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Forord

| detta underlag genomlyser sakkunniggruppen fér Koagulationssjukdomar
vardomradet och lamnar sitt forslag till nationell hogspecialiserad vard
(NHV). Sakkunniggruppens huvuduppdrag &r att beskriva den eller de delar i
vardkedjan som &r aktuell for nationell hogspecialiserad vard samt rekom-
mendera hur manga enheter denna vard bor bedrivas pa. Sakkunniga ska ha
ett nationellt perspektiv med patientens basta som framsta malsattning. Pati-
entforetradaren bidrar med patient- och narstaendeperspektivet i sakkunnig-
gruppens arbete och star bakom forslaget. | enlighet med barnkonventionen
ska sakkunniggruppen tydliggora vilken paverkan forslaget har pa barn nar
sa ar relevant.

Sakkunniggruppens forslag remitteras oppet for synpunkter fran alla in-
tresserade. Justeringar i forslaget kan goras efter beaktande av remissyn-
punkterna. Genom att fa in synpunkter mojliggors en bredare konsekvensa-
nalys och en mer forankrad definition av vad som ska utgéra nationell
hogspecialiserad vard kan ga vidare i processen.

Infér Socialstyrelsens beslut om vad som ska utgéra nationell hogspeciali-
serad vard och pa hur manga enheter varden ska bedrivas, kommer &ven en
beredningsgrupp att lamna ett yttrande utifran underlaget, inkomna syn-
punkter och konsekvensanalysen.

Socialstyrelsen leder arbetet med att koncentrera mer av den hégspeciali-
serade varden pa nationell niva och ansvarar for arbetsprocessen for detta ar-
bete. Socialstyrelsen vill tacka alla som har deltagit i arbetet med att ta fram
detta underlag.

Thomas Lindén
Avdelningschef
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Forkortningar och ordlista

ATMP Advanced Therapy Medicinal Products

EMA European Medicines Agency/Europeiska
ldkemedelsmyndigheten

HCCC Hemophilia Comprehensive Care Center

HJHS Hemophilia Joint Health Score

NHV Nationell Hogspecialiserad Vard

NHVe Nationell Hogspecialiserad Vardenhet
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Sammanvagd beddmning

Sakkunniggruppen foreslar efter genomlysning av vardomradet Koagulat-
ionssjukdomar att det som framgar under rubriken nedan ska utgora nationell
hogspecialiserad vard och bedrivas vid tre enheter.

Detta bedoms vara vard som &r komplex, sallan forekommande samt kra-
ver en viss volym och multidisciplinar kompetens. Varden ar multidisciplinar
och berér manga specialiteter och yrkesgrupper, bland annat lakare med spe-
cialistkompetens inom koagulations- och blddningsrubbningar, barn- och
ungdomsmedicin, hematologi, internmedicin och klinisk kemi, samt sjuksko-
terskor, fysioterapeuter, psykologer och kuratorer.

| dag finns tre nationella koagulationsmottagningar i Sverige. Det finns ett
etablerat samarbete mellan dessa enheter och remittenterna fran olika delar
av Sverige. Dessa tre mottagningar har dock inget formellt nationellt upp-
drag. Farre enheter skulle sla sénder vélfungerande vardkedjor och leda till
for hog belastning pa kvarvarande enheter. Fler enheter skulle vara svara att
bemanna med ratt kompetens och riskera att fordyra varden.

Sakkunniggruppen finner att en formalisering av de befintliga nationella
koagulationsmottagningarna till nationella enheter for hogspecialiserad vard
Okar forutsattningarna for att sakra kvaliteten, patientsakerheten och kun-
skapsutvecklingen samtidigt som ett effektivt anvdndande av hélso- och sjuk-
vardens resurser kan uppnas.

Konsekvenserna av att koncentrera denna vard ar dvervagande positiva.
Sakkunniggruppen bedomer att akutsjukvarden inom detta omrade inte kom-
mer att paverkas namnvart jamfort med idag.

Sakkunniggruppen bedémer att omkringliggande omraden inte kommer att
paverkas i nagon storre utstrackning. Det kommer troligen bli en 6kad belast-
ning pa vissa specifika kirurgiska omraden, exempelvis neurokirurgi, allman-
kirurgi och ortopedisk kirurgi. Dock bedémer sakkunniggruppen att uppdelat
pa tre enheter kommer effekten pa narliggande omraden att vara begransad.
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Definition

Nedan foljer sakkunniggruppens forslag till definition av nationell hgspeci-
aliserad vard och pa hur manga enheter den ska bedrivas.

Foliande ska utgdra nationell hdgspecialiserad vard vid medfédd
blédningssjukdom:
1. Verifiering av diagnos samt riktad utredning vid misstanke om med-
fodd blédningssjukdom, med exempelvis genetiska och biokemiska
laboratorieanalyser.

2. Genetisk véagledning till patienter och potentiella anlagsbarare inkl.
genetisk utredning och prenatal diagnostik.

3. Klinisk beddmning av patienter med sékerstélld hemofili A eller B
eller svarare former av von Willebrands sjukdom.

4. Utredning infor och stéllningstagande till insattning och utséttning av
viss avancerad behandling.

5. Utredning och stéllningstagande infor kirurgi. Beslut om var akut-
och lagriskkirurgi ska utforas ska ske i samrad mellan nationell
hogspecialiserad vardenhet och patientens ordinarie vardgivare.

6. Elektiv hogriskkirurgi.

Foliande ska utgdra nationell hbgspecialiserad vard vid férvarvad
hemofili och von Willebrands sjukdom
1. Beslut avseende utredning, behandling och uppféljning ska tas i sam-
rad mellan nationell hogspecialiserad vardenhet och patientens ordi-
narie vardgivare.

Foljande ska utgdra nationell hdgspecialiserad vérd vid
avancerad vends frombossjukdom hos barn, exempelvis men inte
uteslutande sinustrombos, allvarlig trombofili eller oprovocerad
fromboembolism
1. Beslut avseende utredning, behandling och uppféljning ska tas i sam-
rad mellan nationell hdgspecialiserad vardenhet och patientens ordi-
narie vardgivare.

Fortydliganden till definitionen

» Med medftédda blédningssjukdomar avses exempelvis men inte uteslu-
tande: hemofili A och B och von Willebrands sjukdom, andra koagulat-
ionsfaktorbrister som ger 6kad blodningsrisk samt allvarliga trombocyt-
funktionsrubbningar.

+ Med svarare former av von Willebrands sjukdom avses hér typ 111, typ 11
och typ | med svarare blodningsfenotyp och/eller dar behandling med
koagulationsfaktorkoncentrat kan bli aktuellt.
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Med allvarlig trombofili avses medfédd Antitrombinbrist, Protein C brist,
Protein S brist eller bérarskap av dubbla trombofilianlag (homozygoti eller
compound heterozygoti for Faktor V Leiden och/eller Protrombingenmu-
tation).

Klinisk bedémning av patienten kan goras via fysiskt besok, telefon eller
digitalt besok.

Med avancerad behandling avses exempelvis faktorkoncentrat, annan spe-
cifik l1akemedelsbehandling (icke-faktorbaserad profylaktisk behandling)
och ATMP (cellterapi och genterapi etc.).

Med hogriskkirurgi avses kirurgiska ingrepp och interventioner dar even-
tuell blédning:

a) forvantas ge lokala allvarliga besvar, sasom luftvagsproblem vid kirurgi
i huvud/halsomradet, kompartmentsyndrom i ben, buk eller 6ga eller
neurologiska komplikationer vid blédning i skalle eller spinalkanal.

b) sker i haliga organ dar mottryck inte erhalles och darfor fortsatter av
den orsaken, till exempel i buk, thorax, backen, larben.

¢) sker fran valvaskulariserade organ, till exempel esofagus, mjalte, lever,
storre karl.

Avgransningar till definitionen

Basal blddningsutredning eller utredning av milda blédningssymtom be-
hover inte genomforas vid en nationell hogspecialiserad vardenhet.

Mild von Willebrands sjukdom utan uttalade blédningsbesvar behdver inte
rutinmassigt handlaggas vid en nationell hogspecialiserad vardenhet. En

sadan enhet ar en resurs for dessa patienter och kan anvandas for att séker-
stélla diagnos och uppratta behandlingsplaner samt for kunskapsspridning.

Trombocytopeni

Antal enheter

3 enheter
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Foljande foreslds for regionall
nivastrukturering:

Varje samverkansregion behover forstarkt kompetens kring folksjukdomar
inom trombosomradet, dven pa cancersidan. Sakkunniggruppen rekommen-
derar darfor upprattande av regionala mottagningar som kan svara pa dessa
fragor. Volymen av fragor gallande trombosproblematik ar for stor for att de
nationella hogspecialiserade vardenheterna ska ha kapacitet att besvara dessa.
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Vardomrdade

Nuldge

Vardomrdde

Medfédd blédningssjukdom

Medftdda blodningssjukdomar ar en grupp sjukdomar som orsakas av en
medfodd brist pa eller total avsaknad av en koagulationsfaktor, ett protein
som far blodet att levra sig. Hemofili A (brist pa faktor VIII) och B (brist pa
faktor IX) ar konskromosombundet nedarvda och forekommer frdmst hos
pojkar. Sjukdomen indelas i mild (lindrig), medelsvar (moderat) och svar
form. von Willebrands sjukdom férekommer hos bade méan och kvinnor och
vanligtvis i mild form, men det finns ett mindre antal personer som har svar
blédningsbendgenhet med mer uttalad tendens till blédningar. Det férekom-
mer dven andra former av blodningssjukdomar med brist pa andra koagulat-
ionsfaktorer eller nedsatt funktion hos blodplattarna (trombocytfunktionsde-
fekt).

Karaktaristiskt for medfodd blodarsjuka ar en benagenhet till langvariga
blodningar. De kan upptrada till synes spontant eller efter minimal skada.
Blédningarna intraffar oftast i leder och muskler men kan ocksa férekomma i
hud, slemhinnor och inre organ. Blddarsjuka i obehandlad form leder till all-
varliga skador i form av deformerade leder med grav inskréankning av rorlig-
heten, kroniska smartor, muskelfortvining och negativ paverkan pa hélsorela-
terad livskvalitet. Ledblédningarna kan férhindras genom regelbunden
behandling med den saknade koagulationsfaktorn (faktorkoncentrat) eller
med icke-faktorbaserade ldkemedel t.ex. emicizumab. Bldédningar behandlas
med faktorkoncentrat.

Svarighetsgraden av hemofili varierar fran att enstaka leder ar skadade och
rorligheten ar relativt bibehallen till att man anvander rullstol for forflyttning.
Livshotande blodningar kan uppsta efter yttre skada mot huvudet eller inre
organ. Blodningar, framfor allt i hjarnan, var tidigare den vanligaste dédsor-
saken hos personer med blédarsjuka, aven hos dem med lindriga former.
Mild hemofili A och B medfor vanligtvis inte spontana led- eller muskel-
blédningar och leder darfor séllan till bestdende rorelseinskrankningar. Sjuk-
domen upptacks ibland forst i vuxen alder, pa grund av att man far stora
blddningar i samband med operationer, tandutdragning eller olycksfall. Fak-
tornivan hos kvinnor med genvarianten (anlagsbarare) kan motsvara den som
ses vid mild hemofili och ge liknande blédningssymtom.

Vid svar och medelsvar von Willebrands sjukdom kan samma typ av blod-
ningar som vid hemofili A och B uppsta men framst blédningar i slemhinnor.
Det forekommer att blodningar uppstar fran nasan, tandkéttet, mag- och
tarmkanalen samt fran njurarna. Kvinnor med sjukdomen har ofta langa och
rikliga menstruationer, vilket kan leda till blodbrist (jarnbrist). I samband
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med en forlossning kan det uppsta blédningar som kraver behandling, liksom
vid missfall. Sérskild forlossningsplanering behdver gdras for kvinnor med
olika typer av blédarsjuka. Vid de olika formerna av blédarsjuka medfor
ocksa mindre kirurgiska ingrepp en risk for blédning. Operationer och
tandutdragning bor darfor planeras i samrad med behandlande koagulations-
lakare.

Diagnosen stalls med hjalp av blodprov som skickas till koagulationslabo-
ratorium. | familjer med kéand blodarsjuka tas vanligen prover pa nyfédda
pojkar. Hos halften av dem som hittills fatt diagnosen var sjukdomen dock
inte tidigare kand i familjen. For von Willebrands sjukdom finns inte nagot
enstaka test med vilket diagnosen kan stallas. Mangden och funktionen av
von Willebrandfaktor och faktor V111 samt eventuellt andra blodanalyser lig-
ger till grund for diagnostiseringen. Det forsta blodprovet tas ofta pa hem-
ortssjukhuset och sands till koagulationslaboratoriet for analys. Om provet
visar pa blodarsjuka gor en nationell koagulationsmottagning (hogspeciali-
serad koagulationsmottagning med multidisciplinart team) bekraftande
undersékningar och formedlar information. Beroende av diagnosfynd kan pa-
tienten bli aktuell for minst en forsta bedomning och oftast fortsatt uppfolj-
ning vid en nationell koagulationsmottagning. Vid hemofili A och B och vid
vissa typer av von Willebrands sjukdom kompletteras diagnosen med DNA-
analys.

| samband med att diagnos av blédningssjukdom stélls &r det viktigt att er-
bjuda genetisk vagledning. Det innebar information om sjukdomen och hur
den &rvs, samt en bedémning av sannolikheten for olika familjemedlemmar
att fa barn med samma sjukdom. Beroende pa arftlighetsgangen kommer fa-
miljemedlemmar ocksa att erbjudas provtagning for att bekréafta eller utesluta
sjukdomen. Om den genetiska avvikelsen &r kand i familjen och upprep-
ningsrisken beddms vara foérhojd kan anlagsbérar- och fosterdiagnostik erbju-
das, liksom i vissa fall preimplantatorisk genetisk diagnostik/testning
(PGD/PGT). Det ar viktigt att den genetiska véagledningen ges av specialister
inom omradet tillsammans med koagulationsspecialister fran en nationell
koagulationsmottagning da en samlad kompetens behovs for andamalet.

Svara former av blddarsjuka behandlas forebyggande med faktorkon-
centrat som innehaller den saknade koagulationsfaktorn och som ges som
intravenos injektion. Behandlingen kan ges i hemmet, pa ett sjukhus eller en
Gppenvardsmottagning nara hemorten. En komplikation till behandling med
faktorkoncentrat ar dock att antikroppar mot faktor V111 eller faktor IX kan
utvecklas.

Nyligen introducerades en icke-faktorbaserad profylaktisk behandling for
patienter med svar hemofili A. Ett antal 6vriga icke-faktorbaserade behand-
lingar prévas for narvarande och kan paverka den forebyggande behand-
lingen av patienter med hemofili A och B.

Genterapi for behandling av hemofili A och B har nu fatt europeiskt god-
k&nnande av den Europeiska lakemedelsmyndigheten (EMA). Flera kliniska
prévningar har genomforts dar resultaten visat 6kade faktornivaer hos majo-
riteten av behandlade patienter. Det finns dock relativt stora interindividuella
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skillnader i behandlingssvar vilket forsvarar forutsagbarheten av behand-
lingsresultat for den enskilde individen. Overgaende stegring av leverenzy-
mer har ocksa noterats hos en del behandlade patienter dar immunsupprime-
rande lakemedel i form av i forsta hand steroider blir aktuellt.
Genterapibehandlingens langtidseffekt och hallbarhet &r inte helt klarlagd.

For barn med svar blodarsjuka startas forebyggande behandling redan vid
ett ars alder, helst innan barnet har fatt sin forsta ledblédning. Aven vid mo-
derat blddarsjuka ges ofta forebyggande behandling, men startas senare, oft-
ast fran 2-3 ars alder. Samtliga faktorkoncentrat ges genom intravends in-
jektion. Foraldrarna far lara sig att ge den intravendsa behandlingen (s.k.
sticktraning) pa nationell barnkoagulationsmottagning eller pa barnmottag-
ning pa hemorten, som i sa fall far handledning via den nationella barn-
koagulationsmottagningen. Processen for foraldrarna att lara sig att sjalvstan-
digt skota behandlingen i hemmet tar oftast 6-12 manader. De barn som inte
kan behandlas med faktorkoncentrat pa grund av att det ar svart att finna ve-
ner eller radsla kan fa medicinen via en subkutan venport. Barnen lar sig oft-
ast injektionstekniken vid 10-13 ars alder med malsattning att kunna skéta
sin behandling mer sjélvstandigt. Sedan den icke-faktorbaserad behandlingen
emicizumab godkants vid svar hemofili A finns nu ett subkutant behand-
lingsalternativ som foraldrar som ej genomgatt sticktraning kan skéta i hem-
met efter 2-5 injektioner, ofta redan fran 6 manaders alder. Emicizumab an-
vands dven till aldre barn med hemofili A om det av olika skal ar svart att fa
den intraventsa behandlingen att fungera. Profylaktisk behandling innebdr att
barn med sjukdomen idag i stort sett kan leva som de flesta andra barn och
delta i vanliga aktiviteter i férskolan och skolan. Den férebyggande behand-
lingen fortsatter i vuxen alder och anpassas efter livsstilen och riskerna for
blédning.

De som under uppvaxtaren har haft manga ledblodningar, inte har fatt mo-
dern behandling och dar den férebyggande behandlingen har startat sent, har
forandringar av varierande svarighetsgrad i flera stora leder. Detta galler i
manga fall barn och vuxna som har invandrat till Sverige fran omraden utan
tillracklig tillgang till faktorkoncentrat.

Fysioterapeuten (sjukgymnasten) ar en viktig del i teamet kring patienten.
Forebyggande fysisk traning ar viktigt for att starka muskulaturen och
minska risken for aterkommande blodningar. Vid sméartsamma ledskador an-
vands smértstillande och/eller inflammationsddmpande lakemedel. Vid kro-
nisk smarta (langre an tre-sex manader) behovs kontakt med ett smartteam.

Vid manifesta ledskador behdvs dven aterkommande kontroller av en orto-
ped, och vid svara ledsmértor, rérelseinskrankning eller felstallning kravs ki-
rurgisk behandling. Infor en operation gérs en behandlingsplan i samrad med
en ortopedisk Kirurg som har erfarenhet av blddarsjuka och en hemofilispeci-
alist. Under operationerna behovs extra faktorkoncentrat, beréknat individu-
ellt utifran hur kroppen omsatter lakemedel och ingreppets art. Fysioterapi &r
ofta en viktig del i rehabiliteringen efter operationer.

De mindre valkénda formerna av arftliga blédningsrubbningar med speci-
fik faktorbrist inkluderar faktor I, V, V+VIII, VII, X, XI, Xl samt
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fibrinogenbrist. Dessa former &r nastan alla autosomalt recessivt neddrvda
och forekommer i en frekvens fran ca 1 fall per 0,5 miljoner invanare till 1
fall per 1-2 miljoner invanare. FXI- och FVII-brist ar de vanligaste formerna.
Eventuell arftlighet och strukturerad kartléggning av patienternas blédnings-
symtom dr viktig. Lindriga symtom kan ofta behandlas med tranexamsyra,
som motverkar fibrinolysen, medan man vid de svarare formerna kan behova
ersatta den faktor som saknas. Detta gors i sa fall med plasma och/eller speci-
fika faktorkoncentrat.

Arftliga svara rubbningar av trombocytfunktionen &r ovanliga men viktiga
att kdnna till och utgors av i forsta hand s.k. storage pool deficiencies (SPD),
Glanzmanns trombasteni och Bernard-Souliers syndrom. Diagnostiken sker i
forsta hand via aggregationstester samt flédescytometri, men genetisk dia-
gnostik anvénds alltmer for verifiering av diagnos och genetisk végledning.
Blodningssymtomen kan vara mycket allvarliga och svarbehandlade.

Férvarvad blédningssjukdom

Forvarvade blodningsrubbningar kan uppkomma av manga olika anled-
ningar. De forvarvade rubbningar som sakkunnighetsgruppen anser bor inga i
vardomradet for nationell hogspecialiserad vard ar de mer ovanliga formerna
orsakade av en specifik hdmning och/eller nedreglering av en enskild koagul-
ationsfaktor, inklusive von Willebrands faktor.

I princip kan alla koagulationsfaktorer paverkas, men foretradesvis ar det
koagulationsfaktor V111 som drabbas via en autoimmun antikroppsprodukt-
ion, sa kallad forvarvad hemofili A. Incidensen av detta tillstand &r ca 1,5 per
1 000 000 invanare och ar. Foretradesvis drabbas aldre individer, men en
mindre incidenstopp ses &ven hos kvinnor i samband med graviditet. Den kli-
niska bilden &r ofta typisk med utbredda subkutana blédningar hos en person
utan kand arftlighet pa blodningssjukdom och utan tidigare onormala blod-
ningsbesvar. Laboratoriemassigt & APTT forlangd, men PK(INR) och trom-
bocyter normala. Diagnosen konfirmeras pa koagulationslaboratoriet via lag
faktoraktivitet i plasma samt pavisande av specifika antikroppar mot den en-
skilda faktorn. Behandlingen av detta tillstand, som é&r allvarligt och associe-
rat med forhallandevis hog mortalitet, bestar bl.a. avimmunsuppression for
att minska antikroppsproduktionen samt olika typer av faktorkoncentrat for
att stoppa pagaende blodningar.

Forvarvad von Willebrands sjukdom kan ocksa upptrada och ses da oftast i
samband med nagon kardiovaskular sjukdom eller hematologisk malignitet.
Genesen kan vara mekanisk och/eller immunologisk. | forsta hand k&nne-
tecknas tillstandet av slemhinneblddningar och handlaggningen ska i forsta
hand inrikta sig mot grundsjukdomen. Aven har kan dock t.ex. hemostatisk
behandling med faktorkoncentrat bli aktuellt for att stilla blédningar.

Avancerad vends frombossjukdom hos barn

Vends tromboembolism forekommer hos cirka 5/100 000 barn, se avsnittet
Vardvolymer nedan, jamfért med 100-150/100 000 hos vuxna. Siffrorna for
antal barn som insjuknar i lungemboli &r valdigt osékra och varierar i olika
aldersgrupper (0,5-8,6 av 100 000 barn anges). Av de barn som insjuknar i
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lungemboli avlider cirka 2 procent till foljd av sjukdomen. Cirka 95 procent
av barnen med vends tromboembolism har en eller flera bakomliggande risk-
faktorer for blodpropp. Den vanligaste riskfaktorn for trombos hos barn ar
central infart men flera andra riskfaktorer finns sasom hjartsjukdom, infekt-
ion, malignitet, nefrotiskt syndrom, kirurgi, k&rlmissbildningar och &rftlig
risk for trombossjukdom. I samband med sjukhusvard ar incidensen for ve-
nds tromboembolism 580/100 000 hos barn. Recidiv av sjukdomen férekom-
mer aven hos barn, och de kan utveckla posttrombotiskt syndrom med kvar-
stadende komplikationer med smarta och svullnad mm i det drabbade omradet.
Central sinovends trombos drabbar cirka 0,4-0,7/100 000 barn. Cirka 4-10
procent avlider och 25-50 procent kommer att ha sekvele efter genomgangen
sinustrombos.

Tromboembolisk sjukdom behandlas med antikoagulantia i syfte att opti-
mera kroppens forutsattningar att l6sa upp blodproppen, forhindra aterfall
och minska risken for komplikationer. Vid livshotande tillstand kan &ven
upplésning av blodproppen med trombolytisk behandling bli aktuell. Lokal
trombolys, trombektomi och trombosaspiration har borjat anvandas alltmer
till vuxna med allvarlig tromboembolism, men anvands dannu valdigt sallan
till barn. De flesta vuxna med tromboembolism behandlas med direktver-
kande orala antikoagulantia (DOAK). Fér barn har annu bara tva av dessa
preparat blivit godkanda, och det forst under de senaste tva aren, varfor erfa-
renheten av dessa behandlingar for barn dnnu &r begransad. Doseringsstrate-
gier skiljer sig at mellan barn och vuxna for dessa lakemedel.

Sammanfattning

Den vard som utifran sakkunniggruppens genomlysning foreslas att koncen-
treras nationellt beskrivs ovan under rubriken Definition. Dessa atgarder ar
komplexa eftersom det kravs ett multidisciplinart team runt patienten och
dess familj for bl.a. diagnostik, genetisk vagledning och framtagande av
vard/behandlingsplan. Forlossning, kirurgiska atgarder och annan medicinsk
behandling bor planeras och eventuellt utforas vid ett specialistcenter for blo-
darsjuka, ett s.k. koagulationscenter. For att mojliggéra en god vard for pati-
entgruppen kravs insatser fran exempelvis ldkare med specialistkompetens
inom koagulations- och blédningsrubbningar, barn- och ungdomsmedicin,
hematologi, internmedicin, radiologi/intervention och klinisk kemi, samt
sjukskoterskor, fysioterapeuter, psykologer och kuratorer, vilket gor varden
multidisciplindr.

Vardvolymer

For att beskriva vardvolymer har vi anvant oss av unika patientbesok inom
slutenvard eller specialiserad 6ppenvard enligt Patientregistret, i kombination
med information fran Lakemedelsregistret samt Registret 6ver totalbefolk-
ningen.

Antalet unika patientbesdk med diagnoskod for hemofili A (D669), hemo-
fili B (D679) eller von Willebrands sjukdom (D680) sammantaget har suc-
cessivt okat mellan 2002 och 2021, fran 321 kvinnor/526 man till 578

KOAGULATIONSSJUKDOMAR
SOCIALSTYRELSEN

12(31)



SOCIALSTYRELSEN Dnr 15958/2022 13(31)

kvinnor/907 man. Den mest tydliga procentuella 6kningen &r bland patienter
over 65 ar, som nara tredubblas fran 39 kvinnor/62 man 2002 till 118 kvin-
nor/157 man 2021 (Figur 1). Detta visar att patienter med medfodd blédar-
sjukdom idag har en ndra normal forvantad livslangd, som en féljd av bland
annat sékrare behandlingar och béattre skydd mot blédningar, och darmed blir
allt aldre. Samtidigt innebér det en ny utmaning for sjukvarden, da aldre blo-
darsjuka ocksa drabbas av vanliga aldersrelaterade sjukdomar som till exem-
pel hjartinfarkt och stroke, dér sarskild hansyn behover tas till deras 6kade
blodningsrisk vid behov av trombocyth&mmande eller antikoagulerande be-
handling.

Figur 1. Hemofili eller von Willebrands sjukdom

Antal unika personer med diagnos hemofili eller von Willebrands sjukdom vid besok i slutenvard eller
specidliserad 6ppenvard under perioden 2002 - 2021 uppdelat pd tre dlderskategorier.
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Kalla: Patientregistret, Socialstyrelsen

Tromboser hos barn har definierats som férekomst av diagnoskod for
lungemboli (126), djup ventrombos (180.1-3), portavenstrombos (181), si-
nustrombos (167.6) eller annan vends emboli och trombos (182), med efter-
foljande lakemedelsuttag fran apotek inom 3 manader avseende anti-
koagulantia, ATC kod BO1AA, BO1AB, BO1AE, BO1AF eller BO1AX, hos
barn upp till 18 ar gamla. For varje barn raknas bara den forsta trombosen,
som redovisas det ar den intraffade, och antalet tromboser delas med antalet
barn i Sverige for respektive ar. Over tid 4r trombosincidensen hos barn
ganska stabil, och &r i genomsnitt cirka 5 per 100 000 barn och ar, med hogre
risk for trombos hos flickor an hos pojkar (Tabell 1).
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Tabell 1. Antal och andel unika personer med trombosdiagnos med efterfoljande anti-
koagulantiabehandling i Sverige uppdelat pa artal och kon.

Riket
. Antal per
Ar Kén  Antal 100 000

Flickor 104 52
2006-2007 .

Pojkar 74 3.5

Flickor 124 6,2
2008-2009 .

Pojkar 66 3.1

Flickor 90 4,5
2010-2011 .

Pojkar 63 3.0

Flickor 104 52
2012-2013 .

Pojkar 83 3.9

Flickor 926 4,7
2014-2015 .

Pojkar 84 3.9

Flickor 118 5,6
2016-2017 .

Pojkar 82 3.6

Flickor 140 6,4
2018-2019 .

Pojkar 121 52

Flickor 132 579
2020-2021 .

Pojkar 129 54

Flickor 9208 55
Totalt

Pojkar 702 4,0

Aterfall i trombos, definierat som ny trombosdiagnos utan uttag av anti-
koagulantia inom 6 manader innan, ar mycket ovanligt innan 18 ars alder.
Mellan 2006-2021 drabbades totalt 71 flickor och 91 pojkar av detta, det vill
sdga i genomsnitt knappt 11 barn per ar.

Hos barn gors néstan alltid trombofiliutredning nér de har drabbats av ve-
nds tromboemboli. Dock ar primér trombofilidiagnos ovanligt i patientregist-
ret och det &r oklart i vilken utstrdckning denna diagnoskod satts, &ven om
trombofili pavisas vid utredning av vends tromboembolism. Totalt 211 barn
har fatt en sddan diagnos mellan 2006-2021, i genomsnitt ca 14 barn per ar.
Av dessa dr APC-resistens Kklart vanligast (55,7%) motsvarande ca 8 barn,
medan mer allvarliga trombofilidiagnoser &r ovanliga, antitrombinbrist 8,8%,
protein S brist 7,6% samt protein C brist 6,5%, motsvarande ca 1 barn var-
dera per ar (Figur 2).
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Figur 2. Primdr trombofilidiagnos, rangordning
Rangordning av primdr trombofilidiagnos hos 211 barn 0-18 ar, &r 2006-2021.
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Kdalla: Patientregistret, Socialstyrelsen.

Forvarvad trombofili ar mycket ovanligt. Totalt har endast 58 barn fatt sadan
diagnos mellan 2006-2021, knappt fyra barn per ar. Vanligaste diagnosen ar
antifosfolipidantikroppssyndrom (44,7%), foljt av lupus antikoagulans
(21,2%).

Organisation

Det finns tre nationella koagulationsmottagningar for personer med blodar-
sjuka i Sverige (Stockholm, Goteborg och Malmg). Dessa tre mottagningar
har dock inget formellt nationellt uppdrag. Vid dessa mottagningar bedrivs
vard for bade barn och vuxna i nara samarbete. Den pediatriska delen av
mottagningarna bendmns barnkoagulationsmottagning. De nationella koagul-
ationsmottagningarna har beredskapsjour for vuxna och barn tillganglig per
telefon dygnet runt.

Idag remitteras patienter fran samtliga regioner till nagon av de tre befint-
liga nationella koagulationsmottagningarna for diagnostik, insattande av be-
handling och/eller utfardande av behandlingsriktlinjer samt uppféljning vid
misstankt eller kand blédningssjukdom. Idag fungerar denna struktur gene-
rellt bra, sérskilt vid hemofili och von Willebrands sjukdom, och de nation-
ella koagulationsmottagningarna och koagulationsjourerna ér valkénda for
regionerna. Fordréjning av diagnos eller att hemklinik avstar att remittera till
nationell koagulationsmottagning kan dock ske vid ovanliga blédningsrubb-
ningar, inkl. svar trombocytfunktionsdefekt.

Det finns rutiner kring framtagande av individualiserade behandlingsrikt-
linjer for hemostatisk behandling i samband med kirurgi, inkl. remittering till
kirurgisk enhet i anslutning till nationell koagulationsmottagning (sérskilt in-
for hogspecialiserad kirurgi). Det forekommer dock att kirurgisk klinik pa
hemorten och/eller pa universitetssjukhus inte remitterar patient med blodar-
sjuka till sadan enhet for att genomga ingrepp, eller foljer behandlingsplan
fran nationell koagulationsmottagning for hemostatisk behandling i samband
med ingrepp. Detta riskerar leda till allvarliga, inkl. livshotande,
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komplikationer eftersom Kirurgi vid blodarsjuka forutsatter koagulationsléke-
medel, access till koagulationsanalyser for att monitorera behandling, till-
gang till hemofiliteam och kirurger med vana av blodarsjuka, etc.

Forlossningsriktlinjer for kvinnor med anlag for blddarsjuka eller kvinnor
med nagon form av blodarsjuka utfardas vid de nationella koagulationsmot-
tagningarna och med stod av dessa kan forlossningar i de flesta fall ske utan-
for sjukhus med hemofilicenter. Det férekommer dock att kvinnor med kénd
blddarsjuka i slakten inte hor av sig till en nationell koagulationsmottagning
under graviditeten eller att modravarden inte kanner till att sarskilda forloss-
ningsriktlinjer behovs. Detta kan leda till blédningskomplikationer for bade
mor och barn som kunnat forebyggas.

Varden medfér hoga kostnader i och med att de avancerade behandling-
arna, inkl. faktorkoncentrat, ar dyra. Vid otillracklig hemostatisk behandling
kan komplikationer i form av t.ex. ledskador leda till behov av ortopedisk
ledkirurgi, forlorad arbetsinkomst och hdga omvardnadskostnader.

Varden av barn med vends tromboembolism skiljer sig at mellan olika var-
denheter och regioner. Barnkoagulationskonsulterna och vuxenkoagulations-
jourerna vid de tre nationella koagulationsmottagningarna i Stockholm, Géte-
borg och Malmé blir ofta konsulterade om utredning, behandling och
uppfoljning, sérskilt vid pavisad allvarlig trombofili. Tondringar med vends
trombos och tydligt utlésande faktor tas dock om hand pa olika vardnivaer,
inkl. vardcentral, narakut, internmedicin och barnklinik. Det &r i dag oklart
om alla barn och ungdomar far adekvat utredning och uppféljning efter djup
ventrombos. For de barn som behdver warfarin saknas pa manga sjukhus
kompetens rérande denna behandling pa barnklinik och vuxenkardiologer,
vuxenhematologer, internmedicinare eller distriktslakare kan darfor vara pri-
maért ansvariga for warfarindoseringar, vilket riskerar att barnaspekter inte
beaktas. Det finns lokala PM for tromboembolim hos barn och ungdomar pa
alla tre nationella barnkoagulationsmottagningar och ett nationellt PM fram-
taget av Svensk Barnkoagulationsforening beréknas publiceras inom kort.

Internationell utblick

Hemofilivardens organisation, vilken aven inbegriper von Willebrands sjuk-
dom och 6vriga blodningsrubbningar, skiljer sig at i varlden. | de nordiska
landerna samt i vissa andra lander finns endast nagra enstaka nationella cen-
ter. 1 Norge finns ett center for hemofili och andra svarare former av éarftlig
blédningsrubbning. I andra lander finns manga vardenheter som har ansvar
for samt handlagger hemofilisjuka patienter.

| ett forsok att sékerstélla en hog kvalitet i varden har den europeiska sam-
arbetsorganisation European Association for Haemophilia and Allied Disor-
ders (EAHAD) utarbetat ett certifieringssystem med Kriterier for att man ska
fa kalla sig Hemophilia Comprehensive Care Center (HCCC) eller Hemophi-
lia Treatment Center (HTC). Det behdvs ett visst antal patienter med den sva-
rare formen av sjukdomen for att man ska fa tillrackligt bred verksamhet med
kompetens att kunna hantera olika aspekter av sjukdomen pa ett optimalt och
patientsékert sétt. Dartill podngteras vikten av ett ndra samarbete med ett
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specialiserat koagulationslaboratorium eftersom modern hemofilibehandling
stéller hoga krav pa korrekt diagnostik och monitorering. Hur den optimala
strukturen av hemofilivarden ser ut i respektive land har under de senaste
aren ytterligare aktualiserats i och med kliniska studier och introduktionen av
ATMP — i fallet hemofili i forsta hand genterapi som nyligen accepterats av
EMA som ett medicinskt behandlingsalternativ vid svar hemofili A samt
hemofili B. | detta fall har en s.k. hub-and-spoke model diskuterats dar end-
ast vissa center i ett land har den kompetens och de forutsattningar som krévs
for att ge viss avancerad behandling (hub), men dar uppféljningen sedan kan
ske vid och/eller i samarbete med annat hemofilicenter (spoke).

Kombinerade barntrombos- och hemostasenheter har rekommenderats in-
ternationellt for att sakerstélla utbildning inom barnkoagulation. Det finns
dock inga vedertagna internationella rekommendationer for hur varden av
barn med vends trombos bor organiseras. Aven internationellt sker vérd av
barn med avancerad vends trombos vid specialiserade pediatriska trombos-
och hemostasenheter eller vid barnmedicinska, barnhematologiska eller barn-
onkologiska kliniker. For att 6ka kompetensen och férbattra behandlingen
vid trombos hos barn bildades International Pediatric Thrombosis Network
(IPTN) 2017 pa initiativ av en arbetsgrupp inom International Society on
Thrombosis and Hemostasis (ISTH-SSC). Idag &r 98 center i 29 lander an-
slutna, inkl. tva barnkoagulationsenheter i Sverige. Alla tre barnkoagulations-
enheter kommer under 2023 att ansluta sig till Thromb-PED registret som &r
ett associerat register for att samla data om barntromboser och dess behand-
ling samt utgdra plattform for internationella forskningssamarbeten.

Framatblick

Varfoér nationell hégspecialiserad vard?

Sakkunniggruppen anser att en formalisering av de tre nationella koagulat-
ionsmottagningarna inom NHV-systemet &r av stort varde eftersom det dkar
forutsattningarna for uppratthallande och utveckling av kompetens hos perso-
nalen och verksamheten i stort samt mojliggor en hogkvalitativ och uppdate-
rad kunskapsspridning inom koagulationsomradet.

Arftliga blodningsrubbningar ar i manga fall sjukdomar som orsakas av fel
pa en gen och brist pa ett protein. Detta gor att dessa sjukdomar i manga fall
lampar sig for nya innovativa behandlingsalternativ. Utveckling av bl.a.
ATMP kommer att fortsétta och det ar darfor av stor vikt att bibehalla spets-
kompetens i handl&dggningen av dessa patienter — inte minst for att folja och
registrera eventuella langtidseffekter pa ett adekvat satt. Dartill att fortsatt
kunna erbjuda alla patienter en jamlik, saker och kostnadseffektiv vard.

Ett tydligare nationellt uppdrag for de nationella barnkoagulationsmottag-
ningarna att fungera som kompetenscenter vid avancerad tromboembolism
skulle kunna starka denna vardkedja for barn och ungdomar. Detta skulle
skapa battre forutsattningar for utvecklande av diagnostik, ordnat inférande
av nya antitrombotiska lakemedel och ge forutsattningar for att utveckla
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metoder for t.ex. trombektomi/trombosaspiration sa att de kan anvandas pa
ett sékert sétt dven for barn.

Att koncentrera aktuell vard pa nationell niva skulle 6ka incitamentet for
att aterinfora en specialitet inom koagulations- och blédningsrubbningar.
Detta bedoms vardefullt for att tillforsakra hog kompetens for framtiden.
Detsamma galler att verka for att inrétta fortbildning for sjukskodterskor inom
koagulation. Detta finns inte idag, men patientgruppen i sig har ett stort be-
hov av kunniga sjukskoterskor som kan stétta dem i deras vard.

Resonemang kring antal enheter

I dag finns tre nationella koagulationsmottagningar i Sverige som alla ar cer-
tifierade enligt HCCC. Dessa har kompetens och kapacitet att utreda och
hélla i behandling for patienterna med blodarsjuka och har ett tatt samarbete
inom ramen for Svenska Hemofiliregistret (Swedish National Registry for
Bleeding Disorders) och Svensk Barnkoagulationsférening. Svenska Hemo-
filiregistret, som &r ett nationellt kvalitetsregister certifierat av SKR, omfattar
i dagsléget ca 2 000 patienter med hemofili A, B och von Willebrands sjuk-
dom. De tre nationella koagulationsmottagningarna som idag bedriver hemo-
filivard ar anslutna till registret och finns representerade i styrgruppen. Re-
gistret publicerar arligen en arsrapport som finns tillganglig digitalt via
hemsidan svenskahemofiliregistret.se.

Det finns ett etablerat samarbete mellan de tre nationella koagulationsmot-
tagningarna och remittenterna fran olika delar av Sverige. Farre enheter
skulle sl& sonder valfungerande vardkedjor och leda till for hog belastning pa
kvarvarande enheter. Fler enheter skulle vara svara att bemanna med ratt
kompetens och riskera att fordyra varden. Vid alla tre nationella koagulat-
ionsmottagningar finns forutsattningar for att ge genterapi och skoéta uppfolj-
ningen efter avancerade behandlingar.

Barnkoagulationsenheterna vid de tre nationella koagulationsmottagning-
arna ger redan idag rad vid avancerad tromboembolism och har kompetens
for radgivning och bedémning av trombofiliutredningar samt optimering av
antikoagulantiabehandling. De tre enheterna har dven inom detta omrade ett
bra samarbete som kan bidra till att starka denna vard. Att minska antalet en-
heter riskerar leda till 6verbelastning pa kvarvarande enheter.

Forslag till vérdkedja/flode

De nationella hogspecialiserade vardenheterna (NHVe) kan engageras pa
flera olika satt. Nedan ges exempel pa olika vagar:

1. Blodningsutredning utford av hematolog/barnlakare pa hemortssjukhus
pavisar hemofili A eller B, svarare form von Willebrands sjukdom eller
annan arftlig blédningsrubbning. NHVe kontaktas per telefon eller kon-
sultremiss for samrad om vidare diagnostik och uppf6ljning.

2. Kompletterande utredning av patient med oklara, svara blédningssym-
tom dér initial utredning utfallit negativ.
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3. Gravid kvinna i familj med k&nd hemofili. Prenataldiagnostik samt pla-
nering av forlossning sker i samrad med NHVe.

4.  Oprovocerad vends trombos diagnosticerad hos barn. NHVe kontaktas
per telefon eller konsultremiss for samrad om vidare utredning, behand-
ling (inkl. behandlingstid) och uppf6ljning.

Patienter som ryms inom punkt 1 och 2 kan behdva komma till NHVe for att
utredas och verifiera diagnos alternativt for att utredas vidare. NHVe upprét-
tar en vardplan dar det framgar hur och var patienten ska foljas och omhan-
dertas. Av planen bor det ocksa framga hur patienten ska omhéandertas vid
exempelvis kirurgi och vilken typ av kirurgi som ska utforas pa en NHVe.
Detta for att kunna planera optimalt gallande det pre-, peri- och postoperativa
omhéandertagandet vare sig det sker pa hemortssjukhus eller pa NHVe.

Gallande punkt 3 sa behéver NHVe kontaktas for att gora en forlossnings-
plan. Denna kan innebéra att kvinnan behover foda pa en NHVe eller att hon
kan foda pa hemortssjukhuset.

Det behdvs &ven regionala center for det lokala omhéndertagande av pati-
enter for att underlatta flodet och samarbetet mellan hemortsregionen och
NHVe, exempelvis vid mindre operationer eller andra atgarder samt akuta
bedémningar vid blodning. Omhéandertagandet behover ske i samrad med
NHVe.
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Sarskilda villkor

Nedan foljer sakkunniggruppens forslag till sérskilda villkor. Namnden for
nationell hogspecialiserad vard beslutar om vilka sérskilda villkor som ska
galla for tillstanden. De generella villkoren regleras i Socialstyrelsens fore-
skrifter (HSLF-FS 2018:48) om nationell hogspecialiserad vard. Sakkunnig-
gruppen ansvarar for att ta fram forslag till sarskilda villkor for respektive
omrade. Forslagen ska aterspegla definitionen och i viss man vara végle-
dande vid tilldelning av tillstand. De foreslagna sarskilda villkoren for aktu-
ellt tillstand kan komma att justeras av namnden nar beslut om tillstand fatt-
tas. All halso- och sjukvard ska ha den personal, de lokaler och den
utrustning som behovs for att kunna ge patienterna god vard (5 kap. 28 hélso-
och sjukvardslagen (2017:30).

Nedan forslag pa sarskilda villkor gallande personal, resurser och forutsatt-
ningar som kravs for att bedriva nationell hdgspecialiserad vard inom det de-
finierade omradet ska vara i enlighet med dessa lagar.

De villkor som anges under respektive rubrik ska vara unika saker som det
definierade omradet kraver. Vard/kompetens/utrustning som tillhor standard-
utbudet och finns pa alla sjukhus i Sverige behover inte framga som ett sar-
skilt villkor.

Kritisk personalkompetens

Samtliga specialister/professioner i det multidisciplindra teamet ska ha speci-
fik erfarenhet/kunskap/kompetens inom det definierade omradet:

* Specialistlakare inom barn- och ungdomsmedicin

 Specialistlakare inom exempelvis koagulations- och blédningsrubbningar,
hematologi, internmedicin eller annat relevant specialistomrade

 Sjukskoterska (barn/vuxen)
 Fysioterapeut
+ Specialistlakare inom klinisk kemi

Andra kompetenser eller forutsattningar for att
varden inom det definierade omrddet ska kunna
bedrivas

Har beskrivs behov av andra kompetenser, medicinska omraden eller vard-
atgarder som inte ar definierade som NHV, men som maste finnas for att
vard inom definitionen ska kunna bedrivas. Det kan exempelvis galla tillgang
till akuta konsultationer inom nagot omrade, nagon sarskild behandling som
behdver finnas eller tillgang till annan resurs (lekterapi etc.). Dessa behover
ej finnas att tillga fysiskt pa samma sjukhus som NHVe, men en ansokande
enhet behdver kunna visa hur de ska sakra att dessa omraden finns tillgang-
liga for en 6verskadlig tid.
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Farmaceut

Specialistlékare inom ortopedi

Specialistlékare inom obstetrik och gynekologi

Specialistlékare inom klinisk genetik

Specialistlédkare inom medicinsk gastroenterologi och hepatologi
Specialistlékare inom infektionssjukdomar

Smartteam

Specialistlékare inom radiologi med inriktning mot intervention
Psykolog, kurator

Kritisk utrustning eller lokaler

Har ska det framga om det ar nagon typ av utrustning som inte tillhor stan-
dardutbudet pa ett sjukhus som behdvs for att diagnosticera och/eller varda
patienter inom definitionen. Endast om utrustningen/lokalen ar ovanlig eller
starkt kopplad till definitionen ska den anges.

Specialkoagulationslaboratorium
Hybridsal
ATMP-facilitet

Ovriga villkor

NHVe ska uppratta vardplan for patienter med sékerstalld hemofili A eller
B eller svarare former av von Willebrands sjukdom.

NHVe ska uppratta behandlingsriktlinjer samt uppféljningsplan nar det
galler viss avancerad behandling, inkl. var kontroller av sadan behandling
ska goras.

NHVe ska uppratta behandlingsplan pre-, peri- och postoperativt, inkl.
monitorering avseende hemostas hos patienter med kand hemofili A eller
B eller svarare former av von Willebrands sjukdom.

NHVe ska uppratta forlossningsplan fér moder med anlag for eller kéand
blédningssjukdom (t.ex. von Willebrands sjukdom), inkl. riktlinjer for att
forhindra komplikationer for barnet i samband med forlossningen.

NHVe ska ansvara for att det finns koagulationskonsult tillgénglig fér
akuta fragestallningar.

NHVe ska verka for att sprida kunskap om vardomradet genom t.ex. kon-
ferenser eller utbildningar.

NHVe ska bidra till att forskning, inkl. kliniska prévningar, inom det aktu-
ella sjukdomsomradet bedrivs.

NHVe ska verka for strukturerad uppféljning av vardomradet, t.ex. genom
kvalitetsregister.
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« NHVe ska verka for framtagning av vardprogram inom det definierade
omradet.

+ NHVe ska samverka med patientférening inom omradet i syfte att sprida
kunskap om vardomradet.
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Konsekvensanalys

Nedan foljer sakkunniggruppens konsekvensanalys av sitt forslag till att kon-
centrera definierad vard.

De forslag som utarbetas inom arbetsprocessen for nationell hogspeciali-
serad vard och som ber6r barn tar hansyn till barnens perspektiv, oavsett om
barnen &r ursprunglig eller indirekt malgrupp for forslaget och dess konse-
kvenser. Barnkonventionen® slar bland annat fast att alla barn &r lika vérda
och har samma rattigheter, att barn har ratt till liv och utveckling och rétt till
halsa och sjukvard. Barn har ocksa ratt att respekteras for vad de tycker och
tanker. Barnets basta ska alltid komma i forsta hand.

Socialstyrelsens beslut foregas av en bred remiss och beredning for att sa-
kerstalla att koncentration av den foreslagna varden inte ska ge stora negativa
konsekvenser for halso- och sjukvardssystemet. Beredningsgruppen (B1) ut-
gar fran sakkunniggruppernas underlag och remissvaren for att géra en ver-
gripande analys av systemeffekterna, framforallt formagan att bedriva akut
sjukvard.

Infor namndens beslut kommer Socialstyrelsen ocksa att inhamta ett ytt-
rande fran en av regionerna utsedd beredningsgrupp (B2). Beredningsgrup-
pen ska tillsammans representera foljande perspektiv: lanssjukvard, akut
vard, universitetssjukhusvard och medicinsk fakultet. Systemkonsekvenser
t.ex. paverkan pa akutsjukvarden, patienttransporter samt utbildning och
forskning far beaktas vid en fordelning av tillstandet/tillstanden om det ar for
att sakerstalla patientens bésta.

Eventuella konsekvenser av forslaget
« Patientperspektiv

Det blir inga storre skillnader for patienterna jamfort med idag da varden
redan ar koncentrerad till tre nationella koagulationsmottagningar. Detta
under forutsattning att de som redan idag bedriver varden far fortsatta att
gora sa i framtiden. Mojligen kommer akutkedjan for patienterna att bli
tydligare. Akuta bedémningar och interventioner kommer dock fortsatt i
hog utstrackning att ske lokalt. Den féreslagna regionala nivastrukture-
ringen kommer att bidra till en 6kad nérhet for patienter med trombossjuk-
domar.

» Kunskaps- och kompetensoverforing

Det kommer att vara mojligt att &n mer strukturerat sprida kunskap inom
omradet da detta &r en av forutséattningarna for att fa bedriva omradet som
NHV. Kunskapsspridning via auskultation, utbildningar m.m. kommer att
bidra till att uppratthalla kompetens inom koagulationsomradet regionalt
och lokalt.

! https://www.regeringen.se/rapporter/2018/06/konventionen-om-barnets-rattigheter-s2018.010
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* Forskning och utbildning

Vid de tre existerande nationella koagulationsmottagningarna pagar pre-
klinisk, Klinisk och registerforskning pa bade nationell och internationell
niva. Att formalisera dessa till nationella enheter for hogspecialiserad vard
skapar fortsatt goda forutsattningarna att bedriva hogkvalitativ forskning.
En enhetligare struktur kan &ven bidra till att starka barntrombosforsk-
ningen.

+ Narliggande omraden

Om detta blir NHV kommer verksamheten att synas tydligare. Det kom-
mer troligtvis inte att bli ndgot som trangs undan da denna vard redan bed-
rivs pa tre nationella koagulationsmottagningar. Det kommer troligen bli
en okad belastning pa vissa specifika kirurgiska omraden, exempelvis neu-
rokirurgi, allmankirurgi och ortopedisk kirurgi. Dock bedémer sakkunnig-
gruppen att uppdelat pa tre enheter kommer effekten pa narliggande omra-
den att vara begransad.

For patienter som har behov av NHV koagulation och samtidigt behdver
annan typ av hogspecialiserad vard, exempelvis kirurgi, ar det viktigt att
alltid titta till patientens bésta nér beslut tas om var behandling ska ske.

« Akutsjukvard
Sakkunniggruppen bedomer inte att akutsjukvarden kommer att paverkas
namnvért jamfort med idag.
« Vardkedjan
Vardkedjan kommer inte att paverkas i nagon storre utstrackning jamfort
med idag. VVardkedjan vid kirurgi kommer dock att bli mer tydlig an idag.
» Verksamhetsperspektiv

Att formalisera de tre enheterna medfor att det blir tydligare att det beho-
ver finnas en struktur for personalforsérjning och planering av verksam-
heterna. Detta riskerar att tappas bort om inte uppdraget formaliseras.

Det har tidigare varit utmanande att kompetensforsérja barntrombosomra-
det pa alla tre nationella koagulationsmottagningar. Om det blir formali-
serat som ett NHV-uppdrag uppfattar sakkunniggruppen att mojligheterna
att kompetensforsorja kommer att bli battre.

* Sjuktransporter

Det kommer inte att bli nagra stora konsekvenser for sjuktransporter da de
flesta patienter kommer att kunna resa som vanligt till eventuella besok.
Det kommer att variera hur patienterna behdver transporteras, precis som
det gor i dag, allt fran egen bil till mer akuta sjuktransporter.

Forutsattningar att utdka aktuell verksamhet och
framtidspaning

Patienter med hemofili lever allt langre, vilket innebér att hjartsjukdomar,
maligniteter och andra komorbiditeter blir mer och mer vanligt
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forekommande. Dessa tillstand kan vara svara att hantera, men paverkar inte
vardvolymerna i nagon stérre grad. Sakkunniggruppen bedémer darfor att
vardvolymerna inte kommer att férandras i sadan omfattning att det skulle
behdvas fler enheter &n dagens rekommenderade antal. Att patientpopulat-

ionen Over tid far ett annat sjukdomspanorama staller dock krav pa utveckl-
ing for de tre enheter som beviljas tillstand.
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Uppfdljning och utvardering

Nedan foljer sakkunniggruppens forslag till uppfoljningsmatt for arlig rap-
portering av den definierade varden. Syftet med den arliga rapporteringen ar
att tillgangliggora resultat for vard som gjorts tillstandspliktig. Uppfoljnings-
matten som rapporteras ska for varje vardomrade vara ett mindre antal (totalt
ca 5-10 stycken) och demografiskt beskriva patientpopulationen, tillganglig-
het till varden, medicinska resultat, informations6verforing samt hur patien-
terna skattar varden och sin héalsa.

Uppfoljningsmatten genomarbetas och faststalls av Socialstyrelsen i dialog
med framtida tillstandsinnehavare. Tillstandsinnehavarna av nationell
hogspecialiserad vard ansvarar for inlamning av arsrapporter till Socialstyrel-
sen samt uppfoljning av sina verksamheter (egenkontroller). Socialstyrelsen
ansvarar for fordjupad utvardering av tillstanden for nationell hdgspeciali-
serad vard.

« Bakgrundsmatt

— Antal patienter inom definitionen, uppdelat pa kon, alder, hemregion,
diagnos

— Antal genomférda bedémningar, uppdelat pa diagnos
— Andel som kommit pa arskontroll
— Antal kirurgiska ingrepp

— Forekomst av antikroppar (inhibitorer) mot koagulationsfaktor hos pati-
enter med hemofili

« Tillganglighetsmatt
— Tid fran remiss till bedomning pa NHVe

— Antal bedémningar av ledstatus med Hemophilia Joint Health Score
(HJHS) respektive ultraljud

— Antal immuntoleransbehandlingar (ITI1-behandlingar)
+ Resultatmatt

— Blédningar hos patienter med hemofili: Annual Bleeding Rate (ABR)
samt Annual Joint Bleeding Rate (AJBR)

— Nya antikroppar (inhibitorer) mot koagulationsfaktor hos patienter med
hemofili

— Forskriven forebyggande behandling (standardhalveringstid, forlangd
halveringstid samt icke-faktorbaserad behandling)

— Ledstatus, uppmatt med HIJHS
— Mortalitet inom 3 manader for patienter med forvarvad hemofili
— Antal patienter registrerade i barntrombosregister
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« Patientrapporterade matt
— Livskvalitet (EQ-5D)
— Patientngjdhet
« Overrapporteringsmatt (t.ex. informationsoverféring, vardplaner)

— Andel patienter som fatt individuell vardplan av de som varit pa arskon-
troll vid NHVe
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Referenser

Detta underlag &r ett forslag pa vilken vard som bor koncentreras till nation-
ella hogspecialiserade vardenheter. Referenser som beskriver fordelar eller
nackdelar med att koncentrera viss vard ar relevanta att hanvisa till i underla-
get. Referenser till forskningsstudier som beskriver patientgrupper, vardfor-
mer, behandlingsmetoder och liknande ar ej relevanta for fragestallningen.
Déremot kan det vid behov vara lampligt att hanvisa till eventuella nationella
riktlinjer eller vardprogram, i stallet for att i detalj beskriva dessa i underla-
get.

Sakkunniggruppen har inte genomfort nagon strukturerad litteratursokning
som undersoker fragestallningen om koncentration av viss vard inom omra-
det Koagulationssjukdomar. Deras bedomning utgar fran internationell ut-
blick, klinisk erfarenhet och kunskap om den svenska sjukvardens struktur
inom omradet.
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Deltagare i sakkunniggrupp

Samverkansregion Namn och specialistkompetens
Géteborg qulbo Boghog, speoollsf inom internmedicin, koagul-
ations- och blédningsrubbningar
s Margareta Holmstrém, specialist inom infernmedicin,
Linképing

Lund/Malmo
Stockholm

Umed

Uppsala/Orebro

Patientféretrédare

hematologi,

Jan Astermark, specialist inom infernmedicin, hemato-
logi samt koagulations- och blédningsrubbningar
Maria Magnusson, specialist inom barn- och ung-
domsmedicin samt koagulations- och blédningsrubb-
ningar

Anders Sjalander, specialist inom internmedicin, he-
matologi samt koagulations- och blédningsrubbningar
Arja Harila, specialist inom barn- och ungdomshema-
fologi och onkologi

Anders Molander, Férbundet Blédarsjuka i Sverige
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Om nationell hdgspecialiserad
vard

Den 1 juli 2018 genomfordes andringar i halso- och sjukvardslagen
(2017:30), HSL, som innebdr en ny beslutsprocess for den nationella hogspe-
cialiserade varden. | 2 kap. 7 § HSL definieras nationell hogspecialiserad
vard som offentligt finansierad halso- och sjukvard som behover koncentre-
ras till en eller flera enheter men inte till varje sjukvardsregion for att kvali-
teten, patientsakerheten och kunskapsutvecklingen ska kunna uppratthallas
och ett effektivt anvandande av halso- och sjukvardens resurser ska kunna
uppnas.

Vid bedémningen av om en atgard ska utgora nationell hogspecialiserad
vard ska hansyn sarskilt tas till om varden ar komplex eller séllan forekom-
mande och om den kraver en viss volym, multidisciplindr kompetens eller
stora investeringar eller medfor htga kostnader (se 7 kap. 5 8 HSL).

Syftet med att koncentrera den hogspecialiserade varden nationellt &r att
det ska leda till 6kad kvalitet och sékerhet for patienterna. En ¢kad samord-
ning av specialiserade sjukvardsinsatser bor aven ge battre forutsattningar for
en jamlik vard i hela landet och ett mer effektivt resursutnyttjande.

For varden innebar denna nivastrukturering en majlighet att profilera sig
inom olika omraden och bygga upp olika specialistcenter. Ett storre patient-
underlag for en hogspecialiserad verksamhet skapar nddvéndiga forutsatt-
ningar for att bedriva hogkvalitativ forskning, utbildning och rekrytera spets-
kompetens.

Socialstyrelsen samarbetar med regionernas system for kunskapsstyrning i
halso- och sjukvard och engagerar profession och patientrepresentanter i ar-
betet med att definiera vilken vard som ska anses vara av nationell karaktar.

Hansyn ska tas till hela vardkedjan. Riktlinjer, vardprogram, vardresultat
och register-data ska beaktas i definition av vardomraden och framtagande av
kunskapsunderlag for nationell hogspecialiserad vard.

Arbetsprocessen for att nivastrukturera varden pa nationell niva bestar av
atta steg:

Steg 1
NPO ger
forslag pa

vardomraden
att genomlysa

Steg 2 Steg 3 Steg 4
Sakkunnig- Remiss, Socialstyrelsen
grupper konsekvens- tar beslut om
tar fram analys och vad och antal

underlag beredning utférare

Steg 8
Tillstanden féljs
upp och
utvarderas

Steq 7 Steg 6 Steg 5
Namnden tar Beredning av Regionerna
beslut om ansdkningar ansdker om

tillstand infér beslut tillstand
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Representanterna i nationella programomradet (NPO) forvantas ha sarskilt
god kunskap inom sitt vardomrade for att kunna ge underlag till steg 1 i ar-
betsprocessen. NPO ansvarar for uppgiften att ta fram forslag pa vardomra-
den som ska genomlysas samt att ge forslag pa personer till de sakkunnig-
grupper som i steg 2 tar fram underlag infor beslut om nationell
hogspecialiserad vard.

NPO ska inhdmta kunskapsldget nationellt och internationellt och darefter

foresla omraden som skulle kunna utgora nationell hdgspecialiserad vard.
For att stodja arbetet med att ta fram forslag pa omraden (t.ex. en diagnostisk
metod, ett kirurgiskt ingrepp, en avancerad medicinsk behandling, en rehabi-
literande insats) vid ett visst halso- eller sjukdomstillstand har Socialstyrelsen
tagit fram kriterier som arbetet ska utga ifran.

Sakkunniggruppens huvuduppdrag ar att beskriva den del i vardkedjan
som ar aktuell for nationell hogspecialiserad vard samt rekommendera hur
manga enheter denna vard bor bedrivas pa. Sakkunniga ska ha ett nationellt
perspektiv med patientens basta som framsta malsattning.

Sakkunniggruppernas underlag skickas ut pa en bred remiss. Socialstyrel-
sen sammanstaller inkomna synpunkter och dérefter kan sakkunniggruppen
komplettera sitt underlag eller gora eventuella fortydliganden.

Sakkunniggruppens underlag och remissvar lamnas 6ver till en bered-
ningsgrupp vars uppdrag &r att sikerstalla att koncentration av den foreslagna
varden inte ska ge stora negativa konsekvenser for halso- och sjukvardssyste-
met.

Efter beredning beslutar Socialstyrelsen vilken vard som ska nivastrukture-
ras samt antalet enheter i landet som far bedriva den tillstandspliktiga varden.

Namnden for nationell hogspecialiserad vard beslutar om vilken/vilka reg-
ion/regioner som ska fa bedriva definierad vard pa nationell niva. Infor
namndens beslut kommer Socialstyrelsen ocksa att inhdmta ett yttrande fran
en av regionerna utsedd beredningsgrupp.

KOAGULATIONSSJUKDOMAR
SOCIALSTYRELSEN

31



