Viss vetenskaplig dokumentation finns om patientnytta vid
tillvaxthormonbehandling av barn med idiopatisk kortvuxenhet

SBU Alert

[TN&r det blev mojligt att framstélla till-
vaxthormon pa syntetisk vag, i mitten av
1980-talet, borjade man diskutera om
dven kortvuxna barn utan klarlagd brist
pa tillvixthormon, s k idiopatisk kort-
vuxenhet, kunde ha nytta av tillvixthor-
monbehandling. SBU har tagit upp detta
amne i en nyligen publicerad Alert-rap-
port.

Idiopatisk kortvuxenhet ar i dag inte
en godkind indikation for tillvixthor-
monbehandling. Behandlingen ges i
form av dagliga injektioner och pagar
ofta till 10-drsaldern.

SBU Alert hittade endast fem kon-
trollerade och tva okontrollerade studier
dir barn med idiopatisk kortvuxenhet
som behandlats med tillvixthormon
hade f6ljts tills de natt sin slutldngd. Be-
handlingens genomsnittliga effekt pa
slutlingden varierar mycket mellan stu-
dierna. SBU Alerts sammanvigningar

av de olika resultaten pekar pa en ge-
nomsnittlig langdtillvaxt pa 3—7 cm.

Det dr inte faststdllt om behandling
med tillvixthormon minskar beteende-
storningar och skolsvarigheter under
barndomen, inte heller om behandling
leder till 6kad livskvalitet i vuxen alder,
enligt Alert-rapporten.

SBU Alert lyfter fram tva viktiga fra-
gor med etiska implikationer: Ar det
etiskt forsvarbart att utsitta friska barn
for en daglig behandling under lang tid
till osdker individuell nytta? Bor kort-
vuxenhet hos i Ovrigt friska individer
klassificeras som sjukdom eller ska be-
handling som befrdmjar langdtillvaxt
hos denna grupp betraktas som »kosme-
tisk«?

Vad giller ekonomin uppskattar
SBU Alert att enbart likemedelskostna-
den for ett barns behandling i genomsnitt
ligger pa drygt en miljon kronor, vilket
innebér flera hundra tusen kronor per
vunnen centimeter i langdtillvaxt.

SBU graderar sina vérderingar av den
vetenskapliga dokumentationens kva-
litet och bevisvarde for aktuella frage-
stdllningar i fyra nivaer: god, viss, ringa
eller ingen.

I det hér fallet gérs bedomningen att
det finns viss vetenskaplig dokumenta-
tion om patientnytta vid behandling av
idiopatisk kortvuxenhet samt att ingen
vetenskaplig dokumentation om meto-
dens kostnadseftfektivitet foreligger.
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Lis hela dokumentet pa

http://alert.sbu.se

Alert ér ett komplement till de omfattande
systematiska litteraturoversikter som SBU
genomfor, och riktar sig i forsta hand till be-
slutsfattare och verksamhetschefer i sjukvar-
den. SBU Alert ska tidigt identifiera nya me-
toder, bedoma forviantade effekter nir det
giller vardresultat, ekonomi och vardstruk-
tur samt peka pa kunskapsluckor.

Sambandet mellan studiedesign

och behandlingseffekt fortfarande osékert

[l Fragan om vilken studiedesign som
ger det sdkraste mattet pd behandlingsef-
fekt ar i huvudsak besvarad. Den rando-
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miserade, kontrollerade studien har
minst potential for systematiska fel.
Samtidigt visar en nyligen publicerad
studie i JAMA att den vanliga uppfatt-
ningen att observationsstudier dverskat-
tar behandlingseffekter inte ar helt kor-
rekt. Denna uppfattning bygger pa éldre
oversikter diar observationsstudierna
ofta bestod av retrospektiva fallserier.

Artikeln har forfattats av en grupp
framstdende foretridare for evidensba-
serad medicin i Nordamerika och upp-
fyller alla de metodologiska krav man
kan stélla. Man fann en god korrelation
mellan effekten av behandlingar som
studerats savil med randomiserad meto-
dik som i prospektiva kohortstuder.

Samtidigt var inte korrelationen full-
stindig utan det fanns exempel pa obser-
vationsstudier med savil stérre som
mindre effekt dn i motsvarande rando-
miserade undersokningar. Signifikant
fler jamforelser visade en storre effekt i
observationsstudierna én i de randomi-
serade studierna.

Man forestiller sig ofta att observa-

tionsstudier foregér de randomiserade,
kontrollerade undersokningarna, men i
atskilliga fall var ordningen omvind.
Detta kan ju ha berott pa att man 6nskat
studera om en behandlingseffekt star sig
i en mindre selekterad patientpopula-
tion.

Detta &r ett av de viktigaste anvandnings-
omradena for klinisk behandlingsforsk-
ning. Det dr ofta inget som hindrar att
man anvinder samma studieprotokoll,
men i en dppen kohortdesign for de pati-
enter som inte kan eller vill randomise-
ras. Samtidigt far man alla de problem
med storfaktorer, som observationsstu-
dier &r forknippade med, vilket gor ana-
lysen och tolkningen mer komplicerad.
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