket er atypisk i forhold til sygdomsbeskrivelsen, hvor symptomerne

typisk fremtraeder i alderen 6-12 maneder.

SMA-diagnosen har en 25 procent sandsynlighed for at veere arvelig, hvis begge foraeldre
er baerer af sygdomsanlaegget (RCEFM, [2018b)). Det er derfor hurtigere at stille diagnosen,
hvis man i forvejen ved, om en slegtning har diagnosen. Der er yderligere 50 procent
sandsynlighed for at veere en rask beerer af sygdomsanlaegget uden selv at have diagnosen,
hvilket betyder, at der er 25 procent sandsynlighed for, at et individ hverken er bezerer
af sygdomsanleaegget eller far en SMA-diagnose (RCFM| 2018a)). Ud af 21 besvarelser af
spgrgeskemaet har fem respondenter angivet, at de har en sgskende med en SMA-diagnose,
hvilket svarer til en arvelighed pa cirka 24 procent. Dette stemmer fint overens med teorien

om arvelighed for SMA-patienter.

Baggrundsdataen for analysen skal i den videre analyse bruges i sammenhzeng med be-
regning af de sygdomsrelaterede omkostninger. Inden da skal der dog fgrst redeggres for

respondenternes sundhedstilstande i neeste afsnit.

8 Maling af sundhed

I dette afsnit opggres respondenternes sundhedstilstande. Det er vigtigt at opgere respon-
denternes sundhed for at kunne beregne pa, hvilken effekt preeparatet Spinraza har pa
en patient med en SMA-diagnose. Pracparatets effekt vil veere stgrre ved en meget darlig
sundhedstilstand uden behandling med Spinraza, mens effekten vil vaere mindre for en pa-
tient med en bedre sundhedstilstand. Der beregnes derfor ogsa pa den sundhedstilstand,
som patienter, der modtager Spinraza, har.

For at male respondenternes sundhed er der i spgrgeskemaet stillet fem spgrgsmal,
som ofte benyttes i sammenhaeng med sundhedsgkonomiske analyser. Disse spgrgsmal er
de velkendte EQ-5D spgrgsmal, som er tilpasset respondenten af spgrgeskemaet, saledes at
sporgsmalene athaenger af, om SMA-patienten selv besvarer, eller om en foralder eller en

anden voksen besvarer spgrgeskemaet pa deres vegne. Af denne arsag er der 10 spgrgsmal
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til respondenternes sundhedstilstand, men nedenfor er disse kombineret, saledes at der

bliver fem spgrgsmal, som er malrettet begge grupper af respondenter.

1. Hvordan vurderer du dit/dit barns bevagelighed?

2. Hwvordan vurderer du dit/dit barns evne til selupleje?

3. Hvordan vurderer du dit/dit barns evne til sedvanlige aktiviteteter?
4. Hvordan vurderer du dit/dit barns smerter/ubehag?

5. Lider du/dit barn af angst/depression?

For maling af respondenternes sundhedstilstande i analysen bliver to spgrgsmal fra EQ-5D
udvalgt til at beskrive kombinationen af sundhedstilstande. De to udvalgte spgrgsmal er
sporgsmal 1 ”Hvordan vurderer du dit/dit barns bevagelighed?” og spgrgsmal 4 ”Huvor-
dan vurderer du dit/dit barns smerter/ubehag?”. Sporgsmal 1 er sammenhaengende med
spgrgsmal nummer 2 og 3, da bevaegelighed ogsa er ngdvendig for udfgrelse af selvpleje og
ssedvanlige aktiviteter. Spgrgsmal 1 blev valgt, fordi den er daekkende for tre spgrgsmal
i EQ-5D spgrgeskemaet. Spgrgsmal 4 er valgt, idet smerter forbindes med en fysiologisk
sundhedstilstand, hvilket for mange mennesker er nemmere at forholde sig til end det
psykologiske. Det antages derfor, at det er nemmere for respondenterne at angive, om de
lider af smerter fremfor, om de lider af angst eller depression. Derudover er 10 ud af 21
respondenter forzldre til bgrn, hvor det antages, at forseldrene nemmere kan vurdere den
fysiske end den psykiske tilstand.

Tabel [6] angiver ni kombinationer af disse to spgrgsmal.
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Tabel 6: Kombination af sundhedstilstande

Mobilitet

Smerter

1. ’Jeg har ingen pro-
blemer med at ga om-

kring’

2. ’Jeg har nogle pro-
blemer med at ga om-

kring’

3. 'Jeg er bundet til

sengen’

1. "Jeg har ingen

smerter eller

Jeg har ingen proble-
mer med at ga om-

kring, og jeg har ingen

Jeg har nogle proble-
mer med at ga om-

kring, og jeg har ingen

Jeg er bundet til sen-

gen, og jeg har ingen

ubehag’ smerter eller ubehag
smerter eller ubehag smerter eller ubehag
Jeg har ingen proble- | Jeg har nogle proble-
Jeg er bundet til sen-
2. ’Jeg har mer med at ga om- | mer med at ga om-

moderate smerter

eller ubehag’

kring, og jeg har mode-
rate smerter eller ube-

hag

kring, og jeg har mode-
rate smerter eller ube-

hag

gen, og jeg har mode-
rate smerter eller ube-

hag

3. 'Jeg har

ekstreme smerter

Jeg har ingen proble-
mer med at ga om-

kring, og jeg har ek-

Jeg har ingen proble-
mer med at ga om-

kring, og jeg har ek-

Jeg er bundet til sen-

gen, og jeg har ekstre-

me smerter eller ube-

eller ubehag’ streme smerter eller | streme smerter eller

hag

ubehag ubehag

Ovenstaende ni sundhedstilstande rangeres af respondenterne pa en skala fra nul til en. De
voksne respondenter, det vil sige de respondenter, som selv har besvaret spgrgeskemaet,
og som har givet tilladelse til at kontakte dem yderligere, er blevet yderligere kontaktet
efter indsendelse af besvarelse. Disse rangeringer skal anvendes til beregning af QALY i

den videre analyse.

8.1 Sundhedstilstande for voksne uden anvendelse af Spinraza

I dette afsnit opggres der sundhedstilstande for tre voksne respondenter: Respondent 1, 2
og 3. Der opggres kun sundhedstilstande for voksne og ikke for bgrn og unge. Det er svaert
for bgrn at rangere ni sundhedstilstande, og foraldrene kan ikke ggre det pa deres vegne,
da de ikke 100 procent ved, hvad de taenker. Det kan ogsa veere sveert for voksne, men
de har en bedre forstaelse for de forskellige ni sundhedstilstande, og de kan derfor bedre

rangere.

Der er i alt blevet kontaktet seks voksne respondenter, hvoraf tre respondenter har range-
ret de ni sundhedstilstande efter egne praeferencevaegte. De tre respondenters nuvarende
sundhedstilstande samt hele deres sygehistorik er forskellig, hvorfor det er tre interessante
tilfaelde at sammenligne.

Respondent 1, som har rangeret de ni sundhedstilstande, er en kvinde med SMA-type
ITI. Respondenten har angivet, at hun er bundet til sengen, og at hun hverken har smerter

eller ubehag. Hendes faktiske sundhedstilstand er, at hun sidder i kgrestol, og hun er der-
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for ikke bundet til sengen, men ud fra svarmulighederne i spsrgeskemaet fandt hun svaret
”Jeg er bundet til sengen”mest passende. Hendes historik er, at hun allerede som to-arig

fik diagnosen, og hun har derfor levet med sygdommen hele sit liv.

"SMA er et livsvilkar, jeg altid har haft, og som min mand har kendt altid. Sa det er
ikke til at vide, hvordan det havde veret uden SMA. Sa havde vi nok ikke mgdt hinanden”

- Citat fra respondent 1.

Respondent 1 har rangeret de ni sundhedstilstande pa en skala fra 0 til 1, hvor nul er
den darligste sundhedstilstand, og 1 er den bedste sundhedstilstand. Respondent 1’s ran-

gering af hendes ni sundhedstilstande er illustreret i figur [6]

Figur 6: Respondent 1’s rangering af de ni sundhedstilstande

- - leg haringen gproblemear
d atgd emkring,
leg har nogle preblemar — rlne : g omErne 28
mad 2 g3 emkring, og jeg har ingen smerter
) - ' - eller ubehag.
jeg har ingen smerter _
aller ubehag.

leg er bundet il
sEngen, of jeg har

Jag har ingen problemer ingen smerter eller

med at g3 omkring, of jeg ubehag.
har moderate smarter
aller moderat ubehag.
lag har nogle

proolemer med at g
ombkring, og jeg har
modarate smertar
legerbundet til

sengen, of Jeg har

moderata smarter
eller ubehag. leg har ingen

proglemer med at gd

omkring, og jeg har

ekstrame smarter

eller ubehag.
Japg har nogle proklemer
med at g2 omkring, og
jeg har ekstreme
smerter ellar ubehag. Jeg er bundat til

sEngen, of jeg har
akstrame smartar
eller ubehag.

Note: Illustration ud fra den fgrste respondents rangering af ni sundhedstilstande

Det kan ses at ekstreme smerter og ubehag er rangeret lavest, men det at veere bundet
til sengen er ogsa rangeret i den lave halvdel af linealen. Den bedst teenkelige sundheds-
tilstand, synes respondenten, er ”Jeg har ingen problemer med at ga omkring, og jeg har
ingen smerter eller ubehag”. Den sundhedstilstand respondent 1 mindst foretrackker er
” Jeg er bundet til sengen, og jeg har ekstreme smerter eller ubehag”. Dette kan ses ud fra,

at respondent 1 har rangeret denne sundhedstilstand lig med 0.
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Ud fra linealmetoden vil det veere muligt at beregne de kvalitetsjusterede levear, hvor
den hgjeste veerdi pa 1 angiver et helt kvalitetsjusteret levear, mens en mindre vaerdi pa
eksempelvis 0,3 kvalitetsjusterede levear angiver 30 procent af et ar, som er med perfekt
helbred.

Respondent 1’s kvalitetsjusterede levear er ud fra de givne rangeringer i linealmetoden
illustreret i tabel |7, Respondenten opnar et 100 procent kvalitetsjusteret levear, nar re-
spondenten har et perfekt helbred. Et perfekt helbred er, nar et individ har fuldkommen
livskvalitet. Nar respondenten har rangeret en sundhedstilstand lig med 0, er der ingen
kvalitet i et levear, hvilket for nogens vedkommende kan sammenlignes med en kvalitet,

som er lig med eller vaerre end at veere ded.

Tabel 7: Praeferencevaegte for respondent 1

1. ’Jeg har ingen | 2. ’Jeg har nogle
3.’ Jeg er bundet
Mobilitet problemer med | problemer med
til sengen’
at ga omkring’ at ga omkring’
Smerter
1. ’Jeg har ingen smerter
1 0,9 0,5
eller ubehag’
2. ’Jeg har moderate
0,8 0,7 0,3
smerter eller ubehag’
3. ’Jeg har ekstreme
0,2 0,1 0
smerter eller ubehag’

Ovenstaende tabel opsummerer respondent 1’s praeferencevaegte for de ni sundhedstilstan-
de. Ekstreme smerter er veegtet mindre end at vaere bundet til sengen. Dette kan ses ud
fra rangering pa 0,2 og 0,1 for ekstreme smerter, og en rangering pa 0,5 og 0,3 for at vaere

bundet til sengen.

Respondent 2, som har rangeret de ni sundhedstilstande, er en mand med SMA-type
II. Pa trods af at have levet med sygdommen i hele hans liv, og at han har nogle proble-
mer med at ga omkring, ikke kan udfgre ssedvanlige aktiviteter og har nogler smerter eller
ubehag, er han fuldstidsarbejdende. Respondenten har rangeret de ni sundhedstilstande,

som er illustreret i nedenstaede figur
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Figur 7: Respondent 2’s rangering af de ni sundhedstilstande
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Note: Ilustration ud fra den anden respondents rangering af ni sundhedstilstande

Som det kan ses ud fra linealmetoden ovenfor, har respondenten flere lavere praeferencevaeg-
te end hgje. Ligesom for respondent 1, foretrackker respondent 2 en sundhedstilstand, hvor
de hverken har problemer med at g& omkring eller har smerter eller ubehag. Dog er deres

preecise preeferencevasgte fordelt lidt forskelligt. Dette kan ses i tabel

Tabel 8: Praeferencevaegte for respondent 2

1. ’Jeg har ingen | 2. 'Jeg har nogle
3. Jeg er bundet
Mobilitet problemer med | problemer med
til sengen’
at ga omkring’ at ga omkring’
Smerter
1. ’Jeg har ingen smerter
1 0,7 0,3
eller ubehag’
2. ’Jeg har moderate
0,8 0,6 0,2
smerter eller ubehag’
3. 'Jeg har ekstreme
0,2 0,1 0
smerter eller ubehag’

Praeferencevaegtene for respondent 2 er lavere for sundhedstilstanden ”Jeg er bundet til

sengen”, end den er for respondent 1. Desuden vaegter han ogsa ” Jeg har nogle problemer
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med at ga omkring”og ”Jeg har ingen eller moderate smerter eller ubehag”lavere end den

respondent 1.

Respondent 3 er ogsa en mand, som har en anden historik end den anden mandlige respon-
dent. Den tredje respondent har SMA-type III, som han fik diagnosticeret som 25-arig,
hvilket adskiller ham fra de gvrige respondenter. Dette skyldes, at han ikke altid har siddet
i kgrestol eller vaeret besveeret af sygdommen pa anden vis, som de to fgrste respondenter
har. Grundet hans sene sygdomsdebut, har det veeret muligt for respondent 3 at veere
aktiv pa arbejdsmarkedet indtil, han var middelaldrene. Ud fra hans sygehistorik og erfa-
ringer, har respondenten mere forskellige preeferencer end de to forste respondenter. Dette

kan ses i figur

Figur 8: Respondent 3’s rangering af de ni sundhedstilstande
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Note: Illustration ud fra den tredje respondents rangering af ni sundhedstilstande

Den tredje respondent har rangeret de ni sundhedstilstande enten meget hgje eller meget
lave. Det ses tydeligt i figuren, at respondenten foretreekker muligheden for at kunne ga

omkring, og han rangerer smerter og ubehag samt at vaere bundet til sengen darligst.

”Hvis jeg bliver bundet til sengen, kan jeg lige sa godt vere dgd” - citat fra den tredje

respondent
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Respondentens praeferencevaegte for de ni sundhedstilstande er angivet i nedenstaende

tabel [0l

Tabel 9: Praeferencevaegte for respondent 3

1. ’Jeg har ingen | 2. 'Jeg har nogle
3. Jeg er bundet
Mobilitet problemer med | problemer med
til sengen’
at ga omkring’ at ga omkring’
Smerter
1. ’Jeg har ingen smerter
1 0,9 0
eller ubehag’
2. 'Jeg har moderate
1 0,9 0
smerter eller ubehag’
3. 'Jeg har ekstreme
0,1 0,1 0
smerter eller ubehag’

Ovenstaende tabel viser, at respondent 3 kun har anvendt fire praeferencevaegte for de ni
sundhedstilstande. Respondenten er nzesten indifferent mellem at veere bundet til sengen
og at have ekstreme smerter eller ubehag. At veere bundet til sengen er angivet som den
darligste sundhedstilstand, idet det anses som en tilveerelse uden livskvalitet. Yderligere
rangerer respondenten evnen til at ga mellem 0,9 og 1, hvilket angiver hgj livskvalitet.
Den tredje respondents praeferencevaegte er ekstreme, hvilket vurderes at pavirke re-
sultatet i en sadan grad, at resultatet ikke er repraesentativt for voksne SMA-patienter
i Danmark. Af denne arsag, vil respondentens praferenceveegte ikke indga i den videre
analyse. Den tredje respondents praeferencer antages at veere ekstreme grundet den sene
debutalder og respondentens bevidsthed om manglen pa sin beveegelighed. Konsekvenser-
ne ved ikke at inkludere respondent 3 er, at jo feerre respondenter analysen baseres pa, jo
mindre sandsynlighed er der for at opna reprassentative resultater. Det vurderes dog, at

respondent 3 pavirker resultaterne i et stgrre omfang ved at inkluderes end ekskluderes.

8.2 Beregning af QALY

I dette underafsnit vil QALY beregnes for voksne og bgrn og unge uden behandling med
Spinraza samt for bgrn, der behandles med Spinraza. Formalet med dette er, at se pa
livskvaliteten for de to aldersgrupper samt for en bgrn og unge i behandling kontra ikke
i behandling med Spinraza. Der vil ikke beregnes QALY for voksne respondenter, som
modtager behandling med Spinraza, idet der i Danmark ikke findes voksne SMA-patienter,
som modtager denne behandling. Den QALY der beregnes for bgrn, er ud fra angivelse fra
en forzelder om barnets nuvaerende sundhedstilstand. En foraelder har et andet perspektiv,
end et barn har, eftersom deres vurdering er baseret pa egne observationer, og det er derfor
usikkert, hvor praecis denne rangering er. Resultaterne af disse beregninger skal benyttes
i den senere analyse, hvor ICER beregnes.

I sporgeskemaet skulle respondenterne angive deres sundhedstilstand pa en skala fra
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0 til 10. I projektet rangeres sundhedstilstandene derimod péa en skala fra 0 til 1, hvorfor
de indsamlede sundhedstilstande divideres med 10, s& resultaterne er sammenlignelige. 1
spogrgeskemaet blev der ogsa spurgt ind til respondenternes sundhedstilstand efter medi-
cinsk behandling (se bilag 1). Dette kunne kun besvares af de bgrn og unge, som mod-
tager behandling med Spinraza, hvilket er den sundhedstilstand, som danner grundlag
for QALY-beregningen ved behandling med Spinraza. QALY for de voksne samt bgrn og
unge, som ikke modtager Spinraza, beregnes ud fra sundhedstilstanden uden medicinsk
behandling. For de voksne respondenter beregnes en gennemsnitlig QALY eftersom to
voksne respondenter har angivet deres nuvaerende sundhedstilstande i forbindelse med
udarbejdelse af de ni sundhedstilstande i forrige afsnit 8.1. Der tages et gennemsnit af de
to respondenters QALY for at opna et mere reprasentativt resultat. Eftersom det ikke
har veeret muligt at f& kontakt til mere end én foraelder til et barn, som behandles med
Spinraza, og mere end én foralder til et barn, som ikke behandles med Spinraza, vil de

faktiske QALY anvendes fremfor et gennemsnit.

8.2.1 QALY for voksne der ikke anvender Spinraza

Der beregnes nu kvalitetsjusterede levear for voksne respondenter, som ikke anvender
Spinraza. For at simplificere den videre analyse, vil der beregnes et gennemsnit af praefe-
rencevaegtene for respondent 1 og 2, som har rangeret de ni sundhedstilstande i afsnit 8.1.
Arsagen til dette er at undga for mange ungdvendige beregninger, hvor de gennemsnitlige
veerdier er tilstreekkelig repraesentative. QALY vil beregnes for hver af de to respondenter,
og efterfglgende vil et gennemsnit af disse beregnes. Til beregningen af QALY vil ligning
benyttes.

Begge respondenter har i spgrgeskemaet haft sveert ved at angive deres bevaegelighed,
idet de ikke kan ga omkring, men at de heller ikke er bundet til sengen. Responden-
terne har ved en uddybende telefonsamtale og mail angivet, at de befinder sig imellem
sundhedstilstand 2 og 3, eftersom de ingen smerter eller ubehag har. Da respondenterne
befinder sig mellem to sundhedstilstande, tages der et gennemsnit af disse, der vil indga
som en praeferencevaegt i ligningen. Respondent 1’s gennemsnitlige praeferenceveaegt for
sundhedstilstand 2 og 3 er 0,7. Nedenstaende ligning udtrykker den kvindelig respondents
QALY.

QALY =0,7-37 =259 (4)

Respondent 1 er 35-39 ar, og fordi hun har oplyst, at hun fik diagnosticeret SMA-type II1
som to-arig, angives hendes antal af ar i den nuvaerende sundhedstilstand til at veere 37
ar. Denne angivelse har varet ngdvendig, eftersom det ikke var muligt at kommunikere
mere med respondenten. Der er derfor den mulighed, at respondentens nuveerende sund-
hedstilstand har varet i faerre ar, end det den er angivet til. Resultatet af QALY er 25,9,
hvilket indikerer, at respondenten har haft 25,9 ars perfekt livskvalitet ud af de 37 ar i

sundhedstilstanden.
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Den samme udregning af QALY foretages for respondent 2. Gennemsnittet af respon-
dents preeferencevaegte giver 0,5, hvilket er angivet i ligning [5| Denne preeferenceveegt

ganges med antal ar, som respondenten har veeret i den nuveaerende sundhedstilstand.

QALY =0,5-28 = 14 (5)

Respondent 2 har altid befundet sig i hans nuveerende sundhedstilstand, men fordi han
fgrst fik diagnosen som to-arig, er disse ar fratrukket hans alder, hvilket giver 28 ar.
Respondentens QALY, uden behandling med Spinraza, er 14 ar med perfekt helbred ud
af 28 ar. Dette indikerer, at respondenten kun har haft 100 procent kvalitet i halvdelen af
hans levetid med den nuvaerende sundhedstilstand.

Den gennemsnitlige QALY for respondent 1 og 2 er 19,5 og kan ses i nedenstaende

ligning [6]
37+ 28 ' 0,7+0,5

ALY =
@ 2 2

=19,5 (6)

En QALY pa 19,5 betyder, at respondenterne i gennemsnit har haft 19,5 levear med
100 procent kvalitet i deres nuveerende sundhedstilstand ud af 32,5 ar. Beregningen af
praeferencevaegtene skal bruges i den senere beregning af ICER, hvor sundhedstilstanden
sammenlignes med omkostningerne, som er forbundet med en SMA-diagnose. Desuden
skal de gennemsnitlige levear ogsa anvendes til beregning af de samlede omkostninger i
ICER, hvorfor de gennemsnitlige ar i sundhedstilstanden for respondent 1 og 2 er beregnet

til 32,5 ar.

8.2.2 QALY for bgrn der ikke anvender Spinraza

Der beregnes nu livskvalitet for bgrn, der ikke modtager behandling med Spinraza. Der
er fem ud af 10 respondenter under 18 ar, som ikke modtager Spinraza. Beregningen af
livskvaliteten for bgrn og unge, der ikke modtager Spinraza, er vigtig, idet det skal bruges
til opggrelsen af ICER i den senere analyse. Der er taget kontakt til to foraeldre til bgrn,
der ikke modtager Spinraza, hvoraf én har svaret.

Den fgrste respondent under 18 ar, kaldt respondent 4, som ikke modtager behandling
med Spinraza, er en dreng med SMA-type III i alderen 10-14 ar. Foralderen til respon-
denten oplyser, at barnet har nogle problemer med at ga omkring samt har moderate
smerter eller ubehag. Denne sundhedstilstand, som respondent 4 har befundet sigii et ar,
vurderer forselderen til at veere 4 pa en skala fra 0 til 10. Sundhedstilstanden vurderes af
en foreelder, hvorfor det kan vaere mindre retvisende i forhold til barnets egen vurdering.

QALY for respondent 4 er beregnet i ligning [7}

QALY =0,4-1=0,4 (7)

Ligning [7] viser, at respondent 4 har et kvalitetsjusteret levear pa 0,4 ar i sin nuveerende
sundhedstilstand, som han har befundet sig i i et ar. Respondenten kan stadig selv g& om-

kring, men han har oplevet en klar forringelse af bevaegeligheden det seneste ar, hvorfor
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foraelderen til respondenten har rangeret respondentens sundhedstilstand til 0,4. Respon-
dent 4’s forselder argumenterer, at sgnnen hgjst sandsynligt vil opna en hgjere livskvalitet
ved behandling med Spinraza, men han opfylder desveerre ikke kriterierne for at modtage

behandling med praeparatet.

"Han har ikke faet behandling, da han ikke tilbydes Spinraza. Jeg mener, at han ville
komme sa tet pa almindelig som muligt, hvis han ville fa behandling i tide” - Citat fra

foraelder til respondent 4.

8.2.3 QALY for respondenter der anvender Spinraza

Der vil her beregnes livskvalitet for bgrn og unge, der modtager Spinraza som behandling
mod SMA. Der er fem respondenter af spgrgeskemaundersggelsen, som modtager behand-
ling med Spinraza. Ud af de fem er forzldre til to respondenter kontaktet, hvoraf én har

svaret. Rrespondent 5’s QALY beregnes i ligning [§]

Respondent 5 er en ung dreng med SMA-type II i aldersgruppen 6-9 ar. En forselder
til respondenten angav i spgrgeskemaet, at respondent 5 er bundet til sengen og har mo-
derate smerter eller ubehag. Ved en yderligere uddybning vedrgrende spgrgeskemaet, blev
det oplyst, at respondent 5, til trods for sin sundhedstilstand, har haft megen fremgang
ved behandling med Spinraza. Foralderen rangerer barnets nuvaerende sundhedstilstand

til at veere 7 pa skalaen fra 0 til 10, hvilket omregnes til 0,7.

QALY =0,7-3=2,1 (8)

Ovenstaende ligning [8| angiver 0,7 kvalitetsjusteret levear, hvilket svarer til, at respondent
5 har haft en perfekt livskvalitet i 2,1 ar ud af tre ar i den nuvaerende sundhedstilstand.
Respondent 5 star lige nu over for en operation, hvorefter hans sundhedstilstand forventes
at forbedres yderligere. Desuden oplyste forselderen til respondent 5, at respondenten har
en lillebror med samme diagnose, stillet blot tre uger efter fodslen. Lillebror modtager
ogsa behandling med Spinraza, og han har ligeledes opnaet en positiv fremgang med
praeparatet. Respondent 5’s forzelder er meget positiv overfor behandlingen med Spinraza

og gnsker, flere SMA-patienter kan fa muligheden for behandling med praeparatet.

8.2.4 Sammenfatning

Ud fra den gennemsnitlige beregning pa QALY for de to voksne respondenter ligger den
gennemsnitlige praeferencevaegt pa 0,6, og den gennemsnitlige QALY er beregnet til 19,5
for 32,5 ar i den sundhedstilstand. Dette indikerer, at respondent 1 og 2 gennemsnitligt
har 13 ar uden perfekt livskvalitet ud af de 32,5 ar, som de har haft i den nuvaerende sund-
hedstilstand. Respondent 4, som ikke modtager Spinraza, har den laveste praeferenceveegt
i forhold til sin nuvaerende sundhedstilstand. Respondenten har derfor ikke haft 100 pro-

cent livskvalitet i 7,2 maneder indenfor det seneste ar, hvor respondenten har befundet
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sig i sin nuveerende sundhedstilstand. Sammenlignet med de tre andre respondenter i af-
snit 8.2, har respondent 5 den bedste preeferencevasgt for sin nuvaerende sundhedstilstand.
Ud af respondent 5’s 3-arige periode i sundhedstilstanden, har respondenten haft perfekt
livskvalitet i 2,1 ar, svarende til 2 ar og 1,2 maneder.

Kigger man pa praeferenceveegtene er det tydeligt at se, at respondenten, der mod-
tager behandling med Spinraza, har den hgjeste livskvalitet. Den laveste livskvalitet er
for respondent 5, som er under 18 ar og ikke modtager behandling med Spinraza. Denne
respondent har i modsatning til de tre andre respondenter ikke tidligere haft behov for
en kgrestol, hvorfor respondentens praeferencevaegt afspejles af tabet af sin bevasgelighed,
som har givet mindre livskvalitet. De gvrige respondenter har ikke samme referenceram-
me, hvorfor deres livskvalitet ikke har sendret sig i ligesa hgj grad, og de derfor ogsa har

en hgjere pracferenceveegt for deres nuvaerende sundhedstilstand.

9 Direkte og indirekte omkostninger

Medicinradet anbefaler ikke preeparatet Spinraza som standardbehandling for SMA-patienter
grundet den urimelige hgje pris (Medicinradet, |2017). Vurderingen er baseret pa en om-
kostningsanalyse, som ikke tager hgjde for alle behandlingsrelaterede omkostninger ved
BSC-behandlingen, hvorfor det forventes, at et anderledes resultat fremkommer ved ind-
dragelse af flere omkostninger. Dette afsnit vil oplyse om yderligere relevante omkost-
ninger, der er i forbindelse med en BSC-behandling for SMA-patienter. Omkostningerne
inddeles i direkte og indirekte omkostninger, hvilket vil give et mere retvisende billede af de
samlede omkostninger, som er relateret til behandling uden Spinraza. Alle udregningerne

for omkostningerne i afsnit 9 er vedlagt som bilag 5.

9.1 Direkte omkostninger

I Biogens omkostningsanalyse for Spinraza bestar direkte omkostninger af gvrige omkost-
ninger samt hospitals- og administrationsomkostninger. Til trods for at bade Amgros og
Biogen er blevet kontaktet, har det ikke vaeret muligt at fa opgjort yderlige informationer
om de anvendte gvrige hospitals- og administrationsomkostninger. Det er dog vurderet, at
de er blevet beregnet pa et retvisende grundlag, hvorfor de medtages i beregningen af ICER
i afsnit 10.2. Omkostningerne vil desuden suppleres med de direkte omkostninger indsam-
let fra sporgeskemaet. De direkte omkostninger bestar af hjelpemidler, stgtteordninger og
overfgrselsindkomster.

De direkte omkostninger analyseres forst for respondenterne, som ikke er i behandling
med Spinraza, og efterfglgende analyseres omkostningerne for respondenter, som mod-
tager behandling med Spinraza. Forméalet med dette er at se, hvilke forskelle der er i
de sygdomsrelaterede omkostninger ud fra, om patienterne modtager behandling med
Spinraza eller ej. Figurerne angiver omkostningerne for hjselpemidler, stgtteordninger og
overfgrselsindkomster for alle 21 respondenter, mens tabellerne saerskilt angiver omkostnin-

gerne for de respondenter, som modtager behandling med Spinraza, og for de respondenter,
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som ikke modtager behandlingen.

Priserne for hjzelpemidler, stgtteordninger og overfgrselsindkomster er ens uanset, om
SMA-patienten modtager behandling med eller uden Spinraza. Omkostningerne for re-
spondenterne vil derfor kun praesenteres i afsnit 9.1.1 - 9.1.3., hvor de samlede omkostnin-
ger kun er angivet for respondenter, som ikke bliver behandlet med Spinraza. I afsnit 9.1.4
beregnes kun de samlede omkostninger for patienter i behandling med Spinraza. I afsnit

9.1.5 praesenteres de direkte udgifter for husstanden, som respondenterne har angivet.

9.1.1 Hj=lpemidler

Ombkostningerne for de specifikke hjzelpemidler er angivet ud fra de hgjeste og laveste til-
gaengelige priser. De forskellige hjselpemidler, som SMA-patienter ggr brug af, er opgivet
i besvarelse af spgrgeskemaet. I spgrgeskemaet er spgrgsmalene, som er malrettet hjalpe-
midler, multichoice-spgrgsmal med mulighed for at skrive en kommentar. Respondenterne
kunne angive hjzelpemidlerne: stok, ortopaedisk fodtgj, kerestol, med mere. (jeevnfer bilag
1). Udover disse svarmuligheder, har respondenterne blandt andet angivet hjselpmidler
som: badestol, hospitalsseng, hostemaskine (Caugh Assist) (jeevnfor bilag 1). Disse ekstra
svar gger sandsynligheden for et mere retvisende billede, eftersom der vil tages hgjde for
flere yderligere omkosninger, som er tilknyttet en SMA-diagnose. Eftersom sygdommen
udvikler sig i forskellige retninger, har det veeret sveert at inkludere alle tilgaengelige hjeel-
pemidler, da det var uvist, hvilke hjeelpemidler der tilbydes til SMA-patienter. En samlet

oversigt over alle hjeelpemidlerne kan ses i figur [0

Figur 9: Hjselpemidler i procent
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Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 43 (se bilag 1).

I ovenstaende figur kan det ses, at 85 procent af alle 21 respondenter, svarende til 18
personer, anvender en kgrestol. Eftersom patienter med SMA har svage muskler, og de
dermed har besveer med at g&, anvender stgrstedelen af SMA-patienterne en kgrestol.
Disse patienter har ofte behov for korsetter, som forebygger eller regulerer rygskaevhed,
eftersom dette er en kendt komplikation af en SMA-diagnose, og det er derfor det naest-

mest anvendte hjeelpemiddel for SMA-patienter, hvilket ogsa kan ses pa figur [9] De gvrige
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hjzelpemidler modtages af 1-3 respondenter, som svarer til mellem cirka fem og 14 procent.
Iltbehandling, der indgik i spgrgeskemaet som en svarmulighed, er ikke inkluderet i figu-
ren, da ingen respondenter har valgt denne. Respondenterne har derimod praeciseret deres
brug af iltbehandling, sa dette hjslpemiddel indgar i stedet for som BiPAP, CPAP og
Cough Assist i figuren. Respondenterne anvender ikke stok som et hjselpemiddel, hvorfor

det ikke vil indga i den videre analyse.

For at kunne opggre de omkostninger, som hjeelpemidlerne udggr, vil priserne pa disse
undersgges. Priserne pa hjzelpemidlerne svinger meget efter behovet og kvaliteten, og der
er derfor i analysen opstillet tre forskellige priser pa hjelpemidlerne: lav, middel og hgj.
Formalet med dette er at beregne den usikkerhed, der er forbundet med manglende data
pa de faktiske omkostninger. Disse omkostninger er svaere at beregne, eftersom kommu-
ner, regioner, staten med flere kan opna en ukendt rabat, som kan variere fra kommune til
kommune og region til region. Priserne, der er angivet pa hjselpemidlerne, er markedspri-
ser, hvilket angiver den fulde pris, som er hgjere end prisen, som kommuner, regioner og
staten kgber til. Der er indsamlet en lavest og hgjest pris pa hjeelpemidlerne, hvorefter
der er beregnet en middel pris pa baggrund af disse. Det er vigtigt at bemaerke, at de
indsamlede priser er de tilgsengelige priser, og derfor kan priserne pa nogle hjeelpemidler i
realiteten veere hgjere eller lavere end de indsamlede. Dette skyldes, at nogle hjselpemid-
ler er speciallavet, og der er derfor ingen standardpriser pa disse hjslpemidler. Enkelte
hjselpemidler er kun tilgeengelige enten for voksne eller bern og unge, hvorfor tabel [10] er
inddelt i voksne og bgrn og unge. Desuden kan der ogsa ses en variation i nogle af priserne
pa hjeelpemidlerne for voksne og bgrn og unge.

Tabel [10] angiver fgrst enhedsomkostningerne for bgrn og unge og voksne og derefter
de samlede omkostninger for hjeelpemidlerne til bgrn og unge og voksne. De samlede
omkostninger er beregnet ud fra antallet af respondenter, som modtager det pagasldende
hjelpemiddel. Derudover beregnes de totale omkostninger pa baggrund af de samlede
omkostninger, fordelt ud fra lav, middel og hgj pris, samt antallet af respondenter, der
anvender hjselpemidlerne. De totale omkostninger bruges til at beregne de gennemsnitlige
omkostninger for antallet af respondenter. De gennemsnitlige omkostninger er beregnet i
forhold til stgrrelsen pa de to aldersgrupper, som henholdsvis bestar af fem bgrn og unge

uden bedhandling med Spinraza og 11 voksne respondenter.
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Det antages, at alle respondenterne, der er kgrestolsbrugere, har en elektrisk kgrestol, ef-
tersom patienter med en SMA-diagnose primeert far problemer med benmuskler samt skul-
dermuskulaturen, hvorfor patienterne ikke har kreaefter til at anvende en manuel kgrestol
(RCFM, [2018b)). Ud fra de indsamlede priser, kan markedsprisen pa en elektrisk kgrestol
svinge fra cirka 9.000 kroner (Swemed, [2020al) og op til cirka 183.000 kroner (Hjeelpemid-
delbasen, [2020b). De samlede omkostninger for en kgrestol er de hgjeste omkostninger,
der er til hjeelpemidler, sammenlignet med de gvrige. Der er i alt 15 respondenter uden
behandling med Spinraza, der har behov for dette hjelpemiddel, hvoraf de fem er bgrn og
unge. Omkostningerne heraf er beregnet til at vaere mellem 46.812,5 kroner og 915.062,5
kroner for en kgrestol per barn og ung, hvor omkostningerne for en kgrestol per voksen er

mellem 93.625 kroner og 1.830.125 kroner.

Hjalpemidlerne til personlig pleje inkluderer badestol og toiletstol. Priserne for en ba-
destol er den samme uafhaengig af alder, hvor den dyreste pris for toiletstolen er forskellig.
Eftersom middelprisen er beregnet som en gennemsnitspris af den dyreste og den billigste
pris, er den for toiletstolen derfor ogsa hgjere for bgrn og unge end for voksne. Det antages,
at de patienter, der har brug en badestol, har brug for seerdeles stgtte, sa der er derfor kun
fundet priser pa badestol med rygleen. De samlede omkostninger for badestol og toiletstol
er nogle af de mindre omkostninger, der er til hjeelpemidler. De samlede omkostninger for
badestol for bgrn og unge og voksne er mellem 440 kroner og op til 7.590 kroner. For en

toiletstol er prisintervallet for bgrn og unge og voksen 1.143,75 kroner til 2.980 kroner.

Hospitalsseng, lift og stastativ kan veere ngdvendige hjselpemidler til patienter med SMA,
iseer til dem med fremskreden sygdom. Hospitalssengen er en af de hjselpemidler, hvor
omkostningerne har en stor prisvariation, og enhedsomkostningerne udggr mellem 14.790
kroner og 50.590 kroner uanset alder (Swemed, [2020b)). De samlede omkostninger ligger i
intervallet 14.790 kroner og 101.180 kroner uanset alder. Eftersom der findes flere varianter
af lifte, og respondenterne ikke har praeciseret, hvilken type de anvender, antages det, at
de har en personlgfter. Denne antagelse bygger pa, at det er et anvendeligt hjeelpemiddel
til den uafheengige patient, og SMA-patienterne antages at tilpasse sig forholdene sa vidt
muligt, sa der eksempelvis er mindre behov for en trappelift. Variationen mellem priserne
pa liften er mindre end variationen mellem priserne for hospitalssenge. Den dyreste pris for
et stastativ er ens uanset alder, mens den billigste pris er 11.105 kroner for bgrn og unge

og 12.855 kroner for voksne (Hjzlpemiddelbasen) 2020e) (Hjelpemiddelbasen) 2020a).

Til SMA-patienter benyttes der primeert tre forskellige slags korsetter: softbrace, dystrofi-
og stofstottekorset (Sahva, |2020)). Priserne for disse korsetter ligger i intervallet 10.000
kroner til 25.000 kroner eksklusiv moms, alt efter om det er moduler der kgbes, eller om
det laves efter mal. De priser der indgar i tabellen, er beregnet med moms, og middelprisen

er beregnet som et gennemsnit mellem den hgjeste og laveste pris. Der er to bgrn og unge
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og en voksen, som anvender korsetter, hvilket giver en samlet omkostning pa henholdsvis
mellem 25.000 kroner til 62.500 kroner for bgrn og unge og 12.500 kroner til 31.250 kroner

for de voksne respondenter.

Nogle SMA-patienter har behov for ortopaedisk fodtgj. Graden af respondenternes behov
for ortopeedisk fodt@j er ukendt, hvorfor der er indsamlet priser for tre mulige varianter:
Individuelt fremstillet fodtgj (handsyet), semiortopaedisk fodtgj og ortopaedisk fabriksfrem-
stillet fodtgj (Bandagist-Centret A/S, [2016). Priserne for ortopeedisk fodtgj er uathaengig
af alder. Ortopaedisk fabriksfremstillet fodtgj udger den billigste pris pa 1.506 kroner per
par. Den dyreste pris betales for et par individuelt fremstillet fodtgj, hvor prisen er 7.291
kroner per par. Det antages, at respondenterne kun er i besiddelse af et par, eftersom de

fleste har besveer med at ga, og skoene slides derfor langsomt.

Priserne pa respirationsunderstgttende behandling CPAP, BiPAP og Cough Assist er fun-
det bade pa danske og udenlandske hjemmesider. Disse tre hjeelpemidler har ingen alders-
begraensning, men priserne er kun fundet for den aldersgrupppe, der i spgrgeskemaet har
angivet, at de benytter sig af hjeelpemidlet. Priserne er ikke angivet for de gvrige alders-
grupper, idet det ikke er relevant for den videre analyse, dog antages det, at priserne for
de to aldersgrupper er identiske. Priserne pa CPAP ligger i et interval mellem 8.000 kroner
og 8.125 kroner, som er omregnet ud fra kurs 7,46 danske kroner per euro den 12. maj
2020 (CPAPstore.eu, 2017)) (ResMed, |2020). Sammenlignet med prisintervallet for CPAP,
er priserne for BIPAP meget varierende; den billigste og dyreste BiPAP koster henholdsvis
10.767 kroner og 20.601 kroner, der er beregnet til kurs 4,44 danske kroner per australsk
dollar den 12. maj 2020 (The CPAP clinic, 2020)). Den billigste pris for Cough Assist er
omregnet til 24.780,35 kroner, mens den dyreste pris er omregnet til 31.663,78 kroner, som
er beregnet ud fra kurs 6,87 danske kroner per amerikansk dollar den 12. maj 2020 (Vi-
tality medical, 2020). De samlede omkostninger er identiske med enhedsomkostningerne,

eftersom de tre hjelpemidler kun har én respondent hver.

Tre respondenter anvender en specialstol med elektrisk hejs, og priserne for dette hjalpe-
middel ligger mellem 16.800 kroner og 22.000 kroner (Vela, 2020). Priserne er indhentet
ved Vela, som er forhandler af arbejdsstole til folk med ekstra behov. Arbejdsstolene er
speciallavede, og priserne svinger derfor ud fra forbrugerens gnsker samt behov, hvorfor
det var ngdvendigt at kontakte en forhandler om priserne, eftersom der kun er standard-

priser tilgaengelige online.

Elektrisk cykel som et hjelpemiddel er omdiskuteret, da det i Ankestyrelsen i 2016 blev
afgjort, at forbrugsgodet er helt almindeligt indbo (Gigtforeningen, [2016). Dog er en
trehjulet-elcykel et hjeelpemiddel til at lette den daglige tilvaerelse, hvorfor det ikke kan

anses som almindeligt indbo (Sundhed.dk; 2020). Eftersom SMA-patienter har svage mus-
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kler, og de dermed kan have balanceproblemer, antages det, at respondenterne anvender
en trehjulet-elcykel, som der er indhentet priser for.

En gribetang er et veerktgj, som blandt andet giver mere selvsteendighed som et sim-
pelt men brugbart hjelpemiddel. Den billigste pris er fundet ud fra kvaliteten, det vil sige,
at der var andre billigere varianter, hvis funktioner var for ringe til en SMA-patient som
forbruger. Den billigste pris er angivet til 99 kroner (Hjzelpemiddelbasen) [2020c)), hvor den
dyreste pris er angivet til 360 kroner (Hjselpemiddelbasen 2020d).

De totale omkostninger for hjselpemidler til bgrn og unge svinger mellem 184.268,21 kroner
og 1.201.347,72 kroner, mens de totale omkostninger for de voksne er mellem 190.024,36
kroner og 2.049.295,19 kroner. Disse omkostninger angiver de totale omkostninger, der i
alt er til alle respondenterne indenfor den pagseldende aldersgruppe. Der er derfor ikke
taget hgjde for de arlige omkostninger, som hjslpemidlerne udger, hvorfor der i tabellen
beregnes total arlige omkostninger. Det er antaget, at hjzlpemidlerne har en gennem-
snitlig levetid pa fem ar, hvorfor der ikke er beregnet en arlig pris per hjeelpemiddel,
men en samlet arlig pris. Det er selvfolgelig forskelligt, hvor lang en levetid de forskelli-
ge hjelpemidler har, men ud fra kvaliteten og behovet for hjelpemidlet, antages det, at
den anvendte gennemsnitlige levetid er brugbar. Eksempelvis kan behovet for en kgrestol
vaere konstant, hvorfor den hurtigt slides op i forhold til kvaliteten, hvor en gribetang ikke
ngdvendigvis opfylder et konstant behov og derfor ikke opslides i samme fart. En af de
hjeelpemidler, hvor antagelsen ikke ngdvenigvis passer, er for ortopaedisk fodtgj. En levetid
pa fem ar for fodtgj er urealistisk, medmindre omfanget af brugen af skoene er begreenset.
Den fem-arige levetid er blot et gennemsnit af de forskellige hjaselpemidlers levetid, hvorfor
den ngdvendigvis ikke passer pa alle hjelpemidlerne, men den er vurderet til at passe pa

de fleste, hvorfor antagelsen regnes for at veere passende.

9.1.2 Stgtteordninger

Udover hvilke hjeelpemidler respondenterne modtager, er spgrgeskemaets 21 respondenter
ogsa blevet spurgt ind til, hvilke stgtteordninger de modtager. De havde svarmulighederne:
BPA-ordning, socialpaedagogisk stgtte, hjemmesygeplejerske, hjemmehjelp, stotte til om-
bygning og botilbud. I figur [10|er det angivet, hvor mange af respondenterne, der benytter
sig af de forskellige stgtteordninger.
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Figur 10: Stgtteordninger i procent
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Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 41-42 (se bilag 1).

I ovenstaende figur [L0] kan det ses, at naesten halvdelen af respondenterne benytter BPA-
ordning. Eftersom BPA-ordningen kun er tilegnet voksne over 18 ar, har 10 ud af 11 voksne
respondenter angivet i spgrgeskemaet, at de benytter sig af denne ordning. Den naeststarste
anvendte stgtteordning er socialpaedagogisk stotte, som bestar af alt fra stgtte til kontakt

og samveer, personlig pleje og medicinhandtering til stgtte til uddannelse og beskaeftigelse

(Socialstyrelsen 2020)). To respondenter har angivet, at de har hjelpere i skolen, hvilket

er betragtet som socialpaedagogisk stette, eftersom det falder under kategorien ’stotte til
uddannelse og beskaeftigelse’. Som det er angivet i figuren, er der ingen af respondenterne,
der tilses af en hjemmesygeplejerske, hvorfor denne stgtteordning ikke medregnes i den
videre analyse.

Fem respondenter har modtaget stgtte til ombygning af bolig, herunder fire voksne og
ét barn. Det har ikke veeret muligt at finde tilgsengelige priser pa denne stgtteordning,
hvorfor der er taget kontakt til flere personer, som desveerre ikke kunne oplyse priser. Af
denne arsag vil omkostningerne for stgtte til ombygning af boliger ikke indga i den videre
analyse.

Omfanget af de forskellige stgtteordningers omkostninger er varierende. Ligesom for
hjeelpemidler, er der stgtteordninger, der kun er tilknyttet den ene aldersgruppe, hvorfor
der ikke er angivet en pris for stgtteordningen for den gvrige gruppe. Der ses derudover en
forskel i prisen athaengig af alderen. Omkostningerne for de forskellige stgtteordninger er
angivet i tabel Denne tabel er ligeledes inddelt efter enhedsomkostninger og samlede

omkostninger for de tre prisniveauer: lav, middel og hgj.
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Tabel 11: Arlige priser pa stotteordninger fordelt pa lav, middel og hgj pris

BPA Socialpeedagogisk Hjemme- Botilbud Total Gnms. omk.

stotte hjeelp
Enhedsomk.
Bgrn og unge
Lav 0 113.000 0 599.000
Middel 0 113.000 0 599.000
Hg;j 0 113.000 0 599.000
Voksne
Lav 1.178.000 76.000 28.600  599.000
Middel 1.178.000 76.000 56.450  599.000
Hgj 1.178.000 76.000 84.300  599.000
Samlede omk.
Bgrn og unge
Lav 0 226.000 0 0 226.000 45.200
Middel 0 226.000 0 0 226.000 45.200
Hg;j 0 226.000 0 0 226.000 45.200
Voksne
Lav 10.602.000 152.000 28.600  599.000 11.381.600 1.034.690,91
Middel 10.602.000 152.000 56.450  599.000 11.409.450 1.037.222,73
Hgj 10.602.000 152.000 84.300  599.000 11.437.300 1.039.754.55

Note: ”Total” angiver de samlede omkostningerne for stgtteordninger for aldersgrupperne.

”Gnms. omk.” angiver de gennemsnitlige omkostninger for stgttordninger fordelt pa 11 voksne respondenter
og fem bgrn og unge.

Omkostningerne for BPA-ordning er i Socialpolitisk Redeggrelse fra Social- og Indenrigsmi-
nisteriet fra 2019 opgjort til at udggre 1.178.000 kroner arligt. Eftersom 9 ud af 11 voksne
respondenter modtager denne stgtteordning, udger de samlede omkostninger 10.602.000
kroner. Denne stgtteordning er derfor den stgrste enhedsomkostning, der er forbundet med
en SMA-diagnose. De socialpsedagogiske enhedsomkostninger er angivet som to forskellige
priser afthsengig af, om stgtteordningen er tildelt bgrn og unge eller en voksen (over 18
ar). Prisen for socialpaedagogisk stotte til born og unge er 113.000 kroner om aret, og for
voksne udgger stgtteordningen 76.000 kroner arligt (Social- og Indenrigsministeriet, [2019)).
Der er i alt to bgrn og to voksne, som modtager socialpsedagogisk stotte, hvorfor de sam-
lede omkostninger udggr henholdsvis 226.000 kroner og 152.000 kroner. Der er ikke en
lavest og hgjest pris for BPA, socialpaedagisk hjelp og botilbud, og eftersom der ikke er
tilgeengelige tal for alle 98 kommuner, er det antaget, at den fastsatte gennemsnitlige pris
pa tveers af kommunerne er brugbar for alle prisniveauer i denne analyse. En enkelt vok-
sen respondent har angivet stgtteordningen botilbud, som er et botilbudslignende tilbud
omfattet af socialtilsyn, der er opgjort til en pris pa 599.000 kroner.

Der er kun opgivet hjemmehjealp for de voksne SMA-patienter, da alle bgrn og unge
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antages at veere hjemmeboende, og derfor ikke har behov for denne stgtteordning. Prisen
for hjemmehjelp varierer mellem kommunerne, hvorfor der er fundet den laveste og hgjeste

pris for hjemmehjalp pa tveers af kommunerne. Den laveste pris er 28.600 kroner om aret,

og den hgjeste pris er 84.300 kroner (Forskningscenter for Forebyggelse og Sundhed} 2016).

De arlige gennemsnitlige omkostninger til stgtteordninger udggr 45.200 kroner for bgrn
og unge uden behandling med Spinraza, mens de for de voksne respondenter udggr mel-
lem 1.034.690,91 kroner og 1.039.754,55 kroner. Eftersom respondenterne under 18 ar kun
modtager stgtteordningen socialpaedagogisk statte, der er angivet som en fast pris, er deres
arlige gennemsnitlige omkostninger ens for de tre prisniveauer. Modsat hjelpemidler, er

statens stgrste omkostninger for stgtteordninger til de voksne respondenter.

9.1.3 Overforselsindkomster

Den sidste af de direkte omkostninger er overfgrselsindkomster. Respondenterne har i
besvarelserne af spgrgeskemaet angivet, at de modtager 4 ud af 7 tilgsengelige overfarsels-
indkomster. I figur[I]er andelen af respondenterne, der modtager de forskellige overforsels-

indkomster illustreret.

Figur 11: Overfgrselsindkomster i procent

Kpepensatian Toe merudgifer _ 9,52

Kontanthjzlp 0,00
Dagpangs 0,00

Kamgensalaan Tor 1abt arbejdshanjenede _ a.52

Pensian 0,00

Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 12-13 og 45-46 (se bilag 1).

9 ud af 21 respondenter har besvaret, at de modtager overfgrselsindkomster, hvoraf to
af disse er foraeldre til to bgrn med en SMA-diagnose. Af ovenstaende figur [11] fremgar
det, hvilke overfgrselsindkomster respondenterne modtager. En stor del af respondenter-

ne modtager fgrtidspension, hvilket er tilfzeldet for de voksne respondenter, som er over

18 ar og har en nedsat arbejdsevne (AEldresagen, 2020). 7 ud af 11 voksne respondenter

modtager fgrtidspension, hvilket svarer til 63,6 procent. Ud af de 11 voksne respondenter
er der tre studerende, hvoraf den ene modtager fgrtidspension. De to andre studerende
har ikke angivet en overfgrselsindkomst, og det er uvist, om de to studerende har mis-
forstaet spgrgsmalet om overfgrselsindkomster, og derfor ikke har besvaret spgrgsmalet
korrekt, men det antages, at de to andre modtager SU. Dette antages ud fra, at begge

respondenter er berettiget til SU, da de er mellem 18 og 24 ar. Af figuren ses det des-
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uden, at to respondenter kompenseres for tabt arbejdsfortjeneste, hvilket svarer til 9,52
procent. Disse to respondenter er forzldre til to bgrn med en SMA-diagnose. Yderligere
ses det, at to respondenter kompenseres for merudgifter, hvoraf den ene er en forzelder, og
den anden er en voksen respondent. Ingen af respondenterne er modtagere af fglgende tre
overfgrselsindkomster: kontanthjzelp, dagpenge og pension. Disse tre overfgrselsindkomster

vil derfor ikke indga i den videre analyse.

Statens udgifter til overforselsindkomster er beregnet ud fra antagelser om alder samt
besvarelser i spgrgeskemaet. Der er tre studerende respondenter, hvoraf den ene har angi-
vet, at personen modtager fortidspension, og de to gvrige har angivet, at de ikke modtager
overfgrselsindkomster. I analysen er der dog antaget, at de to studerende modtager SU, idet
de begge er mellem 18 og 24 ar og ikke modtager anden form for overfgrselsindkomster. Af
nedenstaede tabel [12] fremgar de arlige enhedsomkostninger og de samlede omkostninger

for de forskellige overforselsindkomster, som respondenterne modtager.

Tabel 12: Arlige priser pa overforselsindkomster fordelt pa lav, middel og hgj pris

Fortidspension Kompensation for SU Kompensation for  Total Gnms.
tabt arbejdsfortjeneste merudgifter omk.
Enhedsomk.
Bgrn og unge
Lav 0 44.060,54 0 12.480
Middel 0 61.684,76 0 24.972
Hg;j 0 105.745,30 0 31.224
Voksne
Lav ~ 194.748 0 74.916 12.480
Middel 229.104 0 74.916 24.972
Hgj  229.104 0 170.916 31.224
Samlede omk.
Bgrn og unge
Lav 0 44.060,54 0 0 44.060,54 8.812,11
Middel 0 61.684,76 0 0 61.684,76 12.336,95
Hg;j 0 105.745,30 0 0 105.475,30 21.149,06
Voksne
Lav  1.363.236 0 149.832 12.480 1.525.548 138.686,18
Middel  1.603.728 0 341.832 24.972 1.970.532 179.139,27
Hgj 1.603.728 0 341.832 31.224 1.976.784 179.707,64

Note: ”Total” angiver de samlede omkostningerne for overfgrselsindkomer for aldersgrupperne.

”?Gnms. omk.”angiver de gennemsnitlige omkostninger for overfgrselsindkomster fordelt pa 11 voksne re-
spondenter og fem bgrn og unge.

Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 12-13 og 45-46 (se bilag 1).
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Den stgrste overforselsindkomst blandt respondenterne er fgrtidspension, og den arlige
indkomst for en enlig fortidspensionist er 229.104 kroner, som udggr den hgjeste pris. Det
antages, at storstedelen af de voksne respondenter, der er fortidspensionister, er enlige,
eftersom intet i spgrgeskemaet hentydede til deres civilstatus, og derfor udggr de 229.104
kroner ogsa middelprisen, da der kun er to satser for fgrtidspension (Aldresagen, [2020)).
Dette bekraftes af en opggrelse fra Danmarks Statistik, som angiver at 37 procent af
alle voksne er enlige (Danmarks Statistik, 2015)). 2 ud af de 11 voksne respondenter har
selv angivet i fritekst, at de er i et forhold, og en samlevende fortidspensionist modtager
i stedet 194.748 kroner om aret. Eftersom der er syv modtagere af fortidspension, er de
samlede omkostninger for fgrtidspension beregnet til at veere mellem 1.363.236 kroner og

1.603.728 kroner.

Der er én respondent, som modtager kompensation for tabt arbejdsfortjeneste. Da om-
fanget af den tabte arbejdsfortjeneste ikke er opgivet i besvarelsen af spgrgeskemaet, er
der opstillet tre antagelser om antal arbejdstimer, som respondenten kan fa kompensation
for. De tre priser for kompensation af tabt arbejdsfortjeneste er beregnet pa baggrund
af tre forskellige eksempler pa deltid: 32 timer, 30 timer og 25 timer. Dette vil sige, at
respondenterne skal kompenseres for fem, syv og tolv timer, hvilket svarer til 44.060,54
kroner, 61.684,76 kroner og 105.745,30 kroner arligt. Deltid pa 32 timer er baseret pa det
ugentlige gennemsnitlige antal arbejdstimer for en dansker, som er 32,1 timer (Deltidsan-
sat.dk, 2020). Prisen pa timerne er udregnet pa baggrund af den gennemsnitlige danskers

arlige indkomst pa 326.048 kroner i 2018 (Danmarks Statistik, 2020)).

De to studerende respondenter, som ikke modtager fgrtidspension, antages begge at veere
pa videregaende uddannelse, eftersom de er i aldersgruppen 18-24 ar, og ungdomsuddan-
nelser oftest afsluttes i alderen 18-19 ar (Erhvervsministeriet, 2016)). Satsen for en studen-
derende pa en videregaende uddannelse er 6.243 kroner om maneden, hvilket svarer til en
arlig indkomst pa 74.916 kroner. Derudover er det muligt at modtage et handicaptilleeg pa
8.800 kroner om maneden svarende til 105.600 kroner om &ret. Den lave enhedsomkost-
ning udggres af SU-satsen for videregaende uddannelse, fordi det antages, at det kan veere
sveert at fa tildelt handicaptilleeg. Dette tilleeg er betinget af generne, varigheden, arten
og graden af sygdommen samt behandlingsmulighederne. De to respondenter kan i nogen
grad opfylde betingelserne, men da begge respondenter angiver, at de ikke er bundet til
sengen eller ikke kan udfere ssedvanlige aktiviteter, er deres berettigelse til dette tilleeg
uvist, men det antages, at de er berettiget til tilleegget. SU-satsen plus handicaptilleegget
udggr derfor bade den middel og den hgje enhedsomkostning. Den arlige indkomst for
disse to respondenter vil derfor veere 170.916 kroner, hvis de modtager den hgje SU med

tilleeg.
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1 ud af 21 respondenter modtager en arlig kompensation for de merudgifter, som diagnosen
har medfert (Social- og Indenrigsministeriet, 2019). Kompensationen for merudgifterne
varierer fra 1.040 kroner om maneden til 2.602 kroner om méaneden. De tre priser, der er
angivet for lav, middel og hgj, er givet ud fra tre intervaller af merudgifter. For det laveste
interval 556 - 1.561 kroner er kompensationen 1.040 kroner, for det andet interval 1.562 -
2.601 kroner er kompensationen 2.081, hvor man for det tredje interval, som gar fra 2.602
og op efter, bliver kompenseret 100 procent. I tabellen er den hgjeste pris angivet som
den laveste kompensation mulig for det hgjeste interval, hvilket er 2.602 kroner. De tre
prisintervaller svarer til en arlig enhedsomkostning pa henholdsvis 12.480 kroner, 24.972
kroner og 31.224 kroner.

De samlede gennemsnitlige omkostninger til overfgrselsindkomster er for de fem bgrn
og unge i intervallet 8.812,11 kroner og 21.149,06 kroner, mens overfgrselsindkomsterne
i gennemsnit for de 11 voksne respondenter er mellem 138.686,18 kroner og 177.707,64
kroner. Der er derfor en variation mellem de to aldersgrupper pa minimum 117.530,12

kroner.

9.1.4 Direkte omkostninger ved anvendelse af Spinraza

Der er i afsnit 9.1.1 - 9.1.3 beregnet de gennemsnitlige direkte omkostninger for respon-
denter uden behandling med Spinraza, og der skal nu beregnes de gennemsnitlige direkte
omkostninger for respondenter, som modtager behandling med Spinraza. Fem ud af 10
respondenter under 18 ar har i besvarelsen af spgrgeskemaet angivet, at de modtager
behandling med Spinraza. Tabel viser disse respondenters samlede omkostninger for
tre prisniveauer for hjselpemidler, stgtteordninger og overfgrselsindkomster. Der er ikke
vist mellemregninger pa priserne, eller antal personer, der modtager de forskellige former
for stgtte. Der er benyttet de samme prisniveauer for hjselpemidlerne, stgtteordningerne
og overfgrselsindkomsterne, som der er for de direkte omkostninger for patienter uden

behandling med Spinraza.

Tabel 13: Arlige udgifter for patienter i behandling med Spinraza, fordelt pa lav, middel
og hgj pris

Hjeelpemidler Stgtteordninger Overfgrselsindkomster T alt
Total
Lav ~ 93.399,50 339.000 56.540,54 488.940,04
Middel 391.618 339.000 86.656,76 817.274,76
Hej  687.494,50 339.000 136.969,30 1.163.463,80
Gnms. omk.
Lav  18.679,90 67.800 11.308,11 97.788,01
Middel  78.323,60 67.800 17.331,35 163.454,95
Hgj  137.498,90 67.800 27.393,86 232.692,76

Note: De samlede gennemsnitlige sygdomsrelaterede omkostninger er udregnet for fem bgrn og unge.
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Af tabel [[3] fremgar det, at de stgrste omkostninger udggres af hjeelpemidler, som har
en gennemsnitsomkostning mellem 18.679,90 kroner og 137.498,90 kroner. De fem bgrn
og unge, som modtager Spinraza, modtager kun stgtteordningen socialpsedagogisk statte,
hvilket udggres af en bestemt enhedspris, hvorfor omkostningerne er ens for de tre prisni-
veauer. Overfgrselsindkomster udggr mellem 11.308,11 kroner og 27.393,86 kroner, hvilket
daekker over de overfgrselsindkomster, som foraeldrene modtager i forbindelse med, at de
har et barn med en SMA-diagnose. Staten vil arligt have omkostninger mellem 97.788,01

kroner og 232.692,76 kroner per barn, som modtager behandling med Spinraza.

9.1.5 Direkte omkostninger for husstanden

Der er i afsnit 9.1.1 - 9.1.4 beregnet de direkte gennemsnitlige omkostninger, som staten
har per patient med en SMA-diagnose. Der vil nu beregnes de omkostninger, som re-
spondenternes husstande har i forbindelse med en SMA-diagnose. Nedenstaende figur
angiver respondenternes besvarelser for de arlige udgifter, som deres diagnose har medfgrt.

Der tages ikke hgjde for, om patienterne modtager Spinraza som behandling eller ej.

Figur 12: Andringer i udgifter i procent
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Note: Intervallerne er angivet i danske kroner.

Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 48 (se bilag 1).

Figuren viser fem prisintervaller for, hvor respondenternes udgifter ligger. Intervallerne
angiver udgifter fra mindre end 10.000 kroner og op til over 25.000 kroner. Fem respon-
denter har svaret, at de ikke ved, hvor mange arlige udgifter de har, mens der ikke er nogen
respondenter, der har angivet 'Ingen sendring’. Arsagen til de fem respondenters svar *Ved
ikke’ kan veere, at de hele deres liv har levet med en SMA-diagnose, og derfor ikke kan
skelne mellem almindelige udgifter og merudgifter. Den udgift med flest respondenter er
<10.000 kroner, hvor fire ud af fem respondenter, som har valgt udgiften, er forseldre til
bgrn og unge. Dette kan eventuelt forklares ud fra graden af sygdommen, hvor det anta-
ges, at udgifterne stiger jo aeldre patienten bliver, da patientens behov for yderligere stgtte
stiger.

Eftersom udgiftseendringerne er opgjort i intervaller, er der en usikkerhed i forhold til

respondenternes praecise udgifter, hvorfor der i tabel [14] er beregnet samlede udgifter for
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bade de nedre og gvre greenser i intervallerne.

Tabel 14: Arlige priser for udgifter fordelt pa lav, middel og hgj pris

<10.000 10.000-15.000 15.000-20.000 20.000-25.0000 >25.000 Gnms. udgifter

Lav ~ 5.000 40.000 15.000 60.000 75.000 9.285,71
Middel 27.497,5 49.998 17.499,5 67.498,5 75.001,5 11.309,29
Hgj 49.995 59.996 19.999 74.997 78.000 13.475,57

Note: De gennemsnitlige udgifter er beregnet for ti bgrn og unge og 11 voksne respondenter.

Beregningen for de samlede udgifter tager udgangspunkt i tre prisniveauer: lav, middel og
hgj. For prisintervallet <10.000 kroner er den nedre greense valgt til at veere 1.000 kroner,
og den gvre graense er valgt til at veere 9.999 kroner. Den nedre graense er valgt ud fra
en antagelse om, at respondenterne ville oplyse, at de ikke har oplevet en udgiftseendring,
hvis udgifterne havde veeret mindre end 1.000 kroner. Den gvre graense for prisinterval-
let >25.000 kroner er 26.000 kroner, hvilket er valgt ud fra samme antagelse, om at en
udgift pa under 1.000 kroner om aret ikke vil medregnes i respondentens totale udgifter.
Eftersom de gennemsnitlige udgifter er mellem 9.285,71 kroner og 13.332,86 kroner, an-
tages det desuden, at respondenterne med udgifter, der overstiger 25.000 kroner, ikke har
meget stgrre udgifter, idet deres minimumsudgifter allerede overstiger de gennemsnitlige
udgifter i vaesentlig grad. De gennemsnitlige udgifter er beregnet ud fra alle 21 respon-
denter i spgrgseskemaundersggelsen, hvor de fem respondenter, der har svaret *Ved ikke’,
er medregnet som respondenter uden arlige udgifter grundet en SMA-diagnose. Disse re-
spondenter har muligvis arlige udgifter, som gar tabt, fordi omfanget af disse ikke kendes,

og dermed falder de gennemsnitlige arlige omkostninger.

Udover de direkte omkostninger, er de indirekte omkostninger ogsa relevante for opggrelsen
af de samlede omkostninger, som en SMA-diagnose medfgrer. De indirekte omkostninger
kan pavirke resultatet i ICER-metoden, hvorfor det er vigtigt at inkludere dem og se

effekten heraf.

9.1.6 Sammenfatning

De direkte arlige omkostninger for stgtteordninger til voksne uden behandling og bgrn i
behandling med Spinraza er den stgrste udgift for staten, hvor omkostninger til bgrn og
unge uden behandling med Spinraza er stgrst for hjeelpemidler. Dette kan ses i tabel
hvor de totale og gennemsnitlige omkostninger er beregnet for bgrn og unge og voksne
samt de samlede omkostninger for de to aldersgrupper uanset, om respondenterne be-
handles med Spinraza eller ej. I tabellen indgar kun de omkostninger staten betaler, hvor

respondenternes egne arlige udgifter, som er beregnet i afsnit 9.1.5, ikke er inkluderet.
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Tabel 15: Arlige gennemsnitlige omkostninger for staten fordelt pa lav, middel og hgj pris

Hjeelpemidler Stgtteordninger Overfgrselsindkomster Total

Bgrn og unge

med Spinraza

Lav 3.735,98 67.800 11.308,11 82.844,09
Middel 15.664,72 67.800 17.331,35 100.796,07
Hgj 27.499,78 67.800 27.393,86 122.693,64

Bgrn og unge

uden Spinraza

Lav 7.370,73 45.200 8.812,11 61.382,84
Middel 27.712,32 45.200 12.336,95 85.249,27

Hgj 48.053,91 45.200 21.149,06 114.402,97
Voksne

Lav 3.454,99 1.034.690,91 138.686,18 1.176.832,08
Middel 20.357,45 1.037.222,73 179.139,27 1.236.719,45

Hgj 37.259,91 1.039.754,55 179.707,64 1.256.722,09

Samlet for aldersgrupperne

Lav 168.258,01 11.946.600 2.220.008,04 14.116.866,05
Middel 754.111,55 11.974.450 2.762.834,76 15.491.396,30
Hgj 1.337.623 12.002.300 3.109.023,80 16.448.946,88

Note: "Total’ angiver de arlige gennemsnitlige samlede direkte omkostninger fordelt pa aldersgrupperne:
bgrn og unge med Spinraza, bgrn og unge uden Spinraza og voksne. ’Samlet for aldersgrupperne’ angiver
de samlede gennemsnitlige omkostninger for alle aldersgrupperne ved tre prisniveauer.

Som det fremgar af ovenstaende tabel, ses de stgrste totale omkostninger hos voksne re-
spondenter, der arligt udggr mellem 1.176.832,08 kroner og 1.256.722,09 kroner. Der ses
desuden en forskel i de totale omkostninger for bgrn og unge i behandling med Spinraza
og bgrn og unge uden behandling med Spinraza pa trods af, at begge grupper hver iszer
bestar af fem respondenter. Staten har stgrre omkostninger til hjeclpemidler og feerre om-
kostninger til stgtteordninger og overfgrselsindkomster til bgrn og unge uden behandling,
end bgrn og unge med behandling. De stgrre omkostninger til hjselpemidler kan forklares
ved, at bgrn og unge, der ikke modtager behandling med Spinraza, har et stgrre behov for
hjeelpemidler i hverdagen, eftersom det antages, at de har feerre kreefter end de bgrn og
unge, der modtager behandling med Spinraza. De feerre omkostninger til stgtteordninger
kan skyldes, at bgrn og unge uden behandling ikke har en ligesa udviklet sygdom som dem,
der modtager behandling, og de har derfor ikke brug for socialpsedagogisk stgtte i samme
omfang. Forskellen i overfgrselsindkomster kan forklares ved, at forzldre til bgrn og unge,
der modtager Spinraza, har faste hospitalsbesgg i forbindelse med patientens behandling
med Spinraza, og derfor er berettiget til kompensation for tabt arbejdsfortjeneste.

De samlede gennemsnitlige omkostninger for alle 21 respondenter ligger i intervallet

14.116.866,05 kroner og 16.448.946,88 kroner, hvoraf omkostningerne til de voksne respon-
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denter udggr den storste andel. De samlede omkostninger, som hjalpemidler, stgtteordninger
og overfgrselsindkomster udggr, er beregnet med det formal at se, hvor store omkostninger
der er til de 21 respondenter, der har besvaret spgrgeskemaet. Dette skal ikke benyttes i
den videre analyse, men det skal diskuteres sammen med de gvrige resultater.

Der blev afgrzenset fra at inkluderer stgtte til ombygning, da der ikke kunne findes
priser for denne stgtte. Dog ville denne stgtte have haft en indflydelse pa de totale gennem-
snitlige omkostninger for de 21 respondenter, da fem respondenter, herunder fire voksne
og et barn uden behandling med Spinraza, har angivet, at de har modtaget denne stgtte.
Dette vil give en mindre forskel i omkostningerne imellem respondenterne, som modtager
behandling med Spinraza og respondenterne, som ikke modtager behandling med Spinraza.
Hvis denne omkostning var inddraget i beregningen af ICER i afsnit 10.2, ville resultatet

vise en stgrre omkostningseffektivitet af Spinraza.

9.2 Indirekte omkostninger

Der er i hele afsnit 9.1 gennemgaet de direkte omkostninger ved en SMA-diagnose, og
der gennemgas nu de indirekte omkostninger ved en SMA-diagnose. Indirekte omkostnin-
ger kan veere kompliceret at udregne, eftersom der skal tages hgjde for mange betydende
faktorer, som er besveerlig at prisfastseette. Biogens omkostningsanalyse indeholder kun
behandlingsrelaterede indirekte omkostninger, herunder tiden brugt péa hospitaler samt
tiden til transport til og fra hospitalet. Dette afsnit vil belyse de indirekte omkostninger,
som er forbundet med sygdommen og ikke kun behandlingen. Beregningen af disse indi-
rekte omkostninger er baseret pa besvarelser fra spgrgeskemaundersggelsen, hvor der blev
spurgt ind til sendringer i husstandens arlige indkomst fgr skat samt til udgifter som fglge
af en SMA-diagnose.

Omfanget af alle husstandes indkomstaendringer er illustreret i nedenstaende figur [I3]
hvor det kan ses, at ni respondenter har svaret, at de ikke har oplevet en sendring i
indkomsten, og to respondenter har svaret ’Ved ikke’ til spgrgsmalet om husstandens ind-
komsteendring. Eftersom omfanget af disse to respondenters indkomstzendring ikke kendes,

vil disse betragtes som, at de ingen indkomstaendring har.
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Figur 13: Indkomstaendring i procent
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Kilde: Spgrgeskemaundersggelse, spgrgsmal nr. 47

Fire respondenter har oplevet en indkomstaendring pa 50.000-100.000 kroner, mens kun én
respondent har oplevet en indkomsteendring pa >200.000 kroner. Syv voksne responden-
ter har angivet, at de ikke har oplevet en sendring i deres indkomst, hvilket kan forklares
ud fra, at respondenterne, grundet sygdommens begraensninger, ikke har indgaet pa ar-
bejdsmarkedet, og de har derfor modtaget overfgrselsindkomster. De respondenter, der har
svaret, at de har oplevet et fald i deres arlige indkomst, kan for patienters vedkommende
eventuelt forklares ud fra, at de maske har haft en tidsbegraenset periode pa arbejdsmar-
kedet, eller er flyttet sammen med en partner, hvilket giver et fald i deres fgrtidspension.
For foraeldrene til bgrn med SMA kan indkomstasendringen muligvis skyldes et jobskifte for
at kunne veere mere hjemme ved sit barn, som kraever mere omsorg, eller at forzeldrene
ikke kan fa tildelt tabt arbejdsfortjeneste.

I afsnit 10.2.1 og 10.2.2 beregnes de indirekte omkostninger for henholdsvis bgrn og
unge, som modtager og ikke modtager behandling med Spinraza. Der beregnes indirekte
omkostninger for disse to grupper, idet de hver iseer skal indga som omkostninger i ICER-

beregningen i den senere analyse.

9.2.1 Indirekte omkostninger for respondenter som ikke anvender Spinraza

Fgrst beregnes de indirekte omkostninger for bgrn og unge, som ikke behandles med Spin-
raza, og derefter beregnes de indirekte omkostninger for voksne. I spgrgeskemaet blev
respondenterne spurgt ind til seendringerne i husstandens arlige indkomster som fglge af en
SMA-diagnose. Spgrgsmalet var angivet som et multichoice-spgrgsmal, og respondenterne
kunne angive indkomsteendringerne i prisintervaller (jeevnfor bilag 1). De indkomstaen-

dringer, de forskellige respondenter har oplevet, er illustreret i figurerne [14] og
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Figur 14: Indkomstaendring i procent for bgrn og unge som ikke anvender Spinraza
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Note: Intervallerne er angivet i danske kroner for skat.

Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 47 (se bilag 1).

Den forste figur viser, at storstedelen af de fem respondenterne under 18 ar har angivet,
at deres indkomst ikke har sendret sig. En respondent har angivet, at deres indkomst om
aret er faldet med mindre end 50.000 kroner, mens en anden respondent har angivet, at
deres indkomseendring er mellem 50.000 - 100.000 kroner om aret i forbindelse med en
SMA-diagnose. Nedenfor i tabel er indkomsteendring i husstanden for bgrn og unge,
som ikke modtager behandling med Spinraza, angivet. I tabellen er ’Ingen sendring’ og

"Ved ikke’ ikke medtaget.

Tabel 16: Husstandens indkomsteendringer for bgrn og unge, som ikke modtager behand-
ling med Spinraza

< 50.000 50.000 - 100.000 100.000 - 200.000 > 200.000 Total Gnms. sendring

Lav  10.000 50.000 0 0 60.000 12.000
Middel 29.999,50 74.999,50 0 0 104.999 20.999,80
Hgj  49.999 99.999 0 0 149.998 29.999,60

Note: Intervallerne er angivet i danske kroner for skat.

Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 47 (se bilag 1).

Indkomsteendringerne er inddelt i intervaller, som er angivet i tre prisniveauer. For in-
tervallet mindre end 50.000 kroner er den laveste indkomstaendring for skat valgt til at
veere 10.000 kroner, da en arlig indkomstaendring pa mindre ikke vil registreres som en ind-
komsteendring i husstanden, eftersom det vil udggre mindre end 1.000 kroner om maneden
fgr skat. Middel indkomstzendringen er beregnet som et gennemsnit af den lave og den
hgje indkomsteendring. For bgrn og unge uden behandling med Spinraza, er der kun to
ud af fem, som har angivet en faktisk sendring. Samlet er denne indkomstaendring for skat
mellem 60.000 kroner og 149.998 kroner. De gennemsnitlige arlige indkomstaendringer for
de fem respondenter, som ikke modtager behandling, er mellem 12.000 kroner og 29.999,60
kroner.

Indkomsteendringen for de voksne respondenter, som ikke modtager behandling, er me-
re varierende end for de bgrn og unge, som ikke modtager behandling, hvilket er illustreret

i nedenstaende figur.
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Figur 15: Indkomsteendring i procent for voksne som ikke anvender Spinraza
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Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 47 (se bilag 1).

De voksne respondenter har angivet flere forskellige prisintervaller. Ligesom for bgrn og
unge uden behandling med Spinraza, har de fleste angivet, herunder seks respondenter,
at de ingen indkomstsendring har haft, mens én respondent ikke ved omfanget af ind-
komsteendringen. En respondent har angivet en indkomstaendring pa 100.000 - 200.000
kroner, to har angivet en sgendring pa mindre end 50.000 kroner, og den sidste har angivet
en indkomstaendring pa over 200.000 kroner.

De totale og gennemsnitlige omkostninger beregnet for de to aldersgrupper uden be-

handling med Spinraza kan ses i tabel

Tabel 17: Husstandens indkomstaendringer for voksne respondenter

< 50.000 50.000 - 100.000 100.000 - 200.000 > 200.000  Total = Gnms. sendring

Lav  20.000 0 100.000 200.000  320.000 29.090,91
Middel 59.999 0 149.999,50 205.000 414.998,50 37.727,14
Hgj 99.998 0 199.999 210.000  509.997 46.363,36

Note: Intervallerne er angivet i danske kroner for skat.

Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 47 (se bilag 1).

Det hgjeste prisniveau for intervallet >200.000 er angivet til at veere 210.000 kroner,
eftersom omfanget af respondentens arlige indkomstaendring ikke kendes, og det tidligere
i afsnittet blev antaget, at en arlig indkomsteendring pa mindre end 10.000 kroner ikke
vil betragtes som en indkomstendring, er den hgjeste indkomstendring fastsat ud fra
dette. 4 ud af 11 voksne respondenter har angivet en arlig indkomstaendring, hvor kun
intervallet 50.000 - 100.000 kroner ikke er valgt. De totale arlige indkomstsendringer for
skat er mellem 320.000 kroner og 509.997 kroner (jeevnfor tabel . Den gennemsnitlige
indkomstzendring for de 11 voksne respondenter er beregnet til at veere mellem 29.090,91
kroner og 46.363,36 kroner, hvilket er hgjere end indkomstaendringerne for bgrn og unge

uden behandling.
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9.2.2 Indirekte omkostninger for respondenter der anvender Spinraza

Der beregnes nu de indirekte omkostninger for de respondenter, som anvender Spinraza.
Ferst illustreres indkomstaendringerne for de fem respondenter, som er i behandling med
Spinraza, hvorefter der beregnes de gennemsnitlige og totale szendringer i indkomsten ved

tre prisniveauer: lav, middel og hgj.

Figur 16: Indkomsteendring i procent for patienter der anvender Spinraza
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Note: Intervallerne er angivet i danske kroner for skat.

Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 47 (se bilag 1).

Af ovenstaende figur ses det, at storstedelen af de fem respondenter har haft en ind-
komsteendring i intervallet 50.000 - 100.000 kroner. En respondent ved ikke omfanget af
indkomsteendringen i husstanden, mens én har en arlig seendring i indkomsten pa 100.000 -
200.000 kroner. Hvor stor et omfang disse indkomsteendringer udggr tilsammen, er angivet

i nedenstaende tabel I8

Tabel 18: Husstandens indkomsteendringer for bgrn og unge som ikke modtager behandling
med Spinraza

< 50.000 50.000 - 100.000 100.000 - 200.000 > 200.000 Total Gnms. sendring

Lav 0 150.000 100.000 0 250.000 50.000
Middel 0 224.998,50 149.999,50 0 374.998 74.999,60
Hg;j 0 299.997 199.999 0 499.996 99.999,20

Note: Intervallerne er angivet i danske kroner for skat.

Kilde: Spgrgeskema, spgrgsmal nr. 47 (se bilag 1).

Fire ud af fem bgrn og unge, som modtager behandling, har angivet en indkomstaendring,
hvilket totalt udger mellem 250.000 kroner og 499.996 kroner. Arligt oplever responden-
terne i gennemsnit en sendring i indkomsten mellem 50.000 kroner og 99.999,20 kroner.
Denne gruppe af respondenter har i modsaetning til de to gvrige grupper oplevet en stgrre

indkomsteendring.

9.2.3 Sammenfatning

De indirekte omkostninger, som bestar af husstandens arlige sendringer i indkomsten, er

forskellige for de tre grupper: voksne uden behandling, bgrn og unge uden behandling og
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bgrn og unge i behandling med Spinraza. For bgrn og unge uden behandling ses de laveste
indkomsteendringer, mens de hgjeste indkomsteendringer ses hos gruppen af bgrn og unge,
som er i behandling med Spinraza. Dette kan forklares ud fra, at forseldrene ma reducere
deres arbejdstid i forbindelse med deres barns behandling pa hospitalet.

Indirekte omkostninger er ikke en umiddelbar udgift for staten, men der er en tabt
indteegt for staten, idet staten ikke modtager samme omfang af skat, som hvis alle SMA-
patienterne og deres foraldre arbejdede pa fuldtid. Den tabte indtaegt anses i projektet for
at veere en vigtig udgift for samfundet, da det betyder en nedprioritering af omkostninger

til et andet omrade.

10 Modelberegning

I dette afsnit begrundes der forst for de samfundsmeessige udgifter, som de direkte og
indirekte omkostninger for SMA-patienter udggr, hvilket vil afdsekkes ud fra teorien bag
COI. Herefter vil den inkrementelle omkostningseffektbrgk blive beregnet for at fastsla
den mest omkostningseffektive behandling med enten BSC eller Spinraza. Da der ikke er
andre behandlinger tilgeengelige i Danmark, sammenlignes praeparatet Spinraza med BSC.
Omkostningerne for Spinraza og BSC vil blive medtaget fra Biogens omkostningsanaly-
se, hvor der inkluderes direkte behandlingsrelaterede omkostninger. ICER vil fgrst blive
beregnet for Spinraza med de direkte sygdomsrelaterede omkostninger beregnet i afsnit
9.1.1-9.1.4, og der vil efterfglgende blive beregnet ICER for bade de direkte og indirekte

sygdomsrelaterede omkostninger.

10.1 Beregning af COI

COI, som angiver det samlede omfang af omkostninger, der er forbundet med et indi-
vids sygdomsforlgb, kan beregnes ved hjlp af folgende tre beregningsmetoder: incidens-,
preevalens- og friktionsmetoden. Incidensmetoden er fravalgt, idet omkostninger ved syg-
dommen skal sammenlignes med en kontrolgruppe uden sygdommen, hvilket ikke var mu-
ligt, da det vil veere for tidskraevende at indsamle denne data. Friktionsmetoden beregner
indirekte omkostninger for det tidsrum, hvor individet forlod arbejdspladsen til en ny me-
darbejder tiltradte. Denne metode er fravalgt, idet en stor andel af SMA-patienter ikke
har indgaet i arbejdsstyrken pa grund af deres nedsatte funktionsevner. Desuden er re-
spondenternes erhvervsbaggrund ukendt, hvilket besvaerligggr muligheden for at indhente
data om tiltreedelse og fratreedelse pa arbejdspladsen samt data for den nye medarbejder,
som tiltraeder stillingen efterflgende.

Praevalensmetoden beregner de indirekte omkostninger indtil pensionsalderen. Efter-
som de fleste respondenter ikke indgar pa arbejdsmarkedet, vil der derfor skulle opggres en
sum af de diskonterede arlige lgnindteegter fra opggrelsesaret indtil pensionsalderen. For at
beregne lgnindtsegterne for sporgeskemaets respondenter skal det afggres, om det skal be-
regnes ud fra kassegkonomi-metoden, hvor lgnindtsegterne beregnes efter fgrtidspensionens

kroneveerdi, eller ud fra samfundsgkonomi-metoden, som beregner, hvad respondenten al-
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ternativt kunne havde indtjent ved at indga pa arbejdsmarkedet. Der er delte meninger,
om hvorvidt kassegkonomi-metoden kan bruges til beregning af de indirekte omkostnin-
ger, da disse omkostninger blot er en omfordeling af ressourcer mellem de offentlige kasser.
Samfundsgkonomi-metoden foretrackkes, da den giver et mere retvisende billede af det pro-
duktionstab, der forekommer. Ud fra spgrgeskemaundersggelsen vides det ikke, om hvor-
vidt alle fortidspensionerede respondenter har indgaet pa arbejdsmarkedet, hvorfor den
gennemsnitlige lgnindkomst per dansker benyttes for at kunne anvende samfundsgkonomi-
metoden.

Eftersom 10 ud af 21 respondenter er under 18 ar, og de dermed antages ikke at bidra-
ge til arbejdsmarkedet, medtages disse respondenter ikke i beregningen af COI. Selvom
respondenterne under 18 ar ikke selv bidrager til et produktionstab, bidrager foraldrene
til dette. Foraeldrene til de unge respondenter far kompensation for tabt arbejdsfortjene-
ste, hvilket er en udgift for samfundet. Dog medregnes forseldrenes produktionstab ikke,
da COI udelukkende beregnes for SMA-patienterne. Idet samfundsgkonomi-metoden an-
vendes, inkluderes kun de syv voksne respondenter, som i besvarelsen af spgrgeskemaet
har angivet, at de er udenfor arbejdsmarkedet. COI beregnes for hver af de syv voksne
respondenter, hvorefter disse indirekte omkostninger summeres for at opna den totale ud-
gift, som de syv respondenter udggr. Den gennemsnitlige dansker tjente 326.048 kroner
om aret for skat 1 2018, hvilket vil indga i beregningen af COI (Danmarks Statistik} [2020).

For at finde respondenternes antal ar i den arbejdsdygtige alder, kan der beregnes
en gennemsnitlig alder for det aldersinterval, som respondenterne har opgivet, hvorefter
der beregnes op til pensionsalderen, som antages at veere ens for alle syv respondenter.
Ved hjalp af de syv respondenters gennemsnitsalder, som er beregnet til 39,86 ar, er
pensionsalderen fundet til at veere 72 ar (Seniorhandbogen, [2020)). Deres nuverende alder
treekkes fra pensionsalderen, og de indirekte omkostninger kan saledes beregnes for de
resterende arbejdsdygtige ar.

Resultaterne af den endelige beregning for de syv respondenters indirekte omkostninger

er opgivet i tabel

Tabel 19: COI beregnet pa syv voksne respondenter

Respondent Alder Ar indtil pension  Sats COlI
1 27 45 326.048 14.672.160
2 27 45 326.048 14.672.160
3 27 45 326.048 14.672.160
4 37 35 326.048 11.411.680
5 42 30 326.048  9.781.440
6 57 15 326.048  4.890.720
7T 62 10 326.048  3.260.480
Total 73.360.800

Note: Priserne er angivet fgr skat.
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Den totale COI er et udtryk for det produktionstab, som samfundet har lidt som fglge af
en SMA-diagnose for syv respondenter. Den beregnede COI-veerdi er ikke et samlet pro-
duktionstab for hele populationen. Den samfundsudgift, som de syv respondenter udggr, er
73.360.800 kroner. Denne COI-veaerdi kan ikke anvendes til beregning af samfundsudgiften
for hele populationen, idet alder og hvorvidt SMA-patienterne har indgaet pa arbejdsmar-
kedet, ikke kendes.

Skulle man beregne en COI-veerdi for de fgrtidspensionerede respondenter pa baggrund
af kassegkonomi-metoden, kunne antal ar indtil pensionsalderen ganges med satsen for
fgrtidspension for enlige. Der blev i afsnit 9.1.3 antaget, at respondenter modtager satsen

for enlige fortidspensionister, eftersom andet ikke er opgivet.

10.2 Beregning af ICER

Eftersom prisniveauet for de forskellige sygdomsrelaterede omkostninger er varierende, vil
der i dette afsnit beregnes en ICER-veerdi for de direkte omkostninger for et lavt, middel
og hgjt prisniveau, sdledes der tages hgjde for usikkerheden ved priserne. De direkte be-
handlingsrelaterede omkostninger er de gennemsnitlige samlede omkostninger per patient
beregnet i tabel 2|1 afsnit 6, summeret med de sygdomsrelaterede omkostninger beregnet
i afsnit 9.1.1 - 9.1.4. Fgrst beregnes ICER med de direkte omkostninger i afsnit 10.2.1 -
ICER med direkte omkostninger, hvor omkostningerne for bade bgrn og unge samt voks-
ne uden behandling opvejes mod bgrn og unge, som modtager behandling med Spinraza.
Disse omkostninger samt indirekte omkostninger anvendes i afsnit 10.2.2 - ICER med
direkte og indirekte omkostninger, hvor omkostningerne per QALY for begge aldersgrup-
per sammenlignes med bgrn og unge, som modtager behandling. Beregningerne for de
direkte behandlings- og sygdomsrelaterede omkostninger samt de indirekte + de direkte
behandlings- og sygdomsrelaterede omkostninger kan ses i bilag 6. Resultaterne af dis-
se ICER-beregninger vil diskuteres i det efterfglgende afsnit i forhold til Medicinradets

beslutning om, at Spinraza er for dyrt i forhold til dens effekt.

10.2.1 ICER med direkte omkostninger

Beregningerne for Spinraza og BSC med dertilhgrende behandlingsrelaterede omkostnin-
ger er angivet ud fra en 24 maneders periode i Amgros’ vurderingsrapport, men er videre
beregnet for en 15 maneders periode efter resultatet af omkostningsanalysen. Det er uvist,
hvorfor der er valgt denne tidsperiode pa 15 maneder, men eftersom der ved mange be-
handlinger kan ses stgrre effekt, jo leengere tid man er i behandling, beregnes der i dette
afsnit en ICER for en periode pa 36 maneder. Da det fgrste ar i behandling med Spinraza
er dyrest, forventes det, at omkostningerne fordeler sig over en laengere tidsperiode, og
resultaterne heraf viser en mere omkostningseffektiv behandling. Udover de direkte be-
handlingsrelaterede omkostninger fra Biogens omkostningsanalyse, bliver de direkte syg-
domsrelaterede omkostninger inkluderet i nedenstaende analyse. De behandlingsrelaterede

omkostninger er i afsnit 6 beregnet for en 24 maneders tidsperiode, men omkostningerne
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skal 1 afsnittet bruges for en 36 maneders periode. En SMA-patient i behandling med Spin-
raza vil fa 12 doser 4 620.000 kroner indenfor en 36 maneders tidsperiode, hvilket giver en
samlet omkostning for Spinraza pa 7.440.000 kroner (Medicinradet, 2017). Derudover er
behandlingsrelaterede, hospitalsomkostninger og gvrige omkostninger ganget med 1,5 for
at fa omkostningerne for en 36 maneders periode. Da det antages, at de voksne respon-
denter kun har SMA-type II og III, eftersom stgrstedelen af patienter med SMA-type 1
dgr indenfor de forste to levear, er der blot beregnet behandlingsrelaterede omkostninger
for SMA-type II og III, som er opgivet i Amgros’ rapport (Medicinradet, [2017)). De be-
handlingsrelaterede omkostninger for bgrn og unge er beregnet ud fra de gennemsnitlige
omkostninger i tabel 2]

Eftersom de direkte sygdomsrelaterede omkostninger er beregnet for en 12 maneders
periode, ganges omkostningerne med tre for at fa omkostningerne for tidsperioden pa 36
maéaneder. De direkte gennemsnitlige sygdomsrelaterede omkostninger for 36 maneder kan

ses 1 nedenstaende tabel.

Tabel 20: De gennemsnitlige sygdomsrelaterede omkostninger for en 36 maneders periode

Bgrn og unge Bgrn og unge Voksne uden

med Spinraza uden Spinraza  Spinraza

Totale omk. 36 mdr.
Lav  293.364,03 184.148,52  3.530.496,24
Middel  490.364,85 255.747,81 3.710.158,35
Hgj  698.078,28 343.208,91 3.770.166,30

Note: Priserne er angivet for skat.

Efter opggrelsen af de gennemsnitlige sygdomsrelaterede omkostninger, kan ICER beregnes
med de direkte omkostninger for bgrn og unge uden behandling med Spinraza. Disse
direkte omkostninger bestar af de direkte sygdomsrelaterede samt behandlingsrelaterede
omkostninger, opgjort i afsnit 6, for bade omkostningerne ved behandling med BSC og
behandling med Spinraza.

De forste tre resultater der er beregnet nedenfor, ligning [9] [10] og viser forskellen
i omkostningerne per QALY ved forskellige priser af sygdomsrelatede omkostninger. De
behandlingsrelaterede omkostninger udggr kun én samlet pris, som er medregnet i de

direkte gennemsnitlige omkostninger for de tre prisniveauer.

4.767.237,27  12.316.452,08 _ —7.549.215, 51

ICER),, =
CERia 0,4 2,1 —1,7

= 4.440.715,01  (9)

I ligning [0] er omkostningerne for det lave prisniveau af direkte sygdomsrelaterede omkost-
ninger beregnet til -7.549.215,51 kroner for 1,7 mistede kvalitetsjusterede levear. Omkost-
ningerne per vunden QALY udggr derfor 4.440.715,01 kroner.
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4.838.836,56  12.513.453,60  —7.674.617,04

ICE mi =
CE Buiadel 0,4 2,1 1,7

— 4.514.480,61  (10)

Omkostninger for det middel prisniveau i ligning er 4.514.480,61 kroner per vunden
QALY, hvilket er 73.765,61 kroner hgjere end omkostningerne ved det lave prisniveau.

4.926.297,66  12.721.167,03 _ —7.794.869, 37

ICERej = =5 2,1 —1,7

—=4.585.217,28  (11)

I ovenstaende ligning [11] er omkostningerne for det hgje prisniveau beregnet til at udggre
-4.532.420 kroner for en forveerring pa 1,7 kvalitetsjusteret levear. Omkostningerne per
vunden QALY er 4.585.217,28 kroner, hvilket er 70.736,66 kroner hgjere per QALY end

for det middel prisniveau.

Der er i ovenstaende ligning [0} [10] og [TT] beregnet omkostninger per vunden QALY kun med
direkte omkostninger for tre prisniveauer. De negative tal i teeller og neevner indikerer,
at behandlingen med BSC er billigere og mindre effektiv end behandling med Spinra-
za. Omkostningseffekten er derfor positiv, hvilket betyder, at omkostningerne per QALY
medfgrer en stgrre udgift for behandlingen med Spinraza end for behandlingen med BSC.
Omkostningerne for de tre ovenstaende ligninger ligger i intervallet 4.440.715,01 kroner og
4.585.217,28 kroner, og har en forskel i omkostningerne per QALY for det lave og det hgje
prisniveau pa 144.502,27 kroner.

Der beregnes nu omkostningseffekten af Spinraza for voksne respondenter.

7.784.777,24  12.316.452,78  —4.531.676,04
g = = -260.441,15  (12)
19,5 2,1 17,4

ICER,, =

De voksne respondenters omkostninger er -260.441,15 kroner per QALY hvilket indikerer,

at omkostningerne ved Spinraza er mindre end for behandling med BSC.

7.964.438.85  12.513.453,60 _ —4.549.014,75

ICERpiqdel = = —261.437, 1
CE Ruiddel 19,5 2,1 17,4 61.437,63  (13)

Resultatet af ligning [I3]er -261.437,63 kroner, hvilket betyder, at behandling med Spinraza

for det middel prisniveau er 996,48 kroner billigere end for det lave prisniveau.

8.024.446,80  12.721.167,03 _ —4.696.720, 23

ICERw = =975 2,1 17,4

= —260.926,45  (14)

I ligning [14] fremgar det, at omkostningerne per kvalitetsjusteret levear er -269.926,45 kro-
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ner for det hgje prisniveau for de voksne respondenter, hvilket er 8.488 kroner mindre end

omkostningerne for det middel prisniveau.

De tre ovenstaende ligninger for voksne respondenter beregnet med kun de direkte om-
kostninger har resulteret i en negativ omkostningseffekt. Dette kan fortolkes som, at der
ved behandling med BSC kan spares mellem 260.441,15 kroner og 269.926,45 kroner per
ekstra kvalitetsjusteret levear i forhold til at behandle med Spinraza. Tzelleren i brgken,
som udtrykker sendringen i omkostningerne, er negativ, hvilket skal tolkes som, at omkost-
ningerne ved at BSC er billigere end per vunden QALY, som angives i naevneren. Dette
betyder, at BSC er mere omkostningseffektivt end Spinraza for voksne respondenter.
Der skal tages hgjde for, at QALY for de voksne respondenter er hgjere end bgrnenes,
idet de voksne har haft flere levear i den nuveerende tilstand. Hvis QALY blev beregnet
for samme antal levear i den nuvaerende sundhedstilstand, vil omkostningerne stadig veere
dyrere for Spinraza pa baggrund af beregninderne ovenfor, men det vil antages, at QA-
LY vil veere bedre for behandling med Spinraza end for BSC. Dette understgttes af den
gennemsnitlige QALY for de voksnes sundhedstilstande pa 0,6, hvor den for bgrnene i

behandling med Spinraza er pa 0,7 (jeevnfor afsnit 8.2.1 og 8.2.3).

10.2.2 ICER med direkte og indirekte omkostninger

I dette afsnit vil ICER beregnes med direkte og indirekte omkostninger for bgrn og unge
samt voksne. De indirekte omkostninger inkluderes for at se, hvilken yderligere pavirkning
det har pa omkostningseffektiviteten ved behandling med Spinraza.

Fgrst beregnes ICER, for bgrn og unge.

4.803.237,27  12.466.452,78  —7.663.215, 51

ICE oy =
C Rtotallav 074 2’1 _1’7

= 4.507.773,83  (15)

Ovenstaende ligning [15] angiver en omkostning per QALY péa 4.507.773,83 kroner, hvilket

angiver en hgjere omkostning for behandling med Spinraza frem for BSC.

4.901.835,96  12.738.452,40 _ —7.836.616, 40

ICERtotal-middel = 0,4 2.1 -1,7

= 4.609.774,38 (16)

For det middel prisniveau er omkostningerne beregnet til at udggre 4.609.774,38 kroner
per kvalitetsjusteret levear for bgrn og unge, hvilket er 102.000,55 kroner hgjere end om-

kostningerne for det lave prisniveau.

5.016.296,46  13.021.164,63  —8.004.868,17
0,4 2,1 N -1,7

ICERyotalhgj = = 4.708.745,98 (17)

I ligning [17] er bgrn og unges omkostninger per QALY for det hgje prisniveau beregnet til
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4.708.745,98 kroner, hvilket er 98.971,61 kroner hgjere end det middel prisniveau.

De tre ovenstaende ligninger viser omkostningerne per QALY for bgrn og unge ved ind-
dragelse af direkte og indirekte omkostninger. Igen viser brgken, at behandling med BSC
er billigere men mindre effektiv i forhold til Spinraza. Omkostningseffekten svinger mellem
4.507.773,83 kroner og 4.708.745,98 kroner, hvilket giver en difference mellem det lave og
hgje prisniveau pa 200.972,15 kroner.

Neest beregnes ICER for voksne. Her vil de direkte og indirekte omkostninger for de
voksne respondenter sammenlignes med omkostningerne for bgrn og unge i behandling

med Spinraza.

7.872.049,47  12.466.452,78  —4.594.403,31

ICERioialinw =
CERiotaklav 19,5 2,1 17,4

— —264.046,17 (18)

Af ligning fremgar det, at omkostningerne per vunden QALY er -264.046,17 kroner

mindre for behandling med Spinraza end med BSC.

8.077.620,27  12.738.452,40 @ —4.660.832,13

ICERigtalemiddel = 5 = 5 o — —267.863,92 (19)

De direkte og indirekte omkostninger ved behandling med Spinraza og BSC indikerer, at
omkostningen for Spinraza er 267.863,92 kroner mindre end for BSC. Forskellen mellem

det middel og det lave prisniveau er -3.817,75 kroner.

8.163.536,88  13.021.164,63  —4.857.627,75
— — = — = —279.174,01
19,5 2,1 17,4 279.174,01(20)

ICER = total-hgj

Den sidste ligning for de voksne respondenters beregnede ICER udggr -279.174,01, hvilket
giver en forskel mellem det hgje og det middel prisniveau pa -11.310,09 kroner.

For de voksne respondenter ses det, at omkostningerne for behandling med Spinraza er
dyrere end for behandlingen med BSC. BSC-behandlngen er mellem 264.046,17 kroner
og 279.174,01 kroner billigere per ekstra QALY. Differencen mellem omkostningerne og
QALY ved behandling med Spinraza sammenlignet med BSC, kan derfor tolkes som, at
der kan opnas en hgjere QALY for flere penge.

10.2.3 Sammenfatning

Ved at kombinere de direkte og indirekte omkostninger, er omkostningerne ved behandling
med Spinraza ikke blevet lavere ved sammenligning med BSC, som det fgrst blev antaget.

Dette geelder for bade bgrn og voksne, dog er der kun en lille stigning pa op til cirka
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10.000 kroner i omkostningseffekten for voksne ved at inddrage indirekte omkostninger,
mens der for bgrn cirka er en stigning i omkostningseffekten pa op til cirka 120.000 kroner,
afheengig af de tre prisniveauer. Analysens resultater indikerer, at det for bgrn er dyrere
at opna ekstra kvalitetsjusteret levear, mens det er billigere for voksne at opna ekstra
kvalitetsjusteret levear ved behandling med BSC fremfor Spinraza.

De voksne respondenters hgje QALY, sammenlignet med QALY for bgrn i behandling
med Spinraza, er beregnet ud fra de voksne respondenters leengere levetid, og det vil der-
for give et mere retvisende billede at sammenligne voksne uden behandling med Spinraza
med voksne i behandling. Dette var dog ikke muligt for de danske SMA-patienter, idet
Spinraza ikke er tilgeengeligt for voksne i Danmark. Ud fra de voksnes sundhedstilstande
og den sundhedstilstand, som bgrn i behandling med Spinraza befinder sig i, antages det,
at de voksne vil have en hgjere QALY ved behandling med Spinraza end uden behandling
for de samme antal ar i deres nuvaerende sundhedstilstande. Bgrn i behandling har 0,7
kvalitetsjusteret levear, mens de voksne i gennemsnit har 0,6 kvalitetsjusteret levear. Hvis
patienternes kvalitetsjusterede levear blev ganget med samme antal ar i sundhedstilstan-
den, vil patienter i behandling med Spinraza opna den hgjeste QALY hvilket vil medfore
flere ar med perfekt livskvalitet. Dette antages at kunne overfgres til voksne, hvis de kunne

modtage behandling med Spinraza.

Resulterne af ICER, for bade de direkte og de direkte samt indirekte omkostninger vi-
ser, ligesom for Amgros’ vurderingsrapport, at der er stgrre omkostninger ved behandling
med Spinraza end for BSC. Det der adskiller ICER-beregningerne fra Amgros vurdering
af praeparatet er, at omkostningerne er beregnet i forhold til effekten. Amgros’ vurderer
effekten af Spinraza ud fra de behandlingsrelaterede omkostninger uden at tage hgjde for
omfanget af den forbedrede livskvalitet, hvorfor resultaterne af ICER-beregningerne ik-
ke kan sammenlignes direkte med omkostningsanalysens resultater. Beregningen af ICER
angiver kun et belgb per QALY og ikke en betalingsvillighed for Spinraza. Biogens om-
kostningsanalyse er heller ikke udregnet med en betalingsvillighed, men ved at opggre
omkostningerne med evidensen af effekten, er Medicinradets betalingsvillighed faldet. Det
angives ikke i Amgros’ rapport, hvorvidt der er beregnet en QALY-effekt, men blot at der
ikke er evidens nok for en effekt. Ud fra de beregnede ICER-verdier, er der en tydelig
effekt pa forskellen mellem bgrn og unge i behandling og uden behandling med Spinraza,
dog er der en utydelig effekt mellem voksne uden behandling og bgrn og unge i behandling

pa grund af aldersforskellen.

11 Sundhedsgkonomisk prioritering

I foregaende afsnit blev omkostningerne per QALY beregnet for behandling med pree-
paratet Spinraza. I beregningerne var de sygdoms- og behandlingsrelaterede direkte om-
kostninger samt de indirekte omkostninger inkluderet. Biogens omkostningsanalyse for

preeparatet inkluderer kun de behandlingsrelaterede omkostninger efter anmodning fra
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Medicinradet, som ud fra deres metodevejledning angiver, at de kun gnsker disse om-
kostninger i analysen. De behandlingsrelaterede omkostninger spiller en vaesentlig rolle i
vurderingen af et praeparat, da disse omkostninger danner grundlag for beslutningen om
at anvende praeparatet. Dog er det vigtigt at kigge pa, hvilke gvrige omkostninger, der
kan reduceres ved indfgrelse af det nye preeparat.

De gvrige omkostninger, som Medicinradet nedprioriterer, er blandt andet de sygdoms-
relatede omkostninger, som bestar af hjeelpemidler, stgtteordninger og overfgrselsindkomster.
Disse omkostninger, opgjort i afsnit 9.1, er blot et udkast af de omkostninger, der kan veere
i forbindelse med en SMA-diagnose. Eftersom respondenterne kun udggr cirka ti procent
af populationen, er der stor sandsynlighed for, at der er gvrige sygdomsrelaterede om-
kostninger, som ikke er medregnet i dette projekt. Andre gvrige omkostninger kan vaere
indirekte omkostninger, som i dette projekt er beregnet som arlig indkomsteendring, hvil-
ket ogsa betyder en tabt skatteindtjening for staten. En investering i et nyt preeparat kan
derfor mindske de sygdomsrelaterede omkostninger samt indirekte omkostninger. Dette
vurderes ud fra, at praeparatets effekt forbedrer SMA-patienternes funktionsevne, og der-
med mindsker deres behov for blandt andet hjslpemidler og stgtteordninger. Desuden
mindskes deres behov for overfgrselsindkomster, hvis forbedringen er i en sadan grad, at

SMA-patienterne kan indtraede pa arbejdsmarkedet.

Effekten der forventes at kunne opnas med Spinraza er ukendt, da forbedringerne ses
i forhold til flere parametre sasom SMA-typen og den sundhedstilstand patienterne er i
ved begyndelse af behandlingen med Spinraza. Eftersom det er begrsenset, hvor mange
ar SMA-patienterne, der er i behandling, har modtaget behandlingen, kendes den endelig
effekt af preeparatet ikke. Den research der hidtil har veeret, har bekraeftet en brems-
ning af den videre udvikling af sygdommen, men ogséa en signifikant forbedring af funk-
tionsevnerne for andre (Sundhedspolitisk Tidsskrift} |2019¢|). Resultaterne af de foretagede
ICER-beregninger i det foregaende afsnit viser ikke den opnaede effekt fra det enkelte
individ inden behandling og til efter behandling, men blot foreskellen mellem et individ
med behandling og et uden behandling. I spgrgeskemaet blev der spurgt ind til respon-
denternes sundhedstilstande for og efter medicinsk behandling, hvor der kunne ses en
forbedret sundhedstilstand blandt de bgrn, som modtager Spinraza. Ud fra besvarelserne
kunne der ses stor difference mellem effekten af praeparatet og bgrnenes sundhedstilstand
inden behandlingen med Spinraza. Efter uddybelse fra en forslder til et barn i behandling
med Spinraza, blev effekten beskrevet som fremragende og uundveerlig for barnets trivsel.
Den forbedrede effekt kan ikke maéles direkte ved hjeelp af QALY, hvorfor Muskelsvind-
fonden peger pa, om ikke det kunne veere muligt at stille svagere krav til den statistiske
evidens ved sjeeldne sygdomme, da steerk evidens kraever mange patienter, hvilket der ik-
ke er for denne sygdomsgruppe (Det Etiske Rad, |2018]). Desuden er der diskussion i Det
Etiske Rad om, hvorvidt omkostninger skal trumfe alle andre overvejelser (Greisen G.,

Jorgensen P. E.|[2019)). Beregningen af QALY er derfor ikke den mest optimale metode til
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at opggre effekten af praeparatet, selvom det i bestyrelsen i Danske Regioner er besluttet,
at QALY skal anvendes som beregning forud for vurderingen af alle nye praeparater som
standardbehandling i Medicinradet fra oktober 2020 (Sundhedspolitisk Tidsskrift, 2019b)).
Selvom QALY ikke er optimal til at beregne sundhedstilstanden for patienter i alle syg-
domsgrupper, er den et nyttigt veerktgj til at sammenligne sundhedstilstande pa tveers af
sygdomsgrupper (Pedersen, 2017)).

Medicinradet foretager i forvejen beslutningen om at indfere et praeparat som standard-
behandling ud fra syv principper om prioritering, som er tiltag rettet mod at deempe de
stigende priser for medicin samt sikre patienter behandling af hgj faglig kvalitet (Sundheds-
og Aldreministeriet], 2016)). Beregningen af QALY skal blot veere endnu et vaerktgj til pri-
oriteringen, men de syv principper skal stadig folges (Sundhedspolitisk Tidsskrift], 2019b]).
De syv principper for prioritering er faglighed, uathaengighed, geografisk lighed, abenhed,
hurtig ibrugtagning af ny effektiv medicin, mere sundhed for pengene og adgang til be-

handling (Sundheds- og Aldreministeriet}, 2016]).

Omkostningerne for et nyt preeparat modregnes af den livskvalitet, der opnas ved an-
vendelse. Jo stgrre forbedringen af livskvaliteten er, jo billigere vil omkostningerne til
praeparatet veere, eftersom de gvrige omkostninger reduceres. Dog kan omkostningerne, li-
gesom det er tilfseldet for praeparatet Spinraza, stadig veere hgje til trods for en betydelig
endring i livskvaliteten. Dette skyldes, at patienterne ikke opnar fuld bevagelighed, og de
har derfor stadig behov for forskellige hjselpemidler og stgtteordninger. I denne situation
vil anbefalingen af preeparatet gives ud fra Medicinradets betalingsvillighed. T Danmark er
der ingen officiel graense for betalingsvilligheden for et praeparat, eftersom der arbejdes ud
fra princippet om at sikre mest mulig sundhed for pengene (Sundheds- og Aldreministeri-
et, |2016)). I andre lande er der officielle betalingsgraenser sasom i England, hvor National
Institute of Clinical Excellence (NICE) har en fastsat graenseveerdi pa 20.000 - 30.000
pund, som andre lande ogsa benytter som graense for deres betalingsvillighed (Pedersen),
2017)).

Betalingsvilligheden er betinget af prioriteringen i sundhedsvaesenet som fglge af be-
greensede ressourcer. Udover omkostninger som et prioriteringsredskab er evidens af effek-
ten et andet redskab, som behandlingen vurderes ud fra (Muskelsvindfonden, [2017)). Hgje
omkostninger og lav evidens af behandlingseffekten nedprioriterer en behandling, hvor det
omvendte er geeldende for hgj evidens og lave omkostninger. Til trods for en prisreduktion
af Spinraza, vurderer Medicinradet stadig, at omkostningerne er hgje i forhold til den
lave evidens. Dette skal formodentlig revurderes i Medicinradet til juni 2020, eftersom et
tysk studie har fremvist stgrre evidens for effekten ved behandling med Spinraza for isser
voksne SMA-patienter (se bilag) (Skeem, M., 2020) (Medicinradet), 2020a)).

I sundhedsveesenet prioriteres stgrre diagnosegrupper frem for sméa sjaeldne diagno-
segrupper, idet behandlingen til disse grupper er relativ billigere grundet den storre ef-

tersporgsel. Prisen pa nye behandlinger saettes efter de omkostninger, der har veeret ved
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udviklingen, det forventede salg samt en profit. SMA kategoriseres som en af de sma di-
agnosegrupper, idet der i Europa blot er 25.000 mennesker ud af 800 millioner europaeere
med diagnosen (Sundhedspolitisk Tidsskrift, 2019al). Et tilvalg af en dyr behandling til en
lille diagnosegruppe, kan betyde et fravalg af en behandling til en stgrre diagnosegruppe,
hvor flere patienter eventuelt kan behandles for de samme omkostninger. Der er dog mu-
lighed for at en mindre diagnosegruppe kan tilveelges, uden det skal vaere pa bekostning
af andre diagnosegrupper. Ifslge tidligere regionsradsformand for Region Syddanmark og
naestformand for Danske Regioner, Carl Holst, er det, ved at effektivisere i sundhedsvee-
senet, saledes at ressourcerne fordeles effektivt, muligt at veelge behandlinger til uden at
fraveelge andre (Kristensen, T.; Pedersen, L. B og Olsen, K. R., 2013)). Det er nemmere at
effektivisere for de stgrre diagnosegrupper, da der er mulighed for at minimere omkostnin-
gerne inden for visse omrader ved at forene proceduren for behandlingen. Effektivesering
kan ogsa veere forebyggelse af sygdomme og nedbringelse af fejl i sundhedsvaesenet (Kri-
stensen, T.; Pedersen, L. B og Olsen, K. R.,2013). Desuden er effektivisering godt i forhold
til at kunne prioritere flere behandlinger, men det kan dog ogsa forveaerre kvaliteten af be-

handlingen, hvorfor det ikke ngdvendigvis er en bedre fremgangsmaéade.

Eftersom der er begransede ressourcer, kan rationering ogsa veere ngdvendigt, hvis der
kun er rad til, at et vis antal patienter bliver behandlet (Kristensen, T.; Pedersen, L. B
og Olsen, K. R., [2013)). Ifslge Mads Koch Hansen, tidligere formand for Laegeforeningen,
skal der prioriteres de mennesker, der har stgrst behov for behandlingen, hvis ikke der
er behandling til alle (Kristensen, T.; Pedersen, L. B og Olsen, K. R., 2013). Men kan
denne rationering beskrives som at veere etisk korrekt? Bgr alle ikke have lige adgang til
sundhedsvaesenet? Og bgr alle, der har behov for en behandling, ikke tilbydes den, uanset
prisen og graden af sygdommen? Medicinradet har rationeret Spinraza, saledes behand-
lingen kun er tilgaengelig for patienter med det stgrste behov. Med denne vurdering af
SMA-behandlingen, anses ikke alle SMA-patienters behov for at veere ens, og der opleves
derfor en forskelsbehandling blandt patienterne pa trods af, at der burde veere lige adgang
til det danske sundhedsveesen. Medicinradet anerkender ikke behovet for behandling til
alle SMA-patienter, eftersom de beregner den forbedrede livskvalitet ud fra patienternes
nuveerende sundhedstilstande uden at tage hgjde for, at patienternes sundhedstilstande
forveerres uden behandling (Det Etiske Rad, 2018). Muskelsvindfonden ser derfor et stgrre
behov for, at alle SMA-patienter kan behandles med Spinraza, selvom Medicinradet ikke
anbefaler pracparatet til alle SMA-typer. De tre typer af SMA er forskellig i udviklingen
og graden af sygdommen, hvorfor det kan antages, at ikke alle SMA-patienter har behov
for behandling i samme omfang. SMA-type IIT udvikler sig langsomt, hvorfor patienter
med denne sygdom kan opna en almindelig levealder samt en langsommere udvikling af

den nedsatte funktionsevne, end patienter med SMA-type I og II.
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Prioriteringen indenfor sundhed ved kun at ggre Spinraza tilgeengelig for en mindre grup-
pe af SMA-patienter, kan fgre til, at patienter og pargrende sgger behandling i udlandet.
Dette er dog kun muligt for ressourcesteerke patienter eller patienter, der er optaget i et
forsgg. En patient med SMA-type I modtager Spinraza i Belgien, og han foretager turen
sydpa hver fjerde maned, eftersom han ikke opfylder kriterierne for behandling i Danmark.
Patienten er 19 ar gammel og betydelig seldre end den aldersgreense, som Medicinradet har
fastsat, samt, at han anvender respirator (Muskelsvindfonden, [2019). Til trods for Medi-
cinradets vurdering om, at Spinraza ikke burde have stor effekt, har patienten oplevet en
betydelig forbedring af livskvaliteten. Andre patienter har ogsa oplevet en klar forbedring
af deres livskvalitet, hvor funktionstab genvindes, og dermed opnéas en stgrre selvsteendig-
hed. Omfanget af forbedringerne har ikke vaeret nok til at overbevise Medicinradet om
en signifikant effekt af behandling med Spinraza. I Medicinradets rapportering for deres
beslutningsgrundlag vedrgrerede Spinraza er udregningerne for effekten og evidensen til-
geengelige, men meget af teksten er overstreget, hvorfor det er sveert at tolke resultaterne.
Rapporten er den samme som EMA modtog, og det er muligt, at det er derfor, der er
overstregninger. Den beregnede effekt og Medicinradets mal for effekten angives derfor ud
fra Biogens hgringssvar ved behandligen af Spinraza i Medicinradet i 2018 (Medicinradet),
2018)). Ud fra Biogens hgringssvar efter den forste behandling af Spinraza i Medicinradet,
gnsker Medicinradet, at det kliniske mal for merveerdi skal udggr 15 point, hvilket Biogen
er uforstaende overfor (Medicinradet, 2018). Biogen pointerer, at den kliniske merveerdi
pa fire point, opnaet ud fra patienternes nuveerende sundhedstilstand og 15 maneder frem,
ikke blot er en gevinst pa fire point, men en fremgang pa 5,9 point, eftersom patienter-
ne, der ikke var i behandling, havde lidt et tab pa 1,9 point i lgbet af de 15 maneder.
Derudover udarbejdede Biogen oprindelig omkostningsanalysen ud fra en tidsperiode pa
24 maneder i stedet for 15 méaneder, hvilket kunne have pavist en stgrre klinisk merveerdi
af preeparatet. Eftersom Spinraza skal gives seks gange det fgrste ar og kun tre gange
arligt i de efterfolgende ar, vil omkostningerne fordeles over en lsengere tidsperiode, og

omkostningseffektiviteten ville derfor forbedres.

Der er saledes flere aspekter at tage hgjde for ved beslutningen om at anbefale Spin-
raza som en standardbehandling for SMA-diagnosen. Ovenfor er blot udtrykt et par af
de aspekter, der er, men der er sandsynligvis flere aspekter at medtage i overvejelserne.
Udover prisen, omkostningerne, prioritering med mere, er der ogsa det aspekt, at der ikke
er alternative behandlinger tilgaengelige for SMA-patienter i Danmark. Der er dog et nyt
praeparat pa vej, kaldt Zolgensma, som i maj 2020 er blevet godkendt i EMA, og det
forventes, ifgplge Muskelsvindfonden, at blive behandlet i Medicinradet naeste ar (EMA|
2020).
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12 Konklusion

Formalet med dette projekt var at belyse, hvilke sundhedsgkonomiske vurderinger der kan
inddrages i beslutningen om at give Spinraza som standardbehandling til SM A-patienter.
Udover de direkte behandlingsrelaterede omkostninger, som Biogen har inddraget i sin
omkostningsanalyse, blev de direkte sygdomsrelaterde og indirekte omkostninger inddra-
get. Omkostningerne ved behandling med Spinraza blev i dette projekt beregnet i forhold
til respondenternes sundhedstilstande og ikke blot som en omkostningsanalyse. Ligesom i
omkostningsanalysen, blev praparatet sammenlignet med BSC, hvilket angav forskellen i
omkostninger per vunden QALY.

Biogens omkostningsanalyse er baseret pa beregning af omkostningerne for SMA-type
I samt SMA-type II og III for en 24-méaneders periode. Analysen inkluderede de direk-
te behandlingsrelaterede omkostninger, som er forbundet med behandling med Spinraza.
Disse omkostninger beregnes for BSC og Spinraza+BSC. Effekten af Spinraza er i Bio-
gens hgringssvar opgivet til at veere fire point ud af et mal fra Medicinradets side pa 15
point. I dette projekt er effekten ikke opgjort i point men i livskvalitet (QALY). Projektet
inddrager bade direkte sygdoms- og behandlingsrelaterede omkostninger samt indirekte
omkostninger for behandling med BSC og Spinraza+BSC. Da der ville kigges pa en stgrre
effekt af praeeparatet, blev der beregnet ICER for bgrn og unge (under 18 ar) samt voksne
for en 36 maneders tidsperiode. Resultaterne af ICER er vidt forskellige for de to alders-
grupper, som viste, at meromkostningerne ved at behandle med Spinraza er mindre for
voksne end for bgrn. Dog er det dyrere for begge aldersgrupper at behandle med Spinraza
frem for BSC, hvilket resultaterne af Biogens omkostningsanalyse ogsa viser. Biogen angi-
ver, de direkte behandlingsrelaterede omkostninger ved Spinraza udggr cirka 5,6 millioner
kroner for en 24 maneders periode, mens beregningerne for ICER angiver de direkte og
indirekte omkostninger til at vaere cirka 4,5 millioner kroner for en 36 maneders periode.
ICER beregner omkostningerne i forhold til livskvaliteten, hvorfor omkostningerne er be-
regnet til at veere mindre for en leengere periode. Biogen beregner derimod omkostningerne
og effekten seperat, saledes omkostningerne ikke ses i forhold til den opnaede QALY , men
i stedet for i forhold til den opnaede effekt for perioden. P4 mange punkter er det usikkert
at sammenligne Amgros’ vurdering af praeparatet med projektets resultater af ICER, da
grupperingen og maleenhederne for effekten er forskellig opgjort. Et faelles resultat af de
to analyser er, at Spinraza er mere omkostningsfuldt end behandling med BSC. Dog vi-
ser ICER, at Spinraza har en klar effekt for specielt voksne, men ogsa bgrn, hvilket ikke

stemmer overens med Amgros’ vurdering af evidensen for effekten.

Det er sveert at inddrage alle relevante omkostninger forbundet med sygdommen, hvil-
ket skaber en usikkerhed i resultaterne. Flere omkostninger er ikke opgjort i forhold til
sygdomsgruppen, hvorfor der er stor usikkerhed i de priser, der er opgjort som omkost-
ninger. Derudover har det ikke veeret muligt at inkludere alle relevante omkostninger i

analysen, som for eksempel stgtte til ombygning, da der ikke findes opgjorte omkosntinger
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pa dette uanset sygdomsgruppe. Der er derfor usikkerhed forbundet med de opnaede re-
sultater, hvorfor der blev beregnet ICER for tre prisniveauer for at regulere usikkerheden.
Dog kan der stadig forekomme usikkerhed omkring omkostninger pa grund af priserne pa
hjeelpemidler, da det antages, at kommuner og regioner kan forhandle sig til en billigere
pris end markedsprisen. Dette vil ikke ngdvendigvis pavirke resultatet af ICER, medmin-
dre rabatten er forskellig i forhold til de hjelpemidler, patienterne ggr brug af. Derudover
er der en usikkerhed i beregningerne af ICER, da stgtteordningen ’stgtte til ombygning’
ikke indgéar. Ud af spgrgeskemaets respondenter har dette kun veeret en omkostning for
de respondenter, som ikke modtager behandling med Spinraza. Dette betyder derfor, at
omkostningerne ved at behandle med Spinraza kan veere mindre ved inddragelse af flere
relevante omkostninger. Derved holder antagelsen om, at nogle omkostninger vil mindskes
for patienter med SMA, hvis de modtager behandling med Spinraza.

I projektet er der desuden usikkerhed omkring méalingen af respondenternes sundhed.
Eftersom forzeldre til bgrn og unge har besvaret spgrgsmalene pa deres vegne, kan den
vurderede sundhedstilstand vaere forskellig fra barnets egen opfattelse. Yderligere kan re-
spondenterne have forskellige smerteteerskler og referencerammer, hvorfor deres rangering
af sundhedstilstande kan svinge for den samme sundhedstilstand. QALY er derfor ikke
ngdvendigvis den bedste opggrelsesmetode af sundhedstilstande for SMA-patienterne. 1
stedet for at opgere sundhedstilstande som méaleenheder, kan overvejelser omkring sygdom-
men og dens gradvise negative udvikling betragtes i stedet, eller kravene til den statistiske
evidens af effekten kan mindskes for sjaeldne diagnosegrupper.

(Okonomisk set vil behandlingen med Spinraza, ud fra ICER-beregningerne, medfere
yderligere omkostninger til sygdomsgruppen, men til gengaeld vil SMA-patienterne fa me-
re livskvalitet. Ud fra en COI-beregning kan det ses, hvor stor en indirekte udgift SMA-
patienter udggr for staten. Der er derfor tab for staten via direkte og indirekte omkost-
ninger, men ved en forbedring i livskvaliteten ved behandling med Spinraza, kan disse
omkostninger muligvis reduceres.

Omkostningerne for medicin til sjeeldne diagnosegrupper vil i mange tilfzelde veere
hgjere end for stgrre diagnosegrupper, da markedet er mindre, og der derfor ikke kan
seelges medicin i ligesa stort et omfang. De fleste medicinalvirksomheder forsker i medicin
til stgrre diagnosegrupper, da de saledes er sikret en stgrre profit, eftersom der er flere,
der efterspgrger behandlingen.

Det kan diskuteres, om det er etisk korrekt at bedgmme sjaeldne diagnosegrupper
ud fra de omkostninger, der er forbundet med behandlingen, da prisen forventes at veere
hgjere end for de stgrre diagnosegrupper. Vil det ikke vaere mere etisk korrekt at bedgmme
diagnosegrupperne ud fra den vundne livskvalitet? Sma diagnosegrupper oplever forskel-
sbehandling, fordi der ikke er rad til de hgjere omkostninger, som behandling til de sma
diagnosegrupper Kkoster. Prioritering mellem diagnosegrupperne er derfor sveert indenfor
budgetrestriktionerne, da der skal opnas mest sundhed for faerrest penge, og der kan be-

handles flere patienter i stgrre diagnosegrupper end for de sma diagnosegrupper.
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Problemstillingen vedrgrende nedprioritering af behandling grundet for hgje omkostninger
for SMA ses ogsa hos andre sma sjeeldne diagnosegrupper. Det kan derfor veere interessant
at se, hvordan disse andre sjeeldne diagnosegrupper forholder sig til denne problemstilling.
Der kunne ogsa sammenlignes med andre europaiske lande, som ogsa tilbyder Spinraza,
og saledes kigge pa deres proces forud for vurderingen af praeparatet, samt hvilke aspekter
de har lagt veegt pa.

Ved at sammenligne med andre europaiske lande, vil forskellen i sundhedssystemt kun-
ne veere forklaringen pa forskellen i tilgaengeligheden af Spinraza. Eksempelvis har flere
europaeiske lande brugerbetaling, hvilket kan ggre en beslutning om at indfgre dyrere prae-
parater nemmere. I andre lande betaler forsikring for ens leegebesgg og medicinbehandling,
hvilket mindsker sammenligneligheden med Danmark, hvor staten betaler alle udgifter.

En anden vinkel pa projektet kunne have veeret at kigge péa prisfastseettelsen ud fra
markedsstgrrelsen og konkurrencen pa markedet. Biogen har indtil for nyligt, hvor Zol-
gensma kom pa markedet, haft monopol pa behandling af SMA-patienter, hvilket kan
forarsage hgje priser. Derudover skal medicinalvirksomheden have deekket sine omkostnin-

ger til udviklingen af praeparatet, hvilket kan pavirke til en hgj pris.
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13 Bilag

Bilag 1 - Spgrgeskema om SMA

1. Hvem besvarer spargeskemaet?

Dot gaar jirg sl

Jieg far hyzelp af en forselder efler andan voksan

0% % alrs o

2. Hvilket ken er du?

Mdand

Kxinds

0% % alrs o

3. Hvilket ken er dit barn?

Direng
Pige
0% 8% Al 5%

4. Hvor gammel er du?

18-24 &r
2520 ar
30-34 &r
3530 Gr
40-34 &r
4549 &r

0%

%

50-54 &
5559 &r
60-64 &

Gt Ar

0% 5% als To%

5. Hvor gammel er dit barn?

o-2ar | 0%

35 &

&0 &r
1014 &r

1518 ar
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100%

100r%

Responderiter
1z

mn

Responderiter

4

a

Responderiter

a

2

Responderiter

2

a

Responderiter

o]

3



6. Hvilken type SMA-diagnose har du?

EMAtype 1 | 0%

SMA type 2

EMA type 3

o

% 5% 0% 7%

7. Hvilken type SMA-diagnose har dit barn?

SMA type 1

SMA type 2

SMA type 3

(=]

% 5% Al TE%

8. Hvor gammel var du, da du fik diagnosen?

9. Hvor gammel var dit barn, da han/hun fik diagnosen?

10. Har andre i familien en SMA-diagnose?

-

% % alrs 5%

(=1

Responderter

4]
!
3

1003

Respondenter

2
5
a

1003

Responderter
-]

1]

1007

11. Hvem i familien har/havde diagnosen? Uddyb gerne diagnosegrup-

pe, debut- og levealder mm.

12. Hvad beskaftiger du dig med?

Jeg har fuldtidsarbejde [JJER)

Jeg har deftidsarbejde
Jeg studaner

Jag er (fortids)pensionarat

Andet

L=

% 25% ar 7%
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1

1

100



13. Hvad beskaeftiger du dig, som foraelder, med? Kommenter gerne din sam-

levers beskaeftigelse, hvis I er to forsergere i husstanden.
Respondenter

Jaq har fuldtidsarbeajde 3
Jug har deftidsarbejde 1

Jeg studaner
Jap er (fonids)pensioneret | 0% a

Andet

Kommentar

A

0% I5% SR T4 100r%

14. Hvilken undervisning og/eller pasningsordning har dit barn deltaget
i/deltager i?

Respondenter

Almindelig pasningsardning 7

Special pesningsordning 1

|

Almindelig skolegang

Special sholegang | 0% a
Ungdamsuddannelss - 1
Ertverveuddannelse | 0% a
Primaen hjemmaepasning | 0% a
Brimaert hlemmaunderdsning | 0% 0
Andet | 0% 1]

0% 5% 50% T5% 100%

15. Hvordan vurderer du din bevasgelighed?

Responderiter

Jeg har ingen problemer med at ga omkring | 0% i}

Jog har negle problemer med at g& ombring 0

Jeg e bundet til sengen 2

0% 5% S0 T5% 100%
16. Hvordan vurderer du dit barns bevaegelighed?

Responderiter

Han/hun har ingen probdermer med at ga omkring | 0% o]

Han/hun har nogle problerrer red &t gh ombring 5

Harhun er bundet til sengen 3
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17. Hvordan vurderer du din evne til selvpleje?

Raspanderter

Jeg har ingan praldamer med persanlig plaje - 1

Jeg har nogle preblemer med at waske mig alkar N

.
e ki ke vaske mig ller Wiz mig 3 D 7
o% 8% S0% o 100%
18. Hvordan vurderer du dit barns evne til selvpleje?

Raspanderter

Han/Muen har ingen preblemes mad parsenlig pleje

Han/fun har nogle problamer mad &t vaske sig
ellar klemde sig pa

Harfhun Kan ikke vaske sigeller klads sig pa

o

] 8% S0% 7o 100%

19. Hvordan vurderer du din evne til seedvanlige aktiviteter (fx arbejde, studie,
husarbejde, familie- eller fritidsaktiviteter)?

Raspandarter

Jeg har ingen prablemer med a1 udiere mine
smdvanlige akt iviteter - !

Jeg har negle problamer med a1 udipre mine
a@mcheanlige aktivibeles

Jeg kan ikke udigre mine saedvanligs aktiviteter

o

E] 5% |

E

% 100%

20. Hvordan vurderer du dit barns evne til saedvanlige aktiviteter (fx familie-
eller fritidsaktiviteter)?

Faspandanter

Han/hun har ingen prablamer med at udiere sine
smcvanlige akt iviteter

e el e e 6
amcheanlige aktivitete

Han/hun kan ikke udfare sire saedvanlige
aktheitaten

1

o

E] 5% % % 100%

21. Hvordan vurderer du dine smerter/ubehag?

foa s pandenter

Jieg har ngan smerlier ellar ubshag 4

Jag har ekstrerme amerter eller ubehag 2

o

% 25% % % 100%

22. Hvordan vurderer du dit barns smerter/ubehag?

Raspanderter
Han,fien kar ingen smerter eller ubhebag _ 5
Han/huri har modarata smertar aller ubshag — -1
Haru'han har ek streme sremer eller ubehag | 0% o
% 2% 0% 7% 100%
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23. Lider du af angst/depression?

Faspanderies
Jeg er ikke angstelig eller deprimerat ]
Jag ar medarat mngstalio aller daprimerss &
Jeg e ekatremt engatalin aller daprimeret 1
0% Z3% % fi% 100%
24. Lider dit barn af angst/depression?
Raspanderntes
Han/hun er ikke mngstelig «ller deprimeret B
Han/hun er moderat mngsielig eller deprimenst 7
Hanshun er ekegtremit sangatelig eller deprimenet | 0% o
0% Zi% % 3% 100%
25. Hvordan vurderer du din tilstand uden medicinsk behandling?
Raspanderiter
0 {Meget darlig) | 0% o
1 | 0% ]
ER o
3|0 ]
4 1
5 3
) 1
7 1
B z
g 1
10 {Meget gad) 1
Ved ikke z
0% 2% 3% % 100%
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26. Hvordan vurderer du dit barns tilstand uden medicinsk behandling?

Raspandenter
0 {Meger darlig) | 0% V]
1 2
Z F
3 1
| 4
5 1
6| O ]
7| 0% o
B | 0% o
i o (]
10 {Meget gad] | 0% ]
Vedikke | 0% o
0% 25% S50% 75% 100%
27. Hvilken behandling far du/har du faet? Saet gerne flere krydser.
Raspanderter
Madicinsk behandling 1
Fysiaterapautisk behandling ]
Respiratarisk behandling 7
Ingen behandling 1
Ardat 2
0% 25% 5% 5% 100%
28. Hvilken behandling far dit barn/har dit barn faet? Sast gerne flere krydser.
Raspanderter
Medicinsk beharsdling 5
Fyslatarapautisk behandling 1
s piratorisk behandling 4
Ingen behandling | 0% o
Ardet 1
0% 23% % % 100%
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32. Hvordan vurderer/vurderede du dit barns tilstand efter medicinsk behand-
ling?

fasponderter
0 (Megat dhrlig) i)

1 1

2

5'35'5

5 o

] 1

7 1

B 1

i 1

10 {Meget gad) 1
Wed ikke 3

0% 5% 50% 75% 100%

33. Hvilke behandlinger, synes du, har vaeret effektive?

Faspandanter
Spinraza | 0% o
O pedatined 3
Srmertestillende z
Respiratianshj=lp ]
Fysiaterapi &
Ingen behandling z
Ardet 1
Evt. kammeritar 4

0% 25% 50% 5% 100%
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34. Hvilke behandlinger, synes du, har vaeret effektive for dit barn?

Spinraza

O peeraticnes
Srrertestillende
Respirationshjmlp
Fysiaterapi

Ingen behandling
Ardet

Evt. kommentar

0% 25% 50% 5%

100%

Fasponderter

&

1

35. Hvad er din/jeres generelle holdning til behandling af SMA? Herunder Spin-
raza, Zolgensma mm. Uddyb gerne. Szt gerne flere krydser.

Dt e gupser Qoadt med Spineaza som behandling Tl
berm ursder 6 ar.

Dt vil vamre podt, hvis aldersgrmnsen for Spinraza
haues

Jegivi er skeptiske aver for Spinraza.

Jaguvi er akeptioke over for Zolgansme

Jegivi er nersase for smerterme under
behandlirgen med Spinraza.

Jogswi ar nervese for bivirkninger ved behandling
med Spinraza, Zolgensma mm.

Jeg/¥i er uforstiende over for den heje pris pd
Spinraza, Zolgenesma mim.

Jegyvi pnsker en bahandling far alla aldra,

Uiyl gerne

o
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36. Hvor har du modtaget behandling?
Respandenter

Sverige o

Narga ]
Balglan

Hiollard

Tyakland

‘;5::::

0% 25% 0% 7% 100%
37. Hvor har dit barn modtaget behandling?
Respandenter
Danmark — &
Syerige | (% 0
Marga | O% il
Balglen | 0% ]
Haollard | 0% o
Tyakland | 0% ]
usa | 0% o
Andiet — 5
0% 25% 0% 75% 100%
38. Er behandlingen i udlandet selvfinansieret?
Respandenter
Ja | 0% o
e 1
Delviat Fnarsierst af staten | 0% ]
Har ikke rodtagel behandling i udlandet 18
Ardel 2
0% 25% 0% 5% 100%
39. Hvilken statte modtager du? Saet gerne flere krydser.
Respandenter
Hiselpeardminger o
Hiz=lpemidie 11
Overfarselsindkomaster 7
Jeg medtager ingen stelte | 0% /]
1% Z5% % 5% 100%
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40. Hvilken stette modtager dit barn/I, foraeldre? Sast gerne flere krydser.

Hietpeordning=: I 705

Himlpermidier | a0t

overfarsetsinghomter I 0%
Hanun madager ngen stane [N 10%
0% 25% 500 T5%

41. Hvilke stptteordninger modtager du?

Socialpedagogisk sieite [ NG 20%
Higramesvgepleerake | 0%

Hiammehjelp frenganing rmm,) [ 0%

ara-ardning | 0

Sratte til omiygning  |IREEG— (v
Botibud [N 0%
ande: [ 0%
% 5% 50% 5

42. Hvilke stptteordninger modtager dit barn?
Sorialpedagogisk sieite | NG 145
Higmraeygepleerske | 0%
Hemimshjaip | 0%
BEs-ardning | 0%
Stette fil cmbygning [N 14%
Botilbud | 0%
ander I T
& 25% 50 7%

43. Hvilke hjaelpemidler ger du brug af? Saet geme flere krydser.
Stok | 0%
Qricpmedisk fodiey | 0%

100%

100%

100%

e | 1%

Korsetter [ 9%
llibghandling | 0%
Ander [ <%
0% 2% 108 SN

Hvilke hjzelpemidler ger du brug af? Sat gerne flere krydser. — Andet:

+ Bil minibus

+ El-korestol, korset efter behov, el-seng, toilet med hejs, badestol, gribetang
+ BiPap, Lift, Badestol og hospitalsseng med glidelagen{master-turmer).

« Stol med elektrisk hejs pa arbejde

= respirator

44 Hvilke hjzelpemidler ger dit barn brug af? Saet gerne flere krydser.

Stok | 0%
ariepmdisk fodie! NG i

warestc! [ £

karsetter | 1%
Ibehanding |ININININIG 11%
ander I

0% 5% 80% %

Hvilke hj=elpemidler ger dit barn brug af? Szet gerne flere krydser. — Andet:

+ Speciel stol, lobacykel
» El cykel og stol @il hjemmet

« Cpap, cough assist, stastativ, badebriks, hospitalsseng, lift, sonde m. tilbehor, toiletstol mv,
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45. Hvilke overfarselsindkomster modtager du?
Fertidspension

Pensian

sl

Dagpengs

Kontanthjadp

Kompensation for tabt arkajdsfortjienesta

Kampensation for merudgiftes

:::::::|

o o o o o o o -

Andet

2

Pt S0% ThS. 1005,

46. Hvilke overfarselsindkomster modtager dit barn/I som foraeldre?

Kampensation for merudgifter | 0% 1]
Kompengation far 1at arbejdslenjenesie [ -7 2
ander [ - 1

s 5% S0% 5% 1001 %

47. Har diagnosen medfert en aendring i husstandens indkomst? Hvis ja, angiv
gerne ca. belab af a2ndringen i husstandens samlede indkomst far skat om
aret. Det kan for eksempel skyldes nedsat arbejdstid.
= 50000 kr. [ 4%
50.000 ke - 100.000 k. [N 15
100.000 ke. - 200.000 k. (IR 10%
= 200,000 kr. [ 5%
ingen sndring I 3%
Eut, uddybring I 24%

e 25% 0% Ti% 100%

th O = kI = WD

48. Hvilke udgifter har diagnosen medfert? Angiv gerne ca. belgb for
husstandens faktiske arlige udgifter, som diagnosen har medfert (fx

aktiviteter, sociale arrangementer, transport mm.)
= 10000 kr. I ;4% 5
100000 - 15,000 k. |GGG 7%
15,000 - 20.000 kr. [ 5%
20,000 - 25,000 kr. D 14%
= 25000 kr. (D 14%
Inpen merudgifter | 0%
andet | 24

s 2% H1% % TS

o oW W o=

h

49. Hvordan har SMA-diagnosen pavirket husstanden? Herunder socialt mm.
Eksempelvis begivenheder sasom fedselsdage, koncerter, fodboldkampe osv.

50. Ma vi kontakte jer for yderligere oplysninger?
Ja. Angly din mail |G 15 10
v | - 1

e 25% 0% Ti% 100%
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Bilag 2 - Mail fra Muskelsvindfonden

Hej igen

Gruppen hedder "Medicinsk behandling af SMA” og har 201 medlemmer i alt. Det er ikke kun mennesker, der selv har
SMA men ogsa parsrende og evrige med interesse for omradet som f.eks. mig selv.

Kriterierne for at kunne fa behandling med Spinraza, som det er i dag, indebeerer blandt andet, at man ikke ma veere
over 6 ar, nér det bevilges. Rationalet bag har veeret, at man kunne opna den mest signifikante effekt af behandlingen,
jo tidligere man satte ind, da det er et fremadskridende handicap i stadig forvaerring. Det betyder ikke, at man stopper
behandlingen, nar barnet bliver aeldre. For meningen er jo, at medicinen gerne skal forhindre handicappet i at udvikle
sig eller i det mindste udvikle sig markant langsommere med medicin end ellers. Og hvis man stoppede, ville dette jo
veere spildt.

Som lille ekstra information kan jeg for evrigt fortzelle, at det jo lige har vaeret i Medicinradet i sidste uge, der bestemte
at genoptage sagen formodentlig i Juni, da et tysk studie ved en prof. Hagenacker i foraret godtgjorde, at selv voksne
havde gavnlig effekt af behandlingen.

Og at EMA netop har godkendt genterapien med Zolgensma, sa den nok kommer til Medicinradet til behandling inden
for et ars tid.

Med hensyn til det sidste sparger jeg lige en af ergoterapeuterne i RCFM og vender sa tilbage.

God arbejdslyst.
Mange hilsner

Berit Byg
Sundhedspolitisk konsulent
Muskelsvindfonden

Kongsvang Alle 23
8000 Aarhus C
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Bilag 3 - Gennemsnitlige behandlingsrelaterede omkostninger for SMA -

type I, II og II

LP6'TEYS | C9L°LOES |TIL'6E610T |LV6'TEYS |918998°C | L9LBOY 6 | LV6'1EDS |EIL'8PLO | 099708 CI [e10L
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Lv6TS |0 Lv61S  [L¥6IS |0 LV61S | L6IS |0 LV61S | ywo sparaeorsSurpueyeg
000°08°S | STE'SIS [STES60'9 |000°08SS |629°0€0°T |629°019°9 | 000°08S'S | 0 000°085°S [eppruade]
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Bilag 4 - Antal SMA-patienter i Danmark

Fra: Annette Mahoney <anmo@rcfm.dk>

Sendt: 19. marts 2020 09:28

Til: Berit Byg <beby @muskelsvindfonden.onmicrosoft.com>
Emne: SV: de studerende

God morgen Berit

Haber solen ogsa skinner i det nordjyske.

Dejligt med nogle aktive studerende, der udnytter cornoatiden til vigtige sundhedsekonomiske studier.

De vil kunne finde de flest svar pa vores hjemmeside under diagnosebeskrivelserne med undtagelse af, hvor
mange der er pa de forskellige diagnoser. Sa jeg har lige tjekket status pa, hvor mange vi har pt.

Type 1 ca. 10 med forbehold for, at RCFM ikke far alle henvist, da nogle af dem desvaerre stadig er for svage til at
fa behandling og der inden, det er relevant at henvise.

Type 2 ca. 95

Type 3 ca. 80. Der kan ogsa vaere nogle af dem, vi ikke har, men mon ikke man som sundhedsekonomistuderende
kan fa adgang til nogle registre??

Det var alt herfra. Hav en rigtig god dag.

KH Annette
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Bilag 5 - Beregning af omkostninger
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