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Supplerende oplysninger vedrgrende gkonomien for et muligt screenings-
program af nyfaedte for spinal muskelatrofi (SMA)

Spinal muskelatrofi (SMA) er en arvelig sygdom med muskelsvaekkelse og muskelsvind pga.
tiltagende tab af de nerveceller i rygmarven, der forsyner musklerne i arme, ben og krop.

Diagnosetidspunktet for SMA er afgarende for behandlingsmulighederne. Barn med SMA
kan pa nuveerende tidspunkt ikke identificeres far symptomdebut, og der kan ga tid far, der
foreligger en diagnose. Muligheden for screening giver mulighed for tidlig behandling, som
angiveligt reducerer bade sygelighed og dgdelighed. Nusinersen (Spinraza) er en medicinsk
behandling af SMA, der er godkendt i EU. Resultaterne er ganske lovende, og der er vist
starst effekt hos de yngste barn, inden irreversibel skade er sket pa motorneuronerne. Bgrn
med SMA far problemer med bevaegeapparat, vejrtraekning, ernering (sondeernzring),
keebe/teender mm. De fleste far behov for diverse hjelpemidler, som karestol, skinner/korset,
respirationsstgtte, personlige hjelpere/respirationshjalpere, regelmaessige leegebesgg, indlaeg-
gelser, operationer som seneforlengelser og skolioseoperationer samt serlig ernzring.

Efter gnske fra Sundhedsministeriet har Sundhedsstyrelsen kontaktet forslagsstillerne til for-
slaget vedrgrende screening af nyfadte for SMA for om muligt at indhente supplerende oplys-
ninger vedrgrende gkonomien. Dette notat skal ses som supplement til den allerede over-
sendte indstilling og det tilhgrende baggrundsnotat.

1) Medicinudgifter
Medicinudgifterne gges, men alt efter hvilken type SMA der er tale om, forventes de
kun at stige marginalt.

Uanset diagnosealder skal alle bgrn have loading dosis af Spinraza pa 4 doser.

Bgrn med SMA type 1 diagnosticeres normalt i 3-5 maneders alderen. Hvis neonatal-
screening for SMA indfares, kan disse bgrn diagnosticeres kort efter fadslen (omkring
5. dagen). Merudgiften vil derfor typisk kun vaere 1 ekstra dosis Spinraza (som gives
hver 4. maned i vedligeholdelse).

Ved SMA type 2 eller 3 er forskellen i behandlingsvarighed leengere. Bgrnene diagno-
sticeres omkring 5. dagen i stedet for 8-18 maneder gamle. Disse bgrn har til gengeld
endnu bedre effekt af behandlingen, og udvikler sig ifglge forslagsstillerne typisk i un-
derkanten af normalomradet.

For SMA type 2 vil der i de fleste tilfelde veere tale om 2 ekstra doser Spinraza. An-
tallet af ekstra doser stiger i de fleste tilfeelde for SMA type 3.



2)

3)

Det er ngdvendigt ogsa at nevne Zolgensma. Der er nu blevet behandlet to bgrn med
Zolgensma, og det vil maske pa sigt blive valgt pa lige fod med Spinraza. Valger man
Zolgensma, vil der ikke veere ggede medicinudgifter, idet alle barn med SMA, uanset
om de diagnosticeres som nyfgdte eller ved kliniske symptomer, kun skal have en do-
sis.

Estimerede besparelser

Forslagsstillerne understreger, at der vil vaere en klar besparelse pa ikke-medicin ud-
gifter ved at flytte diagnostisk alder til nyfgdthedsperioden.

Det drejer sig om besparelse pa operationer som seneforlengelser og skoliose-operati-
oner, procedurer i forbindelse med vejrtreekningsproblemer og serlig ernering. Desu-
den kan man i mange tilfeelde undga dyr respiratorhjelp, indleeggelser, samt person-
lige hjeelpere og sarlige hjelpemidler. Desuden undgas dyr tabt arbejdsfortjeneste til
foraeldrene.

Neonatalt screenede SMA bgrn har potentiale for at udvikle sig motorisk langt bedre
end ved senere diagnose, nogle forventes ifalge forslagsstillerne endda at udvikle sig i
normalomradet. | de tilfeelde er der store besparelser at hente, da der ikke bliver behov
for ovenforstaende operationer, indleeggelser, procedurer og hjelpemidler. Mange af
disse patienter kan desuden bidrage pa det danske arbejdsmarked.

Da symptomerne ved praesymptomatisk behandling vil forskyde sig mod en mildere
SMA type, vil udgifterne ligeledes reduceres. For SMA type 1 vil nogle udgifter dog
stige, da flere barn overlever. Mange af bgrnene har dog sa god effekt af medicinen at
den ggede udgift udlignes og i nogle tilfeelde alligevel vurderes at resultere i en bespa-
relse.

Cost-effectiveness

Der er i Danmark ikke lavet sundhedsgkonomiske beregninger af screening af nyfgdte
for SMA. Prisen er 1.6 millioner DKK per ar — et mindre belgb i forhold til selve be-
handlingen af SMA. Der findes efterhanden en del publikationer fra udlandet. Ved-
haeftet er to nylige publikationer vedrgrende cost-effectiveness. Forslagsstillerne vur-
derer, at besparelser i Danmark kan veere starre, idet der findes flere handicapkompen-
serende ydelser i Danmark sammenlignet med udlandet.

Forslagsstillerne har ikke sundhedsgkonomisk baggrund og kan ikke selvstendigt lave
sundhedsgkonomiske analyser, men de stiller sig meget gerne til radighed, hvis gko-
nomer vil analysere de enkelte besparelser pa operationer, procedurer, indlaeggelser
mm.
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