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Skriftligt bidrag til RADS fagudvalg om behandling af
bledersygdomme

Med dette bidrag ensker Danmarks Bladerforening at uddybe de emner, som foreningen fik
mulighed for at tage op og kommentere pa made med fagudvalget d. 30. november 2015.

Ud over baggrundsinformation om blgdernes livskvalitet bergrer nzerveerende notat ogsa emner
som sikkerhed, egenmestring, effekt og adheaerens.

Baggrund

Omkring 500 danskere har haemofili og knap 400 har von Willebrands sygdom. Knap 100 danskere
har en anden arvelig blegdersygdom. Der er forskel pa, hvor stor indvirkning sygdommen har pa
hverdagslivet afhaengig af sygdommens sveerhedsgrad, tilstedevaerelsen af andre kroniske
sygdomme og personens alder.

Den starste landvinding for bladerne kom i slutningen af 1960erne, da faktorkoncentratet blev
udviklet. Faktorkoncentratet abnede op for hiemmebehandling og for forebyggende behandling,
som har givet blgderne langt starre livskvalitet. | dag kan de fleste bladere behandles med
faktormedicin hvilket betyder, at personer med adgang til forebyggende og tilstraekkelig behandling
kan leve et forholdsvis normalt liv med bladersygdom.

Danmarks Blgderforenings seneste livskvalitetsundersggelsen fra 2012 bidrager med et
langtidsstudie af danske bladeres livskvalitet over tre artier. Undersggelsen viser blandt andet, at
der for fgrste gang i Danmarkshistorien ses en aldre generation af blgdere, hvis gennemsnitsalder
naermer sig almenbefolkningens. | takt med at blgderne bliver eeldre, begynder gruppen dog ogsa
at fa livsstils- og aldersrelaterede sygdomme, hvis behandling kraever ngje koordinering i forhold til
bladersygdommens altomsiggribende implikationer.

Den sikre medicin og den effektive hjemmebehandling har betydet, at bade erhvervs- og
uddannelsesfrekvensen blandt blgderne er steget stgt over de sidste 20 ar.
Livskvalitetsundersggelsen fra 2012 viser ogsa, at flere bladere i dag star til radighed for
arbejdsmarkedet, og for de yngre generationer svarer erhvervsfrekvensen til almenbefolkningens.
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Bladerne har faerre sygedage i dag sammenlignet med de tidligere analyser. Voksne blgdere har
faerre smerter, og smertebilledet begynder at ligne almenbefolkningens. Det fortsatte fald i
sygefraveer blandt voksne er en vaesentlig indikator for, at hjemmebehandlingen er effektiv.
Hjemmebehandling gar det muligt for blgderen at tage sin behandling, sa snart en bladning
maerkes (on demand). Pa den made forebygges det, at blgdningen udvikler sig og kraever lsengere
behandling og eventuelt sengeleje.

Fortsetforbedringaf sygefravarblandt voksne
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Haemofilibehandlingen er saledes et godt eksempel pa, hvordan nye muligheder aendrer
organiseringen i sundhedssystemet. Da blgdersygdom er en sjaelden sygdom, er der ikke mange
leeger, der har erfaring eller viden om korrekt behandling — eller risikoen ved forkert behandling.
Derfor var det en landvinding for bladerne, da behandlingen og dermed ogsa erfaring og
ekspertise i 1987 blev samlet pa to hgjt specialiserede centre i hhv. Aarhus og Kebenhavn.

Sikkerhed

Det er med baggrund i Blgdersagen, der i Danmark betad, at 91 blgdere blev smittet med hiv og
endnu flere med hepatitis C, at naesten alle danske bladere i dag modtager gensplejset faktor
(rekombinant), der er uden risiko for smitte. | dag er kun 26 af de 91 hiv-smittede bladere i live.
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Patienter med von Willebrand behandles med plasma-baserede produkter, der i dag vurderes at
have hgj sikkerhed.

Behandlingen med faktorkoncentrat har dog ogsa medfert risici for blgderne. Faktorbehandlingen
medfgrer risiko for dannelse af antistoffer (inhibitor). Dannelsen af inhibitor forekommer hos
omkring 10-20 pct. af patienter med svaer haemofili A og hos ca. 2 pct. med svaer haamofili B.
Inhibitor rammer oftest barn. For de blgdere, der danner inhibitor er omkostningerne store — bade
personligt og samfundsgkonomisk. Ikke mindst for de bgrn, hvor inhibitor bliver en kronisk tilstand
kan der opstar ledskader i en alt for tidlig alder. Yderligere kan det have store personlige
omkostninger ikke at kunne fglge skolegang og have et fritidsliv med sine venner.

Danmarks Bladerforening er opmaerksom pa et nyt studie (Survey of Inhibitors in Plasma-Products
Exposed Toddlers), hvis resultater netop er offentliggjort. Resultaterne af studiet peger pa en
naesten dobbelt sa hg;j risiko for inhibitor ved brug af rekombinant factor end ved at bruge plasma
baseret factor til behandling af PUPs med (previously untreated patients) med svaer haemofili A.
Foreningen antager, at dette opsigtsveekkende studie vil blive genstand for en grundig diskussion
blandt haemofilieksperter i de kommende maneder, og at dets eventuelle betydning for valg af
behandlingsstrategi og praeparatvalg i forhold til behahandling af PUPs bgr bero pa en kritisk
vurdering af denne diskussion.

| forhold til de nye langtidsvirkende produkter, der er i pipeline, er det foreningens vurdering, at den
laengere virkning kan vaere gavnlig for eksempelvis bgrn og deres familier, sa b@rnene kan opna et
hgjere faktorniveau i en laengere periode jf. den leengere halveringstid. Yderligere vil det veere en
fordel, at bagrn ikke skal stikkes sa ofte. Det er dog foreningens holdning, at anvendelse ma bero
pa en klinisk vurdering og at de nye produkter ma forventes at blive indfgrt gradvist samtidig med,
at effekt og sikkerhed monitoreres teet.

Sikkerhed handler dog ikke kun om den medicinske behandling, men i hgj grad ogsa om den
sundhedsfaglige ekspertise og organisation, der har ansvar for at kvalitetssikre og monitorere den
medicinske behandling. Fra undersggelser i USA ved man, at overlevelsesraten hos bladere er
markant hgjere, nar behandlingen finder sted pa hgjtspecialiserede centre (Soucie et al. 2000). Et
hgjtspecialiseret team er ngdvendigt for at sikre kontrol, korrekt behandling og koordinering med
en lang reekke andre specialer, som indgar i behandlingen af bladere. Samspillet mellem
behandling af blgdersygdomme og aldersrelaterede sygdomme aktualiseres ogsa i lyset af, at der
kommer flere aeldre blgdere.

Udgifterne til faktormedicin lgber arligt op i ca. 300 millioner kr. og er en betragtelig udgift
patientgruppens starrelse taget i betragtning. Udgifterne til de hgjtspecialiserede centre er saledes
kun en mindre omkostning i forhold til udgifterne til den medicinske behandling og begr derfor i
princippet betragtes som en omkostningsbesparende del af den samlede udgift. Derfor er det
paradoksalt, at der ikke er mere fokus pa at sikre de rammer og den ekspertise, det kreever at
kvalitetssikre og monitorere behandlingen for at opna en rationel anvendelse, herunder ogsa
patientrapportede oplysninger om bladningshyppighed, smerter og faktorforbrug.
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Egenmestring

Bladerne er et godt eksempel pa, at udgifter til behandling ikke kun handler om medicinprisen. |
regnestykket skal medregnes de udgifter og besparelser, der er ved at kunne klare sig selv via
hjemmebehandling og ikke i det daglige vaere afthaengig af hjeelp fra sundhedsprofessionelle og
kun laegge minimal belastning pa det almene sundhedsvaesen.

Med mindre en laegefaglig vurdering tilsiger andet, sa far danske blgdere i dag arelang behandling
med samme praeparat. Derved opbygger patienten en fortrolighed med produktet, fx hvordan
medicinen skal blandes, som muligger hjemmebehandling og som i mange situationer er
ngdvendig, da sundhedspersonale i det almindelige sundhedsvaesen generelt ikke har erfaring
med praeparaterne.

Hvis man vaelger, som det er praksis i andre lande, at skifte produkt hvert eller hvert andet ar, bar
transaktionsomkostningerne estimeres.

Skift i medicin vil for patienten betyde, at der ud over de ambulante halvarlige kontroller og
eventuelle akutte hospitalsbes@g ogsa skal afsaettes tid — ogsa til transport — til ekstra besgg pa de
to haemofilicentre i forbindelse med overgang til nyt preeparat. Desuden vil det alt andet lige tage
tid for den enkelte patient at opbygge fortrolighed med handtering af et nyt produkt.

For heemofilicentrene vil det betyde, at der skal afsaettes ressourcer til ekstra blodprgvetagning,
genfindingsanalyser og udarbejdelse af nye behandlingsplaner for alle patienter, der skal skifte,
samt sygeplejefaglige ressourcer til uddannelse af patienter i handtering af nye produkter.

Ved skift til nyt faktorkoncentrat bgr transaktionsomkostninger, bade for heemofilicentrene og for
den enkelte patient, derfor modregnes den forventede besparelse pa medicinen.

Effekt

Desveerre indikerer den seneste livskvalitetsundersggelse fra 2012, at profylaktisk behandling ikke
eliminerer ledskader fuldstaendigt, men mindsker og udskyder indtraeden. Det betyder, at den
fysiske funktionsevne nedsaettes hurtigere med alderen hos blgdere end hos almenbefolkningen.

Effekten af behandlingen kan ogsa ses ved, at andelen af blederne med
bevaegelsesindskraenkninger ligger pa niveau med 2001, med en svag tendens til forbedringer
blandt de yngre grupper. Bevaegelsesproblemerne starter typisk i ankelleddene og dernzest i knae
og albuer. Stort set alle, som er 45 ar eller zldre, har ledproblemer — szerligt med ankel-, knae- og
albueled.

Tidligere var forventningen, at faktorbehandlingen helt kunne forhindre ledskader. Det ser dog ikke
ud til at veere tilfaeldet. | stedet udskydes tidspunktet for, hvornar ledskaderne opstar. Det kan bl.a.
ses ved at fglge en gruppe af blgdere som har modtaget behandling hele deres liv: gruppen som
var under 16 ar i 1988, 16-24 ar i 2001, og 25-34 ar i 2012.
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Adharens

Fra et patientperspektiv er der et stort og vigtigt potentiale i at fremme blgdernes adheerens, da
bedre adhzerens alt andet lige ma forventes at give en bedre effekt af behandlingen. Nonadheerens
vil til gengeeld over tid i mange tilfeelde medfare sygdomskomplikationer, der ikke kun pavirker

den enkelte patient og de naermeste pargrende, men ogsa fgrer til en stigning i de
samfundsgkonomiske udgifter.

Bladerne opfordres til at bogfaere deres blgdninger og faktorforbrug. | dag registreres blgdninger og
faktorforbrug i et papirskema, der afleveres ved ambulant kontrol. Data indtastes efterfalgende
manuelt i et lokalt register. Det er saledes i dag ikke muligt at traekke og sammenligne data som
grundlag for samtale om behandlingen.

Livskvalitetsundersagelsen viser, at knapt halvdelen af bgrnene og 1/3 af de voksne altid
registrerer deres blgdninger. Jo flere bladninger man oplever, jo starre andel registrerer fast deres
blgdninger og omvendt. Personer, der aldrig registrerer deres blgdninger, er blevet spurgt om
arsagen hertil. | fritekst er de hyppigst naevnte grunde, at man ikke oplever at have sa mange
bladninger, at man ikke fgler, at det er ngdvendigt, at man glemmer det, at det er besveerligt og
tidskreevende, at der ikke findes et optimalt system at registrere i, at man ikke er blevet bedt om at
registrere, at laegerne ikke interesserer sig for registreringerne og pa grund af manglende rutine.

Der er saledes et stort potentiale i at understatte patienterne i mere systematisk og rettidig
registrering af bledninger og faktorforbrug, da patientrapporterede oplysninger vil kunne give bade
leeger og patienter mulighed for at fglge patientens adhaerens. Blandt andet derfor har foreningen
taget initiativ til et projekt med fokus pa mulighederne for telemedicinske lgsninger i
bladerbehandlingen og hvordan telemedicin kan fungere som dialogveerktaj og fremme
systematisk registrering af bladninger og faktorforbrug.

For patienter, der livet igennem selv er ansvarlige for medicinadministrationen, har convenience
ogsa betydning for adhaerens. Ikke i betydningen bekvemmelighed, men i betydningen handterbar.
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Takket veere den effektive behandling skal medicinen integreres i et ganske almindeligt liv med
arbejde, uddannelse, sport, rejser, bgrn, travihed og hvad hverdagen ellers byder pa. Seaerligt for
yngre blgdere kan det veere en udfordring at passe sin behandling, hvis man i faser af livet ikke
meerker konsekvenserne af bladersygdommen og ikke oplever sig selv som patient.
Handterbarhed og doseringshyppighed har derfor bade betydning for adheerens og livskvalitet.

Et eksempel, som risikerer at have negativ betydning for adheerens, er aendret administration af
Octostim. Octostim er hidtil anvendt som naesespray, men flere blgderpatienter oplever nu at skulle
tage behandlingen som subcutan injektion, der skal opbevares pa kgl. Fra et patientperspektiv er
denne andring kritisabel. Dels strider 2endringen mod princippet om, at man sa vidt muligt skal
undga, at patienter skal stikke sig selv, dels er handteringen blevet meget vanskeligere.

Nar behandlingen er personligt tilpasset og medicinadministration er handterbar og sa smertefri
som mulig, er det med til at fremme bade adhaerens og livskvaliteten hos den kroniske patient.

Det er der blandt andet beleeg for i Sundhedsstyrelsens MTV-rapport om patientinddragelse fra
2008, der blandt andet konkluderer at bedre informerede patienter udviser stgrre komplians, starre
tilfredshed med behandlingen og bedre behandlingsresultater, bl.a. fordi de har en opfattelse af at
have en vis kontrol. Valg af medicin ber derfor sa vidt muligt altid understatte patienternes
egenmestring.

Sammenfatning

Behandlingen bgr saledes tilstraebe at sikre, at den enkelte blgder og dennes familie og paregrende
i videst muligt omfang far mulighed for at leve et normalt liv, som andre borgere, pa trods af den
kroniske sygdom. Dette indebeerer, at den enkelte blgder, ogsa inhibitorpatienter, har adgang til
sikker, effektiv og individualiseret behandling, der bade forebygger livstruende blgdninger og
bladninger, der pa sigt kan fare til varige invaliderende skader som fx ledskader, og understgtter
patientens egenmestring.
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