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Forord

Svenska neuroregister med sina tio delregister ar efter 11 r ett viktigt verktyg for att
utvirdera vardinsatser och sikerstilla god vard for enskilda patienter med neurologisk
sjukdom. Registrets viktigaste syften ar att ge underlag for kvalitetsutveckling och att
motverka skillnader inom svensk hilso- och sjukvard, samtidigt som det skapar en bas
for ny kunskap genom forskning.

Syftet med Svenska neuroregister ir att samla relevanta kvalitetsregister inom
neurologin for att erbjuda en enhetlig metod for strukturerad dokumentation av
kliniskt relevanta data for de storsta patientgrupperna. Med undantag for stroke, som
ju har sitt eget avancerade kvalitetsregister i Riksstroke, ryms nu huvuddelen av
neurologins sjukdomsgrupper bland Svenska neuroregisters delregister; multipel
skleros, Parkinsons sjukdom, narkolepsi, myastenia gravis, inflammatorisk
polyneuropati, epilepsi, epilepsikirurgi, svar vaskular huvudvark,
motorneuronsjukdomar, hydrocefalus och neuromuskulira sjukdomar. Det finns ett
uttalat intresse att fler sjukdomsgrupper ska laggas till med tiden.

Svenska neuroregisters arbete gar starkt framat. Vi nar kontinuerligt en bittre
anslutningsgrad och battre tickningsgrad. Framgéngen forklaras av att
registergranssnittet erbjuder en patientoversikt, ett for vardgivaren attraktivt verktyg
som kvalitetssdkrar det dagliga kliniska arbetet. Vardgivaren far en 6verblick av
patientens forlopp och behandling, far stéd att anvénda viktiga sjukdomsspecifika
skalor och fér hjélp att kvalitetssdkra informationen genom olika kontrollfunktioner
och far dessutom tillgéng till de sjukdomsspecifika patientrapporterade métt som
patienten genom registrets Patientportal har rapporterat.

Innan registerarbetet inleddes var fa skattningsskalor i kliniskt bruk,
patientrapporterade métt samlades inte in och informationen i patientjournalerna var
ostrukturerad och bristfillig. Arbetet med Svenska neuroregister har uppenbart drivit
pa utvecklingen av varden for multipel skleros och vi hoppas och tror att detta kommer
att galla dven 6vriga sjukdomsgrupper.

En annan central princip i vart arbete dr att gora alla data och dartill statistik standigt
uppdaterad och tillginglig for rapporterande enheter, som pa sa sétt kan folja
utvecklingen av sitt kliniska arbete i jimforelse med nationella riktlinjer och
vardprogram. For detta syfte har vi utvecklat flera olika utdatatjanster som gor att en
stor del av vér statistik dr kontinuerligt tillgénglig via var hemsida for alla. Vi bidrar
med rapporter till Varden i Siffror. Vi skickar varje kvartal skraddarsydda
Kvartalsrapporter till varje rapporterande enhet med enhetens senaste resultat i
jamforelse med andra enheter.

Svenska neuroregister har en organisatorisk flexibilitet och kan snabbt méta nya
utmaningar vilket vi visat genom att i mars 2020 genom pa kort tid utveckla och infora
en mekanism for att samla in data pa Covid19 bland vara patienter, vilket framforallt
visat sig relevant for MS. For dagen har 6ver 2000 MS-patienter med Covid-19

3/30



Arsrapport 2021

registrerats och véara data var avgorande for att ett internationellt forskningsnétverk pa
kort tid kunnat identifiera risker med vissa MS-behandlingar — information som
varldens MS-lakare snabbt kunde anvianda vid behandlingsbeslut.

Véra delregister ar framgéngsrika ocksa ur ett internationellt perspektiv: MS-registret
ar ett av de ledande i virlden tack vare sin unikt héga tickningsgrad pa 6ver 84 % av
den prevalenta populationen men ocksé genom sin 1anga uppf6ljningstid och sin rika
variabelsamling som bland annat innehaller 180 000 besok, 6ver 40 000
behandlingsepisoder, 6ver 100 000 patientraporerade métt och 6ver 80 000 kognitiva
skattningar. MS-registret har bidragit med data till 250 vetenskapliga publikationer
och bidragit till att svenska MS-forskare ar ledande i internationella
forskningssamarbeten i MS-faltet. Aven 6vriga delregister stir sig vil internationellt.
Parkinsonregistret dr till numerér ett av de storsta i varlden och dven 6vriga delregister
ar stora i sina respektive falt.

Vi uppmuntrar den intresserade ldsaren att besoka var nya hemsida
https://neuroreg.se for att ta del av nyheter, och varfor inte undersoka registerarbetets
resultat via var offentliga sokfunktion Visualiserings- och Analys-Plattformen (VAP)!
Hemsidan gjordes om under 2020 for att leva upp till det nya tillginglighetsdirektivet
och innehéller text, dokument, statistik och filmer.

Svenska neuroregister med sina delregister har kommit for att stanna som ett centralt

kvalitetsverktyg for neurologisk vard i hela landet. Vi ser med tillférsikt och férvintan
pé de kommande ren.

Juni 2022

.
i
Jan Hillert
Svenska neuroregister

4/30


1jkg
Ny stämpel


Arsrapport 2021

Innehall

FOrOrd ... 3
Svenska neuroregister...........ccceeeeeiiiirreensnneeenennnnnns 6
Svenska Neuroregister..........ooouvuiiieeiieieeeeceee e 7
BaKGrund ... e e e e 7
Syftet for Svenska neuroregister aratt ..o 7
OrganiSatioN .......coeiiiiiiiii e e e e 8
Huvudmannaskap ... 8
Inomprofessionell fOrankring.........c.ooooiire e 9
Kvalitetsregister och Beslutsstod..........cccoviiiiiiiiiii e 9
Deltagande eNNEter .........coooiiiiiiiiii e 10
.................................................................................................................. 11
Viktig utveckling och aktuella fragor under 2021 ........cccoooiiieiiiiieeieee 12
Framtidsutsikter infor 2022 .............cccoiiiiiii i 14
Patientmedverkan.............ccoooiiii 15
STULOIA e 16

Neuromuskulara sjukdomar - NMiS ..............iiiiiiiiiiininns 17
ANSIUtNINGSGrad ... e 18
TACKNINGSGrad .....eeeiiiiieiiiieieee e e e e e e e as 18
Datakvalitet..........coouiiiii 19
Utveckling av variabler. ... 21
Utveckling av kvalitetsindikatorer............c..ooeeiiiiiiiiiii e 22
PROM/PREM ..ottt 22
F N =y r=T o] o104 (=12 To F TR 23
Effekten av registrets insatser pa varden ..o 25
Vetenskapliga resultat .............ooeviiiiiiiiiiiii e 27
Prioriterade utvecklingsomraden for registret ..., 28

5/30



Svenska neuroregister



Svenska neuroregister

Bakgrund

Svenska neuroregister ar ett nationellt kvalitetsregister som bestar av 10 delregister
inom neurologin och ar en plattform for att skapa strukturerad information om
neurologiska sjukdomar for kvalitetssikring av sjukvarden och som underlag till
forskning.

Vid mitten av 1990-talet inleddes ett samarbete mellan samtliga svenska neurologiska
universitetskliniker for att bygga upp en gemensam struktur for registrering av
patienter med multipel skleros, MS. Detta arbete utmynnade i en databasstruktur som
fran borjan var avsedd som ett stod for det patientrelaterade arbetet men som ocksa
gjorde det majligt att lokalt skota savil kvalitetskontroll som verksamhetsuppf6ljning.
Svenska multipel sklerosregistret, MS-registret, kunde lanseras officiellt sedan vi
erhallit ekonomiskt stod fran Socialstyrelsen/SKL ar 2000.

Utvecklingen av MS-registret och erfarenheten av fordelarna for anviandarna att arbeta
registerbaserat viackte s& smaningom 6nskemal bland neurologer att arbeta pa ett
likartat vis aven med andra sjukdomar. Fordelen med den struktur som MS-registret
utvecklat dr att det med mattliga arbetsinsatser och ekonomiska medel gir att utveckla
register for andra sjukdomar — det viktigaste ar att vilja sjukdomsspecifika matt pa
sjukdomsaktivitet och funktionshinder och att anpassa listan 6ver medicinska och
andra behandlingar. 2009 paborjades darfor arbetet med andra sjukdomsgrupper
inom MS-registret och idag samlas 11 sjukdomsgrupper under Svenska neuroregister
med sina respektive delregister: multipel skleros (MSreg), myastenia gravis (MGreg),
narkolepsi (NARKreg), Parkinsons sjukdom (PARKreg), epilepsi (EPreg), svir
neurovaskular huvudvirk (HVreg), inflammatorisk polyneuropati (INPreg),
motorneuronsjukdom (MNDreg), normaltryckshydrocefalus/likvorshunt (NKHreg)
samt den stora gruppen neuromuskuléra sjukdomar (NMiS) med exempelvis
muskeldystrofier och spinal muskelatrofi (SMA) samt under 2021
epilepsikirurgiregistert SNESUR (egen arsrapport finns att hitta pd hemsidan).

Syftet for Svenska neuroregister ar att

e Samla strukturerad information om i Sverige boende personer med
neurologisk sjukdom, i férsta hand MS, Parkinsons sjukdom, epilepsi,
inflammatorisk polyneuropati, narkolepsi, myastenia gravis,
motorneuronsjukdom, svar neurovaskuldar huvudvark, hydrocefalus efter
anldggande av avlastande likvorshunt och neuromuskulira sjukdomar.

e Bidra till att neurologisk sjukvard i Sverige ar av hog kvalitet och har en jamn
fordelning

o Tillforsékra att riktlinjer for vard och behandling efterlevs

e Vara ett redskap i kvalitetssikring av varden och i forbattringsarbete

e  Mojliggora utvardering av vardens och behandlingars effekt pé
funktionshinder och livskvalitet
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e Skapa en bas for neurologisk forskning pa en nationell niva

e  Mojliggora internationella samarbetsprojekt inom forskning och
vardutveckling genom att anvinda internationellt accepterade variabler och
definitioner

Organisation

Svenska neuroregisters organisation framgar av figur 1. Varje delregister har genom
sin styrgrupp ansvar for sitt innehall och utveckling. Svenska neuroregister har en
gemensam Registerhallare och Styrgrupp i vilken de ansvariga for varje delregister,
kallade ”delregisteransvariga”, ingar tillsammans med patientforetriadare. Varje
delregister har i sin tur en styrgrupp med nationell och flerprofessionell representation.
Patientrepresentanter finns i alla véra styrgrupper.

Delregistren samarbetar vad giller teknisk plattform, upphandling av denna och
forvaltar de gemensamma medlen. Beslut om utlimnande av data for
forskningsdndamal tas av registerhéllaren efter forankring hos varje delregisters
styrgrupp eller sarskilt inrattad Forskningsnamnd.

Det ar en barande princip att varje delregister ska ha nationellt std bland de
specialister som arbetar med respektive sjukdomsgrupp och att konsensus ska sokas
for definitioner och val av parametrar.

QRC Stockholm N EaJﬁrl:E:l;?
Stodfunktion S k ) U
n\éirr‘grg ister
Nationella
Carmona g . N
IT-plattform <&~ KvaIFIIFr?;snr;gLster
Myastenia r Neuromuskulara Parkinsons Svar neurovaskular
gravis etz sjukdomar sjukdom huvudvérk

Figur 1. Svenska neuroregister organisationsschema.

Huvudmannaskap

Sedan 2013 har Karolinska Universitetssjukhuset det centrala personuppgiftsansvaret
(s.k. CPUA) for det utvidgade Svenska neuroregister.
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Inomprofessionell forankring

Svenska Neurologforeningen (SNF) har accepterat ett 6vergripande ansvar for Svenska
neuroregister och utser en styrgruppsledamot. Svenska MS-Sallskapet (SMSS), bildat
pa direkt initiativ frin MS-registrets styrgrupp, tillsitter MS-registrets styrgrupp.
Arbetet med delregistret for Parkinsons sjukdom leds av féreningen SweMoDis
(Swedish Movement Disorder) medan foreningen SwePar (Swedish Parkinson’s
Disease) ansvarar for den vetenskapliga forankringen. Epilepsiregistret har forankring
i Epilepsisillskapet. Svenska neuromuskuldra arbetsgruppen (SNEMA) star bakom
IPN-registret. Bakom arbetet med MND/ALS-registret star ett narverk av ALS-
intresserade neurologer representerande landets neurologiska universitetskliniker.
NKH-registrets drivs gemensamt av de rapporterande neurokirurgiska klinikerna i
universitetsorterna. Delregistret for Neuromuskulara sjukdomar drivs av den tidigare
styrgruppen fran tiden da registret var ett sjalvstidndigt kvalitetsregister fram till hosten
2018, under namnet Neuromuskuldra Sjukdomar i Sverige (NMiS).

Kvalitetsregister och Beslutsstod

Svenska neuroregisters barande idé dr att motivera varden till registrering av
strukturerad virddata genom att erbjuda klinisk nytta:
- ett granssnitt med en patientoversikt som underlattar det kliniska arbetet,
- enkel tillgang till egna data for forbattringsarbete i varden, och att
- erbjuda en plattform for patientmedverkan i virden for PROM och PREM

Svenska neuroregisters IT-granssnitt, som samlar in data fran det kliniska arbetet som
lokal varddokumentation, ar designat som ett stod for det patientrelaterade arbetet
men gor det ocksa mojligt att lokalt skota saval kvalitetskontroll som
verksamhetsuppfoljning.

o Genom att sammanfatta och grafiskt visa den enskilde patientens
sjukdomsforlopp far virdgivare och patient ett effektivt verktyg nar beslut ska
fattas om den fortsatta varden.

o Svenska neuroregister inbjuder patienten att bidra med patientrapporterade
maétt och patienten kan sjilv se och folja viktig information om den egna
sjukdomen.

Det IT-verktyg som anvinds i vrden av patienter, hir kallat det lokala beslutsstodet,
har utvecklats i samarbete med Carmona AB, dr CE-maérkt och lever upp till det nya
medicinsktekniska EU-direktivet och disponeras av de deltagande enheterna enligt
avtal mellan sjukvidrdshuvudmannen och Carmona. Varje klinisk enhets data tillhor
séledes kliniken och lagras och hanteras separat och &r tillgéngligt for kliniken for
statistik och analys. Patienter som avbGjer medverkan i det nationella registret gar
darfor inte miste om den vardkvalitetssikrande funktionen i IT-verktyget.

Data fran patienter i det lokala beslutsstodet, som fatt patientinformation om Svenska

neuroregister, inkluderas i Svenska neuroregister nationella databas. Svenska
neuroregisters nationella databas uppdateras varje natt med nytillkommen data frén de
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deltagande klinikernas databaser for de patienter som inte avbojt medverkan. Data for
patienter som efter information avbojt medverkan i Svenska neuroregister 6verfors inte
till den nationella databasen och anvinds inte i Svenska neuroregister statistik eller
rapporter.

Deltagande enheter

Ett 80-tal kliniska enheter runt om i landet, inklusive landets alla neurologkliniker,
rapporterar till Svenska neuroregister. Utéver neurologkliniker medverkar saval
medicinkliniker med neurologisk verksamhet, som barnneurologiska enheter.

Totalt fanns i december 2021 information 54 984 patienter i Svenska neuroregister, se

Tabell 1. Flest patienter hade MS-registret och direfter NKH-registret och
Parkinsonregistret. For tdckning, se rapport fran respektive delregister.
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Tabell 1.
Enheter
bidragande
till
NEUROTreg.

Sjukvardsregion

Region

Norra

Vasternorrland

Vésterbotten

Mellansverige Gévleborg

Dalarna
Uppsala
Vérmland

Orebro

Véstmanland

Sérmland
Stockholms Gotland
Stockholm
Sydéstra Ostergétland
Jonkopings 1dn
Kalmar |an
Vastra Vastra Gétaland
Halland (norra)
Sédra Halland (sédra)
Skane Blekinge
Kronoberg

Helariket 2021-12-31

Jamtland Harjedalen Ostersund

Klinik/Enhet Mms

Ostersund, Barn och Ungdomsmedicin
Ornskéldsvik

Sundsvall

Sollefted

Umed

Sunderbyn

Kalix

Gavle

Bollnds

Barnkliniken i Hudiksvall

Mora

Falun 1
Uppsala 1
Barnkliniken Akademiska Sjukhuset

Karlstad 1
Orebro 1
Karlskoga 1
Barnkliniken Orebro US

Vésteras 1
Barnkliniken Vésterés
Nykoping

Eskilstuna

Visby

Solna

Huddinge
Barnkliniken ALB
StockholmPriv
Danderyd 1
Barnkliniken Sédersjukhuset

Neurology Clinic, Sophiahemmet 1
Capio St:Gorans Sjukhus 1
Aleris Fysiologlab Stockholm

Centrum fér neurologi Stockholm 1
Villingby Neuro

Neuroenheten Lakarhuset Utsikten

Ovrig (upphérd enhet)

Norrkdping

Motala

Neurologiska kliniken Linkdping

Barnkliniken Vrinnevisjukhuset

Barnkliniken Link6ping

GAVA - Medicinska och geriatriska akutkliniken
Véarnamo 1
Ryhov 1
Eksjd 1
Barnkliniken Ryhov

Vastervik 1
Kalmar 1
Kalmars Barnklinik

Vasterviks Barnklinik

Oskarshamn

Trollhattan

Boras

Skovde

Barn- och ungdomsmottagning Mariestad, Skaraborgs
sjukhus

Smértmottagningen, Skaraborgs Sjukhus

Angered 1
Sahlgrenska 1
Frélunda 1
Barnkliniken DSBUS

GHP Neuro Center Goteborg 1
Aleris specialistvard Axesshuset 1
Barnkliniken NAL

Kungélvs Sjukhus

Alingsas Lasarett

Kungsbacka 1
Varberg 1
Halmstad

Barnkliniken Halmstad

Karlskrona

Karlshamn

Ljungby

Vixjd

Hassleholm

Ystad

Trelleborg

Landskrona

Angelholm

Malmo

Lund

Kristianstad

Helsingborg

Barnkliniken Lunds US

Barnkliniken Malmo

Stortorgets Neurologmottagning, Helsingborg
Albokliniken

Skaneuro privatmottagning

PR R R PR R R R R

PR R R e

-

B

A

[

PR R R R R R R R R R R R R

88 61
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Parkin- IPN/
son GBS
1 1
1
1 1
1
1 1
1 1
1 1
1 1
1
1 1
1 1
1 1
1 1
1 1
1 1
1 1
1
1 1
1
1
1
1
1
1 1
1
1
1 1
1
1
1
1
1 1
1 1
1
1
1 1
1
1
1
1
1 1
1
1
1
1
1
1 1
1
1 1
1 1
1 1
1 1
1 1
1 1
1
1
55 28
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[N

N
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PR R R e
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53

Epi-
lepsi

PR R R e

31

MND/
ALS
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R

B R R R

NMIS

I
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Antal register
som anvands
pa enheten

Hydro-
cefalus

[N
=
o

[N
WUV R ROOUNGOUWVONRRROONEWNWO®ER WO R WKL N WO

O N WU OANWNWNWNRRRBERN®OWR R

i
=
o

PR NNRP OO

Antal
registrerade
patienter

900

233
346
72
1856
376
48
807
137

1233
4502

27
1443
3132

1037

609
503
160
3902
4469
56

1554

758
415

2683
116
45
27
372
449
3036

78
366
815
479

162
293

70
765
651

1
306
5950
433
221

165

249
138
428

319
75

329
240
281
192
113
538
815
3126
428
825

109
52

122
54984

Antal
anviandare

2082,
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Viktig utveckling och aktuella fragor under
2021

Tillvaxt

Vi har under éren sett en stadig 6kning av anslutningsgrad och tdckningsgrad for
flertalet register, varav somliga utvecklats mycket hastigt. Under 2021 ségs en fortsatt
avmattning vad giller registrering i flera av vara delregister till féljd av covid-19-
pandemin. Svenska neuroregister bidrog till den sammanstallning av
undantriangningseffekter av covidi9 som utférdes under 2021 av Socialstyrelsen

(se s. 72) https://www.socialstyrelsen.se/globalassets/sharepoint-
dokument/artikelkatalog/nationella-riktlinjer/2021-6-7413.pdf. Denna rapport
inriktades pé effekter pa nationella riktlinjeindikatorer. I véra data syns ocksa effekter
pa andra variabler. Effekter av covid-19 beskrivs i respektive delregisters Arsrapport.

Ekonomi

Det dr en utmaning att med de ekonomiska ramar som stér till buds bygga upp en sé
omfattande verksamhet och dels utveckla IT-tjansterna fortlopande, nir bara det
I6pande arbetet kraver resurser. En fortsatt utveckling begransas av de ekonomiska
forutsattningarna. Darfor fortsatter ett aktivt sokande efter nya inkomstkaillor, dar
mojligheterna dock begriansas av vad som ar pabjudet i avtal mellan SKR, LIF m.fl.
Saledes bor kvalitetsregister inte ta ut anviandaravgifter av deltagande enheter och ett
kvalitetsregister ska dartill endast ta ut sjdlvkostnadspriser for export av data till
forskningsprojekt eller till statistikrapporter.

Sedan 2019 har pagar stora internationella sdkerhetsuppf6ljningar, s.k. post
authorization safety study (PASS) av nya MS-likemedel. Dessa projekt 4r mangariga
och bygger pa data fran Svenska neuroregister/MS-registret. I avtalen mellan
Karolinska Institutet och respektive sponsor ingér ett st6d till Svenska neuroregister.
Argumentationen &r att vetenskapliga studier med extern finansiering kan bidra till
registrets drift néar projektets framgang ar villkorat av en fortsatt utveckling av registret
som garanterar fortsatt datainsamling av hog kvalitet. Detta géller i synnerhet Svenska
Neuroregister dir de data som krivs for forskningsstudierna skapas just av registrets
existens — utan registrets design skulle data inte kunna hamtas varken ur journaler
eller andra varddokumentationssystem. Mark saledes att dessa avtal ar tecknade
mellan respektive foretag och Karolinska Institutet som har arbetsgivaransvaret for
flera av Svenska Neuroregisters medarbetare.

For tva delregister, huvudvirksregistret (HVreg) och neuromuskulira sjukdomar i
Sverige (NMiS), hoppas vi att nya majligheter till finansiering kan uppsta i samband
med att nya lakemedel registreras vars ersattning via likemedelsforménen villkoras av
en uppfoljning i Svenska neuroregister. Vi har under 2021 prévat en modell dar
Svenska neuroregister tillsammans med Carmona tecknat avtal om rapport vid
inférandet av nya lakemedel, och en rapport har levererats vilket krivde en
bearbetning av data, statistisk analys, tolkning och presentation, dvs en foradling av
registerdata som dartill kunde stillas mot andra tillgiangliga hilsodata, tex
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forskrivningsdata. Denna rapport blev dock en engéngsinsats men visar pa en mdjlig
leverans som innebar ett stort mervarde for uppdragsgivaren.

Trots nya inkomstmdjligheter forblir den finansiella kostymen den viktigaste
begransningen for var fortsatta utveckling.

Forbattringsarbete

Svenska neuroregister tillhandahélla “Kvartalsrapporter” for deltagande enheter, dar
enheternas egna resultat avseende de nationella riktlinjerna for vard vid MS skickas till
verksamhetsansvariga fyra ganger per ar. Rapporterna har gradvis utvecklats for att bli
alltmer anvindbara och attraktiva for verksamheterna. Tanken ir att klinikerna pa
detta sitt ska kunna anvinda registerdata i verksamhetsuppfoljning och -utveckling
och till administrativa uppgifter. Detta ar sarskilt pakallat for MS dar ménga kliniker
har likemedelskostnader pa ménga tiotals miljoner kronor och pa detta satt far ett
verktyg att folja upp den investeringen.

En birande tanke i vart arbete har fran borjan varit att deltagande enheter ska fé
tillgéng till sina egna data vid behov. Med tiden har vi utvecklat en rad sofistikerade
vagar for datadtkomst, inklusive sokfunktioner och mgjlighet till data-export av egna
data i Excel-format, dashboard, fordesignade diagram och tabeller samt vr avancerade
funktion VAP (visualiserings och analys-plattform) dir anvindaren kan vélja
parametrar och begriansa urval enligt behov. Bland dessa finns siledes rapporter om
hur respektive enhet presterar mot de nationella riktlinjerna. Vi har dock markt att
deltagande enheter i en begrénsad utstrackning systematiskt anvinder dessa verktyg
for sin verksamhetsutveckling. Har tror vi att Kvartalsrapporten kan locka till
effektivare dataanvandning.

Samverkan med Nationella programomradet
Nervsystemets sjukdomar, NPO

Eftersom Svenska neuroregister tacker stora delar av det neurologiska omradet ar
registret viktigt for virt Nationella programomrade (NPO) och vice versa. Under aret
har darfor fortsatta kontakter och moten 4gt rum mellan registerhéllaren och NPO.
Svenska neuroregister har stora majligheter att leverera den data som behovs for NPOs
arbete inom de aktuella sjukdomsgrupperna och varje delregisterstyrgrupp har med sin
nationella forankring mojlighet att fungera som en nationell arbetsgrupp vid behov.
Det ar sjalvklart viktigt att vi har en stor forstéelse for varandras uppdrag,
forutsattningar och arbetssatt och en tat kontakt efterstrivas.
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Framtidsutsikter infor 2022

Svenska neuroregister dr etablerat som ett viktigt verktyg i varden och kvalitetsarbetet
inom neurologi och vi har anledning att tro att detta ar en utveckling som kommer att
stiarkas eftersom behandlingsmajligheterna for neurologisk sjukdom nu snabbt
forbattras. MS-registret fick sin starka utveckling just i det skede nar
bromsmedicineringen fick sig genombrott vilket bidrog till att behandlingarna snabbt
kunde etableras i hela landet och att regionala skillnader blev tydliga och kunde
minskas dramatiskt. Data fran vért register har dessutom bidragit starkt till
kunskapsutvecklingen runt dessa behandlingar genom ménga vilciterade
vetenskapliga artiklar i internationella tidskrifter.

Vi ser nu ett 6kat intresse for Svenska Neuroregister aven for 6vriga delregister i takt
med att nya behandlingar tillkommit eller kan forvintas tillkomma inom de ndrmaste
aren. Det forsta exemplet pa detta var behandling av kronisk migrian dar de forsta nya,
effektiva men dyra behandlingarna etablerades for négra ar sedan och dir uppf6ljning
av deras anvandning och effekt var pabjuden av TLV och NT-radet. Vi ser nu dven nya
och livsavgorande behandlingsmgjligheter for tidigare icke behandlingsbara sjukdomar
som spinal muskelatrofi och muskeldystrofier. Har finns uppfoljningskrav fran
European Medicines Agency (EMA). Aven motorneuronsjukdomar kan mycket vil bli
behandlingsbara inom en nira framtid. Dessa nya behandlingar kommer alla att bli
kostsamma och krava ordnat inférande med en adekvat utviardering och dé blir
Svenska neuroregister ett oundgéngligt hjalpmedel.

De ovan namnda PASS-projekten for MS ar dartill exempel pa att
liakemedelsmyndigheter, bAde EMA och Food and Drug Administration (FDA), ser
sikerhetsuppf6ljningar med patientregister som mer fordelaktiga dn traditionella fas-
4-studier som har problem med hoga kostnader och déligt extern validitet.

I detta nya ekosystem av introduktion och utvirdering av en rad nya ldkemedel inom
neurologin har Svenska neuroregister en given plats.

Patientoversikt och granssnitt gentemot datajournaler
Somliga av oss som arbetar med kvalitetsregister har hoppats att flera av de funktioner
som stodjer strukturerad dokumentation av kliniska uppgifter i vardarbetet skulle
komma att implementeras i nésta generations datajournaler. Detta illustreras i vért fall
av den patient6versikt som dr den egenskap hos var registerplattform Compos DS som
stimulerar till registrering av strukturerad varddata. Det star nu klart att nagot
liknande inte kommer att forverkligas i de pagdende upphandlingar av datajournaler
som pagér i landet. Ddrmed ser vi att behovet av specialiserade IT-16sningar for
kvalitetsregister av den typ som Svenska neuroregister/Compos DS erbjuder kommer
att kvarstd under manga &r an. Det blir d& istéllet viktigt att underlétta integrering av
systemen, t.ex. i form av direkt "uthopp” fran datajournal till patientens

registerfil /patientoversikt av den sort som vi implementerat inom flera landsting. Att
gora registerverktyget nibart genom en eller tvd "musklickningar” kan vara det som
leder till en 6kad fullstdndighet i rapporteringen.
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Vi ser med oro pa utvecklingen att beslutsstdd, till vilka patientéversikter kan réknas
har gatt fran att vara en uppskattad vardkvalitetsskapande egenskap hos ett nationellt
kvalitetsregister i borjan av 2000-talet, till att vara identifierat dels som ett juridiskt
problem och dels som négot som inte tillhor kvalitetsregisterbegreppet och inte lingre
far finansieras av 6verenskommelsen mellan staten och SKR om kvalitetsregister. Vi
menar tvirtemot att det arbetssitt som vi utvecklat dr den enda méjligheten att uppna
den nytta som vi efterstravar och som kommer s&vil sjukvarden i stort som den
enskilda patienten till godo.
Vi menar att:
e Patientoversikten enligt vir modell, dédr IT-grénssnittet och de data denna
bygger pa ags av sjukvirdshuvudmannen, ar forenlig med géllande lagstiftning
e Patientoversikten med sina grafiska egenskaper stimulerar till strukturerad
och fullstindig dokumentation av klinisk information l&ngt battre &n de mallar
for strukturerad journalforing som finns i datajournalerna
e Patientoversikten kvalitetssakrar den kliniska verksamheten genom att gora
relevanta data tillgéngliga pa ett sitt som ar overldgset datajournalerna
e Patientoversikten driver kvaliteten av data i kvalitetsregistret ocksé genom att
insamlad data visualiseras och anviands
e Patientoversikten dr “the unique selling point” for vart kvalitetsregister och
utan denna skulle rapporteringsgraden forsimras omgaende

Aven om vi pi goda grunder menar att vi redan arbetar enligt gillande lagstiftning, sa
hoppas vi att insikten om vardet i vart arbetssatt kan bidra till en dndring av
patientdatalagen/kvalitetsregisterforordningen sé att uppf6ljning av enskilda patienter
ocksé kan bli en pabjuden uppgift f6r kvalitetsregisterplattformar.

Patientmedverkan

Svenska neuroregister har sedan 2014 en patientportal dar vi erbjuder Patientens Egen
Rapportering (PER) for inrapportering av patientrapporterade métt, hittills for sju av
véra elva delregister (IPNreg, MSreg, MNDreg, PARKreg, NARKreg, MGreg och
HVreg). Arbetet for att utveckla och férdjupa detta ar centralt for var framtid och
patientmedverkan och patientforetradarnas roller ar visentliga.

Det hévdas fran vardforetradare hall att det ar vardens uppgift att samla in
patientrapporterade métt, s.k. PROMS/PREMS. Vi haller med om att detta rent
juridiskt méste ske inom system for den lokala virddokumentationen. Svenska
Neuroregisters foljer denna princip genom att vér Patientportal samlar in data som
importeras till de deltagande enheternas databas och forst darefter tillfors dessa data
Svenska neuroregister, om patienterna inte valt att avboja.

Men vad som ar viktigt att vara medveten om &r att utvecklingen av PROMS/PREMS ar
dynamisk nir det géller sjukdomsgruppsspecifika instrument. Endast ett begrénsat
antal PROMS/PREMS ir generiska och fungerar vil 6ver flera diagnosgrupper.
PROMS/PREMS ir definitionsmassigt patientcentrerade och blir allt viktigare som
utfallsmétt, da de har en hog klinisk validitet. Vi hdvdar att sjukdomsspecifika
PROMS/PREMS bist utvecklas och koordineras av kvalitetsregister som har en hog
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kompetens om respektive sjukdomsgrupp och vars medarbetare ofta dr med och
utvecklar omrédet bade nationellt och internationellt. Det dr mindre rationellt att véra
datajournalsystem skulle etablera och uppdatera alla dess skalor for olika
sjukdomstillstand. Kvalitetsregister bor ha en given roll dven for insamling av
PROMS/PREMS-data.

Slutord

Vi hoppas att denna Arsrapport ska stimulera till bdde engagemang i
kvalitetsregisterarbete och till 6kad anvindning av vara data i kliniskt
forbattringsarbete och i vetenskapliga projekt for 6kad kunskap om neurologiska
sjukdomar och deras behandling. Sammanfattningsvis hoppas och tror vi att Svenska
neuroregister med tiden kommer att bli allt viktigare f6r utvecklingen av svensk
neurologisk vard.
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Neuromuskulara sjukdomar -
NMIS

Anslutningsgrad

Deltagande enheter

Under 2021 har 30 enheter registrerat i NMiS i 17 av 21 regioner. De regioner som inte
registrerat patienter ar Vastmanland, Sodermanland, Dalarna, och Gotland. Patienter
fran dessa regioner ar sannolikt registrerade via specialistenheterna i Uppsala eller
Stockholm. NMiS har foljaktligen en anslutningsgrad motsvarande 81%.

De sjukdomar som ingér i kvalitetsregistret ar alla sdllsynta, dar diagnostik,
uppfoljning och behandling kraver expertkunskap. Saledes f6ljs manga patienter av
expertteam pa de storre universitetssjukhusen som ocksa gjort de flesta
registreringarna i NMiS. Mattet pé anslutningsgraden for NMiS bor darfor berdknas
utifran hur manga universitetssjukhus inom de sex sjukvardsregionerna som &ar
anslutna. Med en dylik berdkning av har NMiS 100 % anslutningsgrad.

Tackningsgrad

For att fa mojlighet att faststilla tickningsgrad 1amnades 2020 en ansokan till
Socialstyrelsens patientregister avseende antalet patienter med olika neuromuskulira
sjukdomar (NMS). Vi efterfragade uppgifter om de storsta NMS diagnosgrupperna.
Ansokan omfattade antalet levande individer med tva bes6k under perioden 1998 -
2019. En ny ansokan har lamnats in tidig vir 2022 men resultatet har &nnu ej
inkommit, darfor har vi vid berdkning av tdckningsgrad utgétt frin tidigare erhéllna
data. Observeras bor har att tackningsgraden for dystrofinopatier ar 75% och for spinal
muskelatrofi (SMA) 61% vilket dr betydligt hogre &n for den totala tackningsgraden pa
33.9 %, se Tabell 43 och Tabell 44. Detta innebér en 6kad tdckningsgrad under aret
for diagnosgrupperna SMA med 11.1 % och for dystrofia myotonika 1.2 %. For 6vriga
diagnoser ar det svart att berdkna tdckningsgrad eftersom det dr s& ménga diagnoser
som ingér och ICD-10 koderna ménga génger inte ar tillrackligt differentierade for att
kunna ge tillracklig information.

Tabell 2. Antalet registrerade patienter och tdckningsgrad for NMiS.

Totalt antal registrerande patienter 318 512 590 620 631 725 896 1186
Antal patienter nationellt i malgruppen 3500 3500 3500 3500 3500 3500 3500 3500
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Tabell 3. Tdckningsgrad 2021 for de fyra olika modulerna i NMiS.

Ovriga
Dystrofinopatier Dystrofia myotonika neuromuskulara
sjukdomar

Spinal

muskelatrofi

Antal registrerade patienter 194 349 477 609

Antal patienter nationellt i malgruppen
enligt Socialstyreslens patientregister 269 466 1755 1000?

(antalet levande individer med 2 besék under
perioden 1998-2019)

Tackningsgrad 2020 (%) 61 75 26
Tackningsgrad 2021 (%) 72,1 74,9 27,2 60,9

Datakvalitet

Datatathet

Ett utvecklingsprojekt paborjades december 2020 och har pégétt under hela aret 2021.
Projektet har utvecklats och genomforts tillsammans med Svenska neuroregisters IT-
plattform. Det huvudsakliga syftet med projektet ar att genomfora en omfattande
efterregistrering av data for tva av de storsta diagnosgrupperna, dystrofinopatier och
SMA, for att 6ka sdvil dataméingd som datakvalitet. Antalet datapunkter har avsevirt
okat for dystrofinopatimodulen frén 2 945 i december 2020 till 22 511 december 2021.
For SMA-modulen har datamingden Okat fran 3 406 i juni 2021 till 11 374 i mars 2022.
Projektet ar fortfarande pagaende.
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Figur 2. Resultat av efterregistreringsprojekt under december 2020-december 2021 som
visar 6kning av antalet datapunkter avseende levande patienter med dystrofinopati.
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Figur 3. Resultat av efterregistreringsprojekt under juni 2021-mars 2022 som visar
okning av antalet datapunkter avseende levande patienter med spinal muskelatrofi.

Datakvalitet, rapporteringsgrad och missing values

Avseende sikerstillande av datakvalitet har vi infért en modell dir de personer som far
behorighet att registrera i NMiS ska vara personer med god erfarenhet och kunskap om
patientgruppen med NMS. De enheter som har hégst rapporteringsgrad utgors av
universitetsklinikerna dar expertteam for NMS finns, Tabell 45.

Genom att vilja och korrigera variabler sa att de 6verensstimmer med internationella
register har datakvaliteten forbattrats. Detta arbete har ocksa resulterat i 6kad relevans
for patientgrupperna samt for de professioner som arbetar inom omradet.

Mingden bortfall har avsevart minskat {6r modulerna dystrofinopatier och SMA i
samband med efterregistreringsprojektet.

Tabell 4. Rapporteringsgrad for de olika registrerande enheterna.

Sahlgrenska 335 282% 297 27,1% 38 68 1047 194 468 9 301
Barnkliniken DSBUS 21 18,6% 219 20,0% 2 2 835 157 743 51 570
Orebro 172 14,5% 151 13,8% 21 8 205 23 7 1 52
Barnkliniken Malmé 83 7,0% 78 7,1% 5 10 321 66 225 15 200
Neurologiska kliniken Linképing 63 5,3% 62 57% 1 37 192 26 115 5 100
Barnkliniken ALB 55 4,6% 52 4,7% 3 4 185 29 150 18 127
Danderyd 2 3,5% 39 3,6% 3 8 405 43 144 3 125
Malmd 32 2,7% 29 2,6% 3 154 6 119 4 87
Solna 30 2,5% 27 2,5% 3 15 12 6

Barnkliniken Akademiska Sjukhuset 27 2,3% 2 2,4% 1 149 18 9% 6 79
Umed 2 1,9% 20 1,8% 2 1 1 3 2
Huddinge 21 1,8% 19 1,7% 2 8 50 12 46 7 37
Ornsksldsvik 14 1,2% 10 09% 4

Ostersund 12 1,0% 12 1,1% 30 5 19 10
Sunderbyn 10 0,8% 10 0,9%

Ryhov 7 0,6% 7 0,6% 4 16 14
Lund 6 0,5% 6 0,5% 61 10 17 14
Neurology Clinic, Sophiahemmet 6 0,5% 6 0,5% 2 2 1

Karlstad 5 0,4% 5 0,5%

Barnkliniken Orebro US 4 0,3% 4 0,4% 4 4 4
Kalmar 4 03% 4 0,4% 7 1 12 1 1
Sundsvall 4 0,3% 4 0,4% 2 6

Barnkliniken Ryhov 2 02% 2 02% 1 5 3 4 2 4
Bollns 2 0.2% 2 02% 2 2 2

Karlskrona 2 0,2% 1 0,1% 1

Centrum fér neurologi Stockholm 1 0,1% 1 0,1% 1 1 1 1
Halmstad 1 0,1% 1 0,1%

Sollefted 1 0,1% 1 0,1% 1

Uppsala 1 0,1% 1 0,1%

Vixjo 1 0,1% 1 0,1% )
Total 1186 1 1097 1 89 185 3765 604 2257 122 1744

Datauttag NEURO/NMiSreg 2022-03-28
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Validering

En valideringsprocess pagér sedan slutet av 2020 déar de tva personer som har anlitats
for efterregistrering av data aven slumpmassigt kontrollerar 6verensstimmelse mellan
journaldata och registerdata. Detta har varit ett pélitligt och robust sitt att validera
data.

Reliabiliteten av data i NMiS-registret kontrolleras pé tva sitt, dels genom spiarrar mot
felinmatning i sjdlva programvaran, dels genom efterkontroll och analys av data.
NMiS-registrets mjukvara innehaller logiska kontrollfunktioner. Datafélt (variabler)
har definierade restriktioner pa vad som kan fyllas i och for flertalet variabler finns
definierade listor/rullgardiner med mojliga svar som anges genom att peka och klicka.

Utveckling av variabler

Ett omfattande och kontinuerligt arbete med att redigera variabler har utférts dd man
vid inmatning har upptéickt felaktigheter, dubbelregistrering eller data bedomts ha
ringa informativt virde. Variabler har lagts till/redigerats avseende diagnostik bade
avseende méatmetod, utfall samt tid fran symtomdebut till diagnos. Darutéver har
variabler lagts till/redigerats avseende behandling, laboratorievirden, tillvixt,
endokrinologi, motorisk funktion, lungfunktion, hjartrelaterade uppgifter,
frakturer/osteroporos, ortopedi/smairta, vaccinationer, biverkningar,
kognition/beteende/psykisk ohilsa, sjukhusvistelser, levnadsomsténdigheter, studier,
rullstol och fall.

Aktuell folkbokforingsadress har inforts i registret da samkdrning sker tva ganger per
ar med Folkbokforingens register SPAR. Genom detta register far vi ocksa information
om avlidna patienter samt de som har emigrerat fran Sverige. For att 6ka kunskap om
dodsorsaker vi NMS har en ansokan lamnats in till Dodsorsaksregistret for samkorning
med NMiS. Detta ir en viktig information som ocksé efterfrigas internationellt, se
nedan.

Neuromuskulara sjukdomar ar sillsynta sjukdomar vilket medfor att det finns ett stort
behov av internationellt samarbete. Arbete har darfor utforts att synkronisera NMiS
variabler med core data set som fastslagits i det internationella nétverket for
neuromuskuléra kvalitetsregister: TGDOC TREAT-NMD Global Data systems
Oversight Committee - TGDOC - TREAT-NMD. Samarbete ar viktigt for att kunna ta
fram real world data avseende nya behandlingsstrategier och nya
sjukdomsmodifierande lakemedel i storre patientkohorter. Exempelvis har den
europeiska ladkemedelsmyndigheten (European Medicines Agency) nyligen efterfragat
registerdata for att kunna utvirdera de nya kostsamma likemedelsbehandlingarna for
SMA.
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Utveckling av kvalitetsindikatorer

Ett viktigt syfte med registret ar att motverka eller bromsa uppkomst av
komplikationer genom noggrann uppfoljning, kontroll och tidig diagnos och
behandling. Kvalitetsindikatorerna ar valda utifran detta syfte och svarar mot viktiga
nationella och internationella riktlinjer. De fem framtagna kvalitetsindikatorerna ar
gemensamma for alla moduler i NMiS och utgors av:

« Genetisk utredning genomford

« Symtom lungfunktion ifyllt/efterfragat
« Nutritionsproblem ifyllt/efterfragat

+ EQ5D/EQ5D-Y

« Besok regional neuromuskular enhet

NMiS ar ett register som omfattar enbart arftliga neuromuskulara sjukdomar vilket
innebar att det ar helt essentiellt att genetisk utredning ar genomford vid dessa
tillstand. Péverkad lungfunktion ar ofta associerad till sjuklighet och for tidig dod vid
neuromuskuléra sjukdomar och féljaktligen en viktig variabel att f6lja. Detta giller
dven nutritionsproblematik. Neuromuskulira sjukdomar &r sillsynta tillstdnd och
behover foljas upp av expert-team. I samband med att nationell hogspecialiserad vard
kommer att inféras kommer kvalitetsindikatorn “besok regional neuromuskuldr enhet

£

besok hos nationell neuromuskuléar enhet”.

Svarsfrekvensen for kvalitetsindikatorerna har successivt 6kat 6ver tidsperioden men
ar fortfarande ett forbattringsomrade.

Tabell 5. Utveckling av svarsfrekvens under perioden 2014-2021 for de fem
kvalitetsindikatorerna.

2014 2015 2016 2017 2018 2019 2020 2021

Antal aktuella patienter 318 512 539 618 630 756 949 1116
Genetisk utredning 210 281 310 330 334 370 439 491
Symtom lungfunktion 165 216 268 302 331 447 581 677
Nutritionsproblem 109 125 154 178 193 261 341 413
EQ5D/EQSD-Y 0 0 1 4 5 7 34 123
Besdok regional neuromuskulir enhet 80 103 137 144 158 254 412 547

PROM/PREM

I NMiS finns EQ5D (vuxen) och EQ5D-Y (for barn) som PROM métt fér samtliga
moduler. Det finns ocksé en variabel dir vi samlar in information om patientens
uppfattning om sjukdomsutvecklingen de senaste 6 manaderna. I modulerna for
dystrofinopatier och SMA ligger ocksa EK2 —skalan som ett PROM-matt. Denna skala
ar en egenskattning av halsotillstandet hos icke-giende patienter med SMA och
Duchennes muskeldystrofi.

Flera nya sjukdomsspecifika PROM-matt har utvecklats i takt med att nya
sjukdomsmodifierande likemedelsbehandlingar har godkints. Regulatoriska
myndigheter har nu alltmer bérjat efterfriga patientens egen uppfattning om
behandlingseffekt och livskvalitet. Under 2021 har ett specifikt PROM- instrument for
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Duchennes muskeldystrofi (DMD-SAT) 6versatts och kommer att implementeras
under 2022. Under 2021 har ett intensivt internationellt arbete pagéatt for utveckling,
validitets- och reliabilitetstestning av PROM-instrument for SMA. NMiS raknar med
att kunna inkludera PROM instrument for SMA under 2022.

Aterrapportering

Vi tror att den viktigaste drivkraften bakom anviandning av registret och for god
rapportering ar den nytta for den egna verksamheten som deltagarna upplever.
Aterrapporteringen ir dirfor en central funktion och vi har utvecklat flera méjligheter
for deltagande enheter att ta del av data och av resultat. Vi skiljer pa Patientéversikten
och Utdatafunktioner.

Patientoversikten
Patientoversikten ar de egenskaper i IT-granssnittet som stoder det kliniska arbetet
genom att visualisera de viktigaste aspekterna av patientens sjukdom.

Den grundliaggande dterkopplingen i patientoversikten ar det grafiska grianssnittet med
sammanstéllning av patientuppgifter som behandlande ldkare kan anvinda som vid
patientbesoket. Har sammanfattas den information som behandlande ldkare behéver
som utgangspunkt for beséket och for de beslut som behéver tas. Detta dr troligen den
for sjukvardspersonalen viktigaste formen av aterkoppling och det som motiverar till
rapportering i NMiS-registret. Patientoversikten har ocksé den férdelen att data om
patienterna hela tiden anviands och diarmed granskas och foljaktligen kvalitetssakras.

Utdatafunktioner

For att motivera medverkande enheter att samla in strukturerad klinisk information s&
ar det en grundldggande funktion att erbjuda tillgang de data som man rapporterat. Vi
har alltsedan starten arbetat efter malsattningen att ge deltagande enheter maximal
tillgang till sina egna data och med aren utarbetat en alltmer sofistikerad arsenal av
verktyg for atkomst av registerinformationen och den egna enhetens resultat. Fran
borjan var detta tankt for de som deltagit i registerarbetet men med tiden har vi i
okande utstrackning stravat efter att gora data tillgangliga aven for patienter,
beslutsfattare och intresserad allmanhet.

I inloggat ldge framgar data avseende konsfordelning. I registret finns fler mén an

kvinnor vilket forklaras av att dystrofinopatier ar en x-bunden recessiv arftlig sjukdom
som foljaktligen enbart drabbar méan.
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Figur 4. Utrapporteringsmadtt for NMiS avseende dlder, konsfordelning och antal
patienter 2022-01-31.

Neurodashboard

En 16sning fér NMIS i likhet med 6vriga delregister i Svenska neuroregister i form av
en "Neurodashboard” har tagits fram. Oppen visning sker idag av realtidsdata med
utvalda nyckeltal, statistik 6ver antal patienter, antal registreringar, antal
behandlingar, datatéthet, frin nationell niv ner pd enhetsniva.

Under 2021 ar det enbart Spinraza som ar godkant for behandling vid SMA och
Translarna for Duchennes muskeldystrofi. I februari 2022 godkéndes ytterligare tvé
ldkemedel for SMA men dessa finns av naturliga skil inte med i redovisningen for
2021.

Fordelning av behandlingar (alla pagaende)

Translarna
Testosteron

SSRI

Spinraza
Protonpumpshammare
Prednisolon
Paracetamol

NSAID

Melatonin

Laxantia
Kalktillskott per os
Isoton NaCl
Hyperton Nacl
D-vitamin

Diurstika
Deflazacort|
Centralstimulantia b|
Bulkmedel
Bisfosfonater|
Betablockerare
B2-stim

Antbictika

Annan sviktbehandiin
Andra vitaminer

ACE-hammare
v ' ' '

0 0.02 0.04 0.08 0.08 0.1 0.12 0.14 0.6 0.8
Andel

Figur 5. Pagaende ldkemedelsbehandlingar av samtliga patienter med neuromuskuldra

sjukdomar.

Rapportgeneratorn

Inrapporterande enheter har full tillgang till de data de sjdlva rapporterar in.
Dataexport av egna registerdata kan ske antingen i form av enkla listor, eller mer
fullstandigt i Excel-format efter sokningar (queries) grundat pa en eller flera variabler
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via Rapportgeneratorn. Pa detta sitt dr all information tillginglig for den enhet som
ocksa dger denna information.

Urvalslistor

En annan viktig kategori av rapporter ar de s.k. urvalslistorna déar enheterna, med ett
enkelt klick, har tillgéng till fordefinierade pa administrativt viktiga kategorier av
patienter sdsom “véra patienter” med mera.

Effekten av registrets insatser pa varden

Registret omfattar framfor allt individer med progressiva neuromuskulara
sjukdomstillstand dér det ar viktigt att hitta ritt tidpunkt for lampliga interventioner
da bade en for tidig och for sen intervention kan ge ett icke avsett resultat. Registret
bidrar till att ge en enkel och samlad information om patienternas halsotillstdnd och
sjukdomsutveckling. Registret underléttar ddrmed identifikation av ratt tidpunkt for
ritt intervention. Exempel pa detta kan vara hur registret foljer lungfunktion,
skoliosutveckling, hjartfunktion, tillvaxtparametrar samt forandring av muskelstyrka
och motorisk funktion. Med ett forbattrat och modernt medicinskt omhindertagande
uppnadr allt fler patienter med NMS vuxen &lder med en allt hogre medellivslingd. Med
registerdata kan vi visa pa forlangd livslangd, dodsorsaker men ocksé tillsttande
komorbiditet vilket dr viktig ny kunskap.

I registret finns ocksé variabler om sjukhusinldggningar som kan ge viktig information
om patientens dndrade sjukdomstillstind. Detta giller bade sjukdomsprogress men
dven eventuellt positiv effekt av 1ikemedelsbehandlingen sdsom minskade antal
invasiva infektioner som kraver sluten vird. Registret kan ocksé ge information om
patientens aktivitetsforméga och sa kallad sjukdomsborda ("burden of illness”) dar
sévil levnadsforhallanden som behov av assistans och patientens egenrapporterade
upplevelse av sjukdomen finns tillgdnglig.

Patienter med neuromuskulédra sjukdomar har ménga génger manifestationer fran
flera organsystem sdsom exempelvis hjart- lungpéverkan, osteoporos, hjarnrelaterade
symtom som led i sin sjukdomsbild. Detta kan medféra behov av olika
likemedelsbehandlingar vilket avspeglas i det stora antalet olika likemedel som
registreras i registret enligt presentation i Tabell 47.

December 2017 godkéndes Spinraza som var det forsta sjukdomsmodifierande
lakemedlet for SMA. I februari 2022 godkéndes ytterligare tva sjukdomsmodifierande
likemedel, Evrysdi och Zolgensma. Samtliga likemedelsbehandlingar skall NT-radets
beslut foljas upp via NMiS. Saledes har registret en central roll i uppfoljning av de nya
dyra behandlingarna for SMA.

Tidigare insamlade data avseende naturalférlopp har dven det ront stort intresse for att
kunna ligga till grund for jamforelse av effekt av de nya ladkemedelsbehandlingarna.
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Tabell 6. Behandlingspreparat, antal startade, avslutade och pdgédende.

3,4-DAP 2 2

ACE-hdmmare 171 15 156 5 2
Acetazolamid 1 1

Andra psykofarmaka 14 5 9 2 1
Andra vitaminer 47 15 32 1 2
Angiotensinreceptorblockerare (AR 3 1 2

Annan sviktbehandling 39 7 32 4 1
Annan sdmnmedicinering 16 7 9 1
Annan 6vrig behandling 16 3 13 1 1
Antibiotika 20 6 14 1
Antiepileptika 4 4

Atomoxitin 4 2 2

B2-stim 56 9 47 3

Betablockerare 94 9 85 4 2
Bisfosfonater 63 14 49 5 1
Bulkmedel 59 13 46 3
Centralstimulantia behandling 26 12 14

Cirkadin 15 10 5 1

D-vitamin 364 59 305 20 13
Deflazacort 118 26 92 6 2
Diuretika 14 2 12

Efedrinklorid 2 1 1 1
Entreston 1 1

Eplerenon 1 1

Evrysdi 2 2 2 2
Hyperton NaCl 16 16

Isoton NaCl 53 8 45 4

Kalktillskott per os 209 35 174 17 4
Laxantia 105 34 71 8 2
Lergigan 3 2 1

Loperamid 2 1 1

Melatonin 60 9 51 6 2
Mestinon 8] B

Mexilitin 2 2

Modafinil 3 2 1

Myozyme 3 3

Neuroleptika 3 1 2 1

NSAID 26 6 20 1

Opioider 15 4 11

Paracetamol 52 12 40 1

Prednisolon 177 96 81 3 5
Protonpumpshdmmare 116 20 96 4 2
Q1o 11 5 6 1

Questran 4 1 3 1

Spinraza 98 6 92 7 4
Spironolakton 2 1 1

SSRI 68 20 48 4

Testosteron 40 21 19 3

Theralen 9 5 4

Translarna 22 5 17 1

Vamolorone 2 2

Zolgensma 1 1 1

Total 2257 513 1744 122 49

Datauttag NEURO/NMiSreg 2022-03-28

Under 2021 har Socialstyrelsen beslutat att inrédtta nationell hogspecialiserad vard
(NHV) for vissa neuromuskuldra samt mitokondriella sjukdomar; fyra NHV-enheter
inom vuxen- och tva inom barnsjukvard. Socialstyrelsen har tilldelat region Skéne
genom Skénes universitetssjukhus, region Stockholm genom Karolinska
universitetssjukhuset, region Ostergétland genom Linkopings universitetssjukhus,
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region Vistra Gotalandsregionen genom Sahlgrenska universitetssjukhuset uppdraget,
men enbart region Stockholm och Vistra Goétaland har erhallit tillstdnd att bedriva
NHYV for barn och ungdomar. NMiS kommer framgent att spela en viktig roll vid
kvalitetsuppf6ljning av varden vid dessa NHV-enheter.

Vetenskapliga resultat

NMiS har ett forskningsrad fér bedomning av forskningsansékningar samt
ansokningar avseende uttag av registerdata. Ledamoterna i detta forskningsrad ar de
vetenskapligt meriterade styrelseledamoéterna: Thomas Sejersen, professor Karolinska
Universitetssjukhuset, Solna, Mar Tulinius, professor Sahlgrenska
Universitetssjukhuset, Goteborg, Anna-Karin Kroksmark, docent Sahlgrenska
Universitetssjukhuset, Christopher Lindberg, docent Sahlgrenska
Universitetssjukhuset, Anne-Berit Ekstrom, med dr Drottning Silvias barn- och
ungdomssjukhus, Goteborg, Olof Danielsson, med dr Universitetssjukhuset Linkoping
samt Christoffer Ehrstedt, med dr Akademiska Barnsjukhuset, Uppsala.
Forskningsradet har haft 2 méten.

Tvé doktorandprojekt pagar inom omradet; Ett avseende dodsorsaker och 6verlevnad
vid Duchennes muskeldystrofi av fysioterapeut och doktorand Lisa Wahlgren,
Goteborgs Universitet. Det andra ar ett projekt av psykolog och doktorand Jonas
Gillenstrand Goteborgs Universitet om kognition och beteende vid Duchennes
muskeldystrofi.

En registerstudie avseende “Burden of illness for patients with Duchenne muscular
dystrophy in a real-world setting” ar ocksé pagaende. Vidare pagar dven en studie
avseende "Burden of illness for spinal muscular atrophy (SMA) patients in a real world
setting”.

Vetenskapliga publikationer

Lisa Wahlgren, Anna-Karin Kroksmark, Mar Tulinius, Kalliopi Sofou. One in five
patients with Duchenne muscular dystrophy dies from other causes than cardiac or
respiratory failure. Eur J Epidemiol, 2021 Nov 21, doi: 10.1007/s10654-021-00819-4.

Anne-Berit Ekstrom, Anna-Karin Kroksmark, Virginie Na€l, Rosa Willock, Annika
Bergman, Catharina Maijgren Steffensson, Jonatan Freilich. Burden of illness for
patients with Duchenne muscular dystrophy in a real-world setting. In manuscript.

Jonas Gillenstrand, Anne-Berit Ekstrom A, Anna-Karin Kroksmark, Mar Tulinius,
Malin Broberg. Behavioural strengths and difficulties in relation to intellectual
functions and age in Swedish boys with Duchenne Muscular Dystrophy. Submitted to
Child Neuropsychology.

Abstrakt (mots) vid medicinska konferenser
Annual Virtual Congress of the World Muscle Society 20 — 24 september 2021
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« Evolution of scoliosis management in Duchenne muscular dystrophy. L. Wahlgren, S.
Nordstrom, A-K. Kroksmark, M. Tulinius, K. Sofou

» Monitoring treatment-benefit in patients with Duchenne muscular dystrophy treated
with ataluren. E. Michael, K. Sofou, L. Wahlgren, A. Kroksmark, M. Tulinius

Prioriterade utvecklingsomraden for registret

« Varden i siffror

« Okad tickningsgrad

« NHV-enheterna

« Utvirdering av sjukdomsmodifierande behandling

« Utveckla nya moduler LGMD, mitokondriella och polyneuropatier
« Internationellt samarbete

Vérden i siffror: NMiS fortsétter utveckla 6ppna statistikvisningar via Neurodashbord
samt planerar att borja presentera data for Varden i Siffror.

Okad tickningsgrad: Fortsatt arbete kommer att ske under aret avseende inhimtning
och analys av data fran Socialstyrelsens patientregister for att f mer kunskap om
forekomsten av neuromuskulira sjukdomar och tackningsgraden i registret.
Efterregistreringsprojektet som inleddes under 2020 kommer att fortgd under 2022
med syfte att fa en forbéttrad tickningsgrad. Plan har upprittats for att kontakta de
olika Kklinisk genetiska avdelningarna i Sverige som svarar ut resultatet pa de genetiska
analyserna med syfte att bifoga information om att patienter med verifierade genetiska
fynd som ar forenliga med NMS skall registreras i NMiS.

NHV-enheterna: Enligt den nya kunskapsorganisationen har Socialstyrelsen beslutat
om NHYV {6r vissa neuromuskulira sjukdomar. NMiS kommer att spela en viktig roll
for utvardering av virden som kommer att ges vid dessa enheter. NMiS kommer ocksa
att kunna ge information om hur stor andel av patientpopulationen som har haft
tillgang till NHV. Kon, alder och regionala skillnader kommer ocksa att kunna
presenteras.

Utvirdering av sjukdomsmodifierande behandling: 2022-02-01 kom beslut
godkinnande frdn NT-radet avseende lakemedelsbehandling och uppfoljning med tre
nu godkinda ldkemedel for spinal muskelatrofi (SMA): Evrysdi, Spinraza och
Zolgensma (Evrysdi (risdiplam), Spinraza (nusinersen) och Zolgensma (onasemnogen-
abeparvovek) vid spinal muskelatrofi (janusinfo.se). NT-rédet fastslar for det forsta att
patienten ska foljas vid en av enheterna for hogspecialiserad vard, och
behandlingsteamet dir ansvarar f6r behandlingen och uppféljningen av
behandlingsresultat i samradd med hemmakliniken. For det andra att behandlingen
foljs i det nationella kvalitetsregistret for neuromuskuléra sjukdomar, NMiS.

Utveckla nya moduler LGMD, mitokondriella och polyneuropatier. I samarbete med
internationella register (TGDOC) har en nytt s k core data set utvecklats for
sjukdomsgruppen limb girdle muskeldystrofi vilket ar en diagnosgrupp som i dag ingar
i NMIS i modulen Ovriga neuromuskulira sjukdomar. Styrgruppen fér NMiS har
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beslutat att utveckla en sirskild modul f6r denna sjukdomsgrupp dér variablerna skall
synkroniseras med TGDOC s core data set. Vad giller arftliga polyneuropatier och
mitokondriella myopatier finns en intention om att dessa sjukdomstillstind skall pé
sikt inkluderas.

Internationellt samarbete: Overlikare och register-ansvarig for NMiS, Anne-Berit
Ekstrom, samt professor Thomas Sejersen, ledamot i styrgruppen, har regelbunden
kontakt med det internationella natverket for neuromuskulira sjukdomar; TREAT-
NMD vars arbete fokuserar pa att stodja olika nationella neuromuskuléra registren och
samverkans- och forskningsprojekt. For detta har TREAT-NMD bildat TREAT-NMD
Global Data systems Oversight Committee — TGDOC dar NMiS ar en av medlemmarna.
Expertteam for neuromuskuldra sjukdomar pa Sahlgrenska Universitetssjukhuset samt
vid Karolinska Universitetssjukhuset ingér i European Research Network (ERN).
Nordiskt samarbete med representanter frin Danmark, Norge, Finland samt Island
forkommer kring neuromuskulira sjukdomar. Under 2022 kommer ett fortsatt
internationellt samarbete att dga rum.
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