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Opinia Prezesa
Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr 90/2018 z dnia 6 czerwca 2018 r.
o projekcie programu polityki zdrowotnej pn. ,,Narodowy Program
Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne”
realizowany przez Ministerstwo Zdrowia

Po zapoznaniu sie z opinig Rady Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki
zdrowotnej ,,Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne” pod
warunkiem uwzglednienia ponizszych uwag.

Uzasadnienie

Przedstawiony projekt programu polityki zdrowotnej moze stanowi¢ uzupetnienie obecnie
funkcjonujgcych $wiadczen gwarantowanych. Niemniej jednak, w celu zapewnienia realizacji
programu o mozliwie najwyzszej jakosci, prosze uwzgledni¢ ponizsze uwagi.

Cele programu nie spetniajg do konica warunkéw zasady SMART i wymagaja przeformutowania.
Doprecyzowania wymagajg réwniez mierniki efektywnosci. W projekcie nie wskazano, na jakiej
podstawie przyjeto docelowe wartosci wskaznikdw, co nie pozwala na ich weryfikacje. Ponadto
przedstawione mierniki efektywnosci majg charakter jedynie ilosciowy i nie pozwolg na ocene jakosci
efektow programu.

Populacja docelowa programu zostata okreslona poprawnie w odniesieniu do przedmiotowego
problemu zdrowotnego. Niemniej jednak, z uwagi na brak spdéjnosci w danych liczbowych
dotyczacych chorych na hemofilie, przedstawionych na podstawie dostepnych Zrddet, nalezy
zweryfikowac rozbieznosci dotyczgce oszacowan liczebnosci populacji programu.

Interwencje zaplanowane w programie w zakresie koordynowanej opieki zdrowotnej w leczeniu
hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych (obejmujgce utworzenie: osrodka krajowego, osrodkéw
wojewddzkich oraz rady programowe)j, a takze rejestru medycznego w ramach leczenia pacjentéw
chorych na hemofilie, sg zgodne z aktualnymi wytycznymi klinicznymi w przedmiotowym zakresie.

Zastrzelenia Agencji budzi natomiast interwencja odnoszgca sie do zaopatrzenia w produkty lecznicze
do leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych, w szczegdlnosci wdrazania nowo rejestrowanych
lekéw oraz eminicizumabu i rekombinowanego wieprzowego czynnika VIII. Wskazany zapis programu
daje mozliwos¢ na finansowanie nowo zarejestrowanych produktéw, bez wczes$niejszej oceny HTA.
Budzi to watpliwosci zaréwno w zakresie wtasciwego wydatkowania finansdw publicznych, jak
rowniez w zakresie bezpieczeristwa samych pacjentéw.

Biorgc pod uwage powyisze, w opinii Prezesa, zgodnie z opinig Rady Przejrzystosci, nowo
wprowadzane leki i preparaty stosowane do leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych powinny
podlegac¢ ocenie HTA, celem oceny ich skutecznosci klinicznej, bezpieczernstwa oraz efektywnosci
kosztowe]. Ponadto zasadna wydaje sie koordynacja metod zakupu lekéw i preparatéw w programie.
Warto takze zastanowié sie nad wprowadzeniem monitorowania u pacjentéw zuzycia czynnikéw
krzepniecia, analogicznie jak w programach obecnie istniejgcych.
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Majgc na uwadze, ze obecnie leczenie dzieci chorych na hemofilie odbywa sie w ramach programu
lekowego finansowanego przez Narodowy Fundusz Zdrowia, warto rozwazy¢ opracowanie
rozwigzania majacego na celu zapewnienie kompleksowej i skoordynowanej opieki dla wszystkich
chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne w ramach jednego wspdlnego programu.

Monitorowanie i ewaluacja programu wymagajg doprecyzowania, szczegdlnie w zakresie oceny
jakosci $wiadczen udzielanych w programie oraz oceny efektywnosci programu.

Budzet programu nie zawiera informacji nt. kosztéw odnoszgcych sie do pozycji ,zapewnienie
produktéw emicizumabu, wieprzowego rekombinowanego czynnika VIII oraz innych nowo
rejestrowanych produktéw leczniczych do leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych dla
pacjentéw wskazanych przez Rade Programu”, co nie pozwala na weryfikacje kosztorysu
w przedmiotowym zakresie.

Przedmiot opinii

Przedmiotem opinii jest projekt programu polityki zdrowotnej z zakresu wczesnego wykrywania
nowotwordw dziedzicznych. Budzet przeznaczony na realizacje programu wynosi 1 714 019 000 zt,
zas okres realizacji to lata 2019-2023.

Opinia Prezesa Agencji zostata przygotowana w oparciu o ocene technologii medycznej
proponowanej w ramach programu polityki zdrowotnej zgodnie z kryteriami zawartymi w art. 31a
ust. 1 i art. 48 ust. 4 ustawy o Swiadczeniach wraz z oceng zatozen projektu programu polityki
zdrowotnej, ktdre wspierajg efektywnos¢ kliniczng i kosztowa technologii medycznej planowanej
W programie.

Ocena projektu programu polityki zdrowotnej

Znaczenie problemu zdrowotnego

Opiniowany projekt programu odnosi sie do problemu zdrowotnego dotyczacego hemofilii
i pokrewnych skaz krwotocznych. Problem zdrowotny bedgcy przedmiotem ocenianego programu
nie wpisuje sie w priorytety zdrowotne wymienione w Rozporzadzeniu Ministra Zdrowia z dn. 27
lutego 2018 r. (Dz.U. 2018, poz. 469).

Zgodnie z opracowanymi przez Ministerstwo Zdrowia mapami potrzeb zdrowotnych, zapadalno$¢
rejestrowana dla rozpoznan z grupy Zaburzenia krzepniecia i skazy krwotoczne (wrodzone) w 2014 r.
wyniosta 0,8 tysiecy przypadkéw w Polsce. Natomiast wspdétczynnik zapadalnosci rejestrowanej na
100 tys. ludnosci wynidst 2,1. Zapadalno$¢ rejestrowana dla rozpoznan z grupy Zaburzenia
krzepniecia i skazy krwotoczne (nabyte) w 2014 r. wyniosta 18,4 tysiecy przypadkow w Polsce.
Natomiast wspétczynnik zapadalnosci rejestrowanej na 100 tys. ludnosci wynidst 48,5.i

Cele i efekty programu

W tresci projektu, w ramach celu gtdwnego, wymieniono zatozenia: ,utworzenie osrodkéw leczenia
hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych, potgczonych wspdlnym elektronicznym rejestrem
medycznym chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne”, ,utworzenie krajowych osrodkow
leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych”, ,zapewnienie produktéw leczniczych
niezbednych dla chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne” oraz ,zapewnienie
odpowiednich warunkéw dla postepowania z chorymi na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne
przez Panstwowe Ratownictwo Medyczne”. Nalezy zaznaczyé, ze cel gtdwny w aktualnym brzmieniu
nie jest w petfni zgodny z zasadg SMART, wedtug ktérej cel powinien byé: sprecyzowany, mierzalny,
osiggalny, istotny i zaplanowany w czasie. Ponadto ww. zatozenia nie stanowig oczekiwanych
efektéw, lecz dziatania, co jest niezgodne z definicjg celu. Warto pamietac, ze cel gtéwny powinien
by¢ wyraznie zdefiniowany i precyzyjnie wytyczony (w odniesieniu do planowanego czasu), a jego
osiggniecie powinno stanowié potwierdzenie skutecznosci zaplanowanych dziatan.

Wskazano takze 3 cele szczegétowe: ,objecie pacjentdw kompleksowa opiekg w osrodkach leczenia
hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych w zakresie nadzoru nad leczeniem w warunkach
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domowych oraz regularng oceng stanu zdrowia”, ,zapewnienie lekéw dla chorych na hemofilie
i pokrewne skazy krwotoczne poprzez dostep do koncentratdw czynnikdw krzepniecia
i desmopresyny w RCKiK, dostep do dostaw domowych koncentratdw czynnikéw krzepniecia dla
pacjentéw pobierajgcych regularne ilosci, dostep do nowo rejestrowanych produktow leczniczych
w miare mozliwosci finansowanych z budzetu programu, tworzenie depozytdw koncentratéw
czynnikdw krzepniecia w osrodkach leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych oraz
w podmiotach leczniczych posiadajgcych szpitalne oddziaty ratunkowe” oraz ,,zapewnienie szkolen
personelu medycznego z zakresu leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych realizowanych
przez krajowe osrodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych”. Powyisze zatoZzenia
podobnie, jak cel gtdwny programu, zostaty przedstawione w formie dziatan. Reasumujac, cele
programowe wskazane w projekcie nie s3 w petni zgodne z koncepcja SMART i wymagajg
przeformutowania zgodnie z powyzszymi uwagami.

W projekcie przedstawiono 5 miernikdow efektywnosci. Nalezy zaznaczy¢, ze powinny one umozliwiac
obiektywng i precyzyjng ocene stopnia realizacji celéw. Wskazano jedynie mierniki o charakterze
iloSciowym, co nie pozwoli na obiektywne i precyzyjne zmierzenie stopnia realizacji celow.
W odniesieniu do celu w zakresie objecia pacjentéw z hemofilig i pokrewnymi skazami krwotocznymi
kompleksowq opiekg w osrodkach leczenia hemofilii, wskazano miernik w postaci , liczby pacjentow
objetych opieka osrodkdw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych”. Warto zauwazy¢, ze
wskaznik ten mozna zastosowac réwniez w ocenie zgtaszalnosci do programu.

W projekcie zaznaczono, ze do korica 2023 r. liczba pacjentdéw objetych opiekg wyniesé¢ ma 6 000, co
wynika¢ ma z danych Instytutu Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie w zakresie liczebnosci oséb
chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne w Polsce. Miernik w postaci ,$redniego rocznego
zuzycia poszczegdlnych produktdw leczniczych na mieszkanca kraju” mozna odnies¢ do celu
dotyczacego zapewnienia lekdw poprzez dostep do czynnikdw krzepniecia. Przedstawiono réwniez
zaktadane roczne zuzycie do 2023 r. w odniesieniu do wybranych czynnikéw, jednak nie odniesiono
sie do przyczyn, z powodu ktérych wskazano poszczegdlne wartosci. Do celu w zakresie zapewnienia
lekéw poprzez dostep do domowych dostaw czynnikdw krzepniecia dla pacjentéw pobierajgcych
regularne ilosci mozna odnies¢ wskaznik ,liczba pacjentéw objetych dostawami domowymi
koncentratow czynnikdw krzepniecia ze s$rodkéw programu”, ktéra zgodnie z informacja
przedstawiong w tresci projektu ma wynies¢ 50 pacjentéw w 2020 r., a w latach kolejnych liczba ta
ma zwieksza¢ sie o dodatkowych 50 oséb (do 200 pacjentéw w 2023 r., w tym 150 oséb z lat
poprzednich). W przypadku ww. miernika réwniez nie wskazano uzasadnienia dla przyjetych wartosci
docelowych.

Stopien realizacji celu dotyczacego tworzenia depozytéw koncentratdw czynnikéw krzepniecia ma
by¢ mierzony w ramach wskaznika ,liczba depozytéw koncentratéw czynnikdw krzepniecia ze
srodkdw Programu” oraz ,odsetek liczby utworzonych depozytéw koncentratow czynnikéw
krzepniecia ze srodkéow programu w stosunku do liczby wynikajgcej z depozytéw wskazanych przez
Rade Programu”. Miernik w postaci ,liczby osrodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych, z ktérych przeszkolono kadre medyczng w ramach programu” mozna odnies¢ do celu
w zakresie zapewnienia szkolen dla personelu. Zatozono, ze do 2023 r. kazdy z osrodkow leczenia
hemofilii powinien wykazac sie przeszkoleniem w krajowych osrodkach odpowiedniej liczby lekarzy,
pielegniarek, fizjoterapeutéw, diagnostéw laboratoryjnych, ratownikbw medycznych oraz
dyspozytoréw medycznych. Przy czym w projekcie wskazano jedynie szacunki dotyczace ogdlnej
liczby oséb z poszczegdlnych zawoddw, ktére majg zostaé przeszkolone w ramach programu, nie zas
w odniesieniu do poszczegdlnych osrodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych.
Ponadto, podobnie jak w przypadku pozostatych miernikdw, nie uargumentowano, na jakiej
podstawie zatozono przeszkolenie takiej a nie innej liczby oséb.

Podsumowujac, nalezy zweryfikowaé¢ i uzupetni¢ element programu dotyczacy wskaznikow
efektywnosci.
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Populacja docelowa

W programie majg bra¢ udziat pacjenci z rozpoznaniami: hemofilia A, hemofilia A powikfana
inhibitorem, nabyta hemofilia A, hemofilia B, hemofilia B powiktana inhibitorem, choroba von
Willebranda, nabyty zespét von Willebranda, niedobdr fibrynogenu, niedobdr protrombiny, niedobér
czynnika V, niedobér czynnika VIl (hypoprokonwertynemia). niedobdr czynnika X, niedobér czynnika
Xl, niedobér czynnika Xlll, ztozony niedobdr czynnika V i czynnika VIII, ztozony wrodzony niedobér
czynnika Il, czynnika VII, czynnika IX i czynnika X, becnos¢ inhibitora fibrynogenu, czynnika Il, V, VII, X,
Xl lub Xl (allo- lub autoprzeciwciat), trombastenia Glanzmanna, zesp6t Bernarda-Souliera, inne
wrodzone trombocytopatie, nosiciele hemofilii A i B z graniczng aktywnoscig czynnika VIl lub IX oraz
dodatnim wywiadem krwotocznym, osoby z graniczng aktywnoscig czynnika von Willebranda oraz
dodatnim wywiadem krwotocznym.

Liczebnos¢ populacji docelowej programu oszacowano na ok. 6 tysiecy oséb rocznie w oparciu o spis
chorych na skazy krwotoczne prowadzony przez Instytut Hematologii i Transfuzjologii (IHiT)
w Warszawie. Wg spisu IHiT liczba chorych w marcu 2018 r. wynosita 5708 oséb. Warto podkreslié, iz
zdaniem eksperta klinicznego ww. rejestr moze nie by¢ kompletny, poniewaz nie wszystkie osrodki
realizujgce leczenie z zakresu hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych zgtaszajg pacjentow.
Ponadto oszacowania dotyczgce liczebnosci docelowej nie sg spdjne z danymi z map potrzeb
zdrowotnych, zgodnie z ktérymi zapadalnos¢ rejestrowana dla rozpoznan z grupy: zaburzenia
krzepniecia i skazy krwotoczne (nabyte) w roku 2014 wyniosta 18,4 tys., natomiast z grupy zaburzenia
krzepniecia i skazy krwotoczne (wrodzone) wyniosta 0,8 tys. przypadkéw w Polsce. Rozbieznosc
w zakresie liczby pacjentéw chorujgcych na hemofilie oraz pokrewne skazy krwotoczne (nabyte)
miedzy danymi wg dostepnych Zrédet jest zatem znaczna i wymaga wyjasnienia.

Interwencja

W ramach programu zaplanowano nastepujgce interwencje:

e utworzenie osSrodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych (15 osrodkdéw dla
0s6b dorostych i 15 osrodkéw dla dzieci, sprawowanie kompleksowej opieki, nadzér nad
leczeniem w warunkach domowych, regularna ocena stanu zdrowia, prowadzenie depozytu
koncentrakdw czynnikéw krzepniecia i desmopresyny, catodobowe dyzury konsultacyjne dla
innych podmiotéw leczniczych i PRM oraz dla pacjentéw),

e utworzenie krajowych osrodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych (2
placéwki w Warszawie, konsultowanie najtrudniejszych przypadkéw z innymi o$rodkami,
szkolenia dla kadry medycznej),

e utworzenie Rady Programu (obrady co najmniej dwa razy do roku, doradzanie i tworzenie
rekomendacji dla MZ w aspekcie hemofilii i pokrewne skazy krwotoczne, kwalifikacja
pacjentéw do dostaw domowych i do leczenia, wskazywanie podmiotéw leczniczych,
w ktérych powinny by¢ tworzone depozyty koncentratéw czynnikéw krzepniecia oraz
wskazywanie ilosci lekdw do umieszczenia w tych depozytach),

e zaopatrzenie w produkty lecznicze do leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych
(zapewnienie pacjentom produktéw leczniczych, zakup produktéw leczniczych, ich
przechowywanie i wydawanie, wprowadzenie dostaw domowych koncentratéw czynnikéw
krzepniecia),

e utworzenie rejestru medycznego chorych na hemofilie i inne skazy krwotoczne.

Wdrozenie systemu koordynowanej opieki zdrowotnej w leczeniu hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych jest rekomendowane przez liczne organizacje zagraniczne oraz krajowe: Polskie
Towarzystwo Hematologdw i Transfuzjologéw (PTHIT 2017, 2016, 2009); World Federation of
Hemophilia (WFH 2012), Italian National Blood Centre (INBC 2013) oraz European Association for
Haemophilia and Associated Disorders (EHAD 2008). W rekomendacjach wskazuje sie na zasadnos¢
tworzenia specjalistycznych osrodkéw zapewniajgcych chorym podejscie wielokomponentowe,
w tym: diagnostyke, leczenie, jak réwniez szereg dziatan profilaktycznych. Wytyczne wskazuja, ze
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opieka zintegrowana pozwala na uzyskiwanie jak najlepszych wynikéw w opiece nad przedmiotowg
grupg pacjentow. W ramach osrodkéw wskazuje sie takze na zalecany dostep do lekarzy m.in.
nastepujgcych specjalizacji: hematologii, ortopedii, pediatrii, chirurgii, medycyny ratunkowej, a takze
do innych pracownikdw ochrony zdrowia, w tym: pielegniarek, a takze fizjoterapeutéw.
W odnalezionych wytycznych wskazuje sie takze na zasadnos¢ tworzenia osrodka koordynujgcego lub
organizacji centralnej, odpowiedzialnych za koorydnacje dziatan regionalnych, prowadzenie
rejestrow, szkolenia personeldw, audyty i inne. Odnalezione wytyczne wskazujg takze na zakres
tematyki szkolen, jak rdwniez na zasadnos$¢ leczenie hemofilii w warunkach domowych (PTHIT 2017,
2016, 1009; INBC 2013, WFH 2012, EHAD 2008).

Na podstawie odnalezionych dowoddéw naukowych (przeglad systematyczny z prébg metaanalizy
Yeung 2016 w oparciu o dowody z badan nierandomizowanych o niskiej jakosci) mozna wnioskowag,
iz w porédwnaniu do innych modeli opieki zdrowotnej, opieka zintegrowana w hemofilii moze obniza¢
wskazniki Smiertelnosci, hospitalizacji, przyje¢ na szpitalnych oddziatach ratunkowych. Ponadto
opieka zintegrowana moze prowadzi¢ do obnizenia liczby opuszczanych dni w szkotach oraz w pracy,
a takze moze przyczyniac sie do intensyfikacji dziatan z zakresu poszukiwania wiedzy.

Podsumowujac, interwencje zaplanowane w programie w zakresie tworzenia osrodka krajowego oraz
osrodkdow wojewddzkich leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych, a takie rady
programowej, s zgodne z obowigzujgcymi rekomendacjami w przedmiotowym zakresie, jak réwniez
z dostepnymi wynikami badan naukowych.

Prowadzenie rejestru medycznego w ramach leczenia pacjentéw chorych na hemofilie jest
rekomendowane przez: WFH 2012, INBC 2013 oraz EHAD 2008. Organizacje te wskazujg takze na
zalecany zakres pozyskiwanych informacji w ramach rejestru, z uwzglednieniem przepiséw z zakresu
ochrony danych osobowym. Zgodnie z raportem PTHIT, w Polsce, krajowy rejestr chorych na
hemofilie nie byt prowadzony w momencie wydawania publikacji, tj. w 2014 r. W opiniach
eksperckich wskazano, ze aktualnie prowadzony przez IHiT rejestr nie jest kompletny.

Zatem zaproponowane w programie dziatania w omawianym zakresie sg zgodne z aktualnymi
rekomendacjami zagranicznymi oraz stanowiskami krajowych ekspertéw klinicznych.

W ramach przeprowadzonej oceny nie wyszukiwano informacji nt. skutecznosci klinicznej oraz
ekonomicznej terapii lekowych uwzglednionych w przestanym projekcie programu. Przeprowadzona
dotychczas przez Agencje analiza skutecznosci klinicznej, bezpieczenstwa stosowania oraz
efektywnosci kosztowej czynnikdéw krzepniecia stosowanych w ramach ,Narodowego programu
leczenia chorych na hemofilie” na podstawie odnalezionych krajowych i miedzynarodowych
wytycznych praktyki klinicznej wykazata, ze w przypadku skaz krwotocznych nie ma dostepnych
standardéw dla schematu dawkowania, w zwigzku z czym nie jest mozliwe wskazanie najbardziej
skutecznego i bezpiecznego schematu. W odniesieniu do hemofilii analiza wytycznych pokazata, ze
brak jest jednego uniwersalnego schematu dawkowania brakujgcego czynnika krzepniecia krwi,
umozliwiajgcego rutynowe postepowanie u wszystkich chorych na hemofilie. Wytyczne wskazujg na
potrzebe personalizowania terapii w hemofilii, co ma pozwoli¢ na optymalizacje zuzycia
koncentratéow i minimalizowanie kosztéw leczenia przy jednoczesnym uzyskaniu dobrych efektow
leczenia i poprawy jakosci zycia pacjentow.

Jednoczesnie nalezy podkresli¢, iz w ramach programu dopuszcza sie finansowanie dodatkowego
dziatania w przedmiotowym zakresie, jakim jest: ,wdrazanie nowo rejestrowanych lekéw oraz
eminicizumabu i rekombinowanego wieprzowego czynnika VIII w uzasadnionych przypadkach
w ramach budzetu Programu (...) Rada Programu bedzie monitorowata rejestracje nowych terapii i
ich wejscie na rynek, a nastepnie w razie zasadnosci, bedzie proponowata ministrowi wfasciwemu do
spraw zdrowia, modyfikacje Programu. Modyfikacja Programu bedzie odbywata sie w ramach
srodkoéw przeznaczonych na Program. Warunkiem modyfikacji Programu jest wykazanie efektywnosci
medycznej lub kosztowej w ramach mozliwosci budzetu Programu, przy stosowaniu nowo
zarejestrowanych terapii wobec dotychczas dostepnych w Programie koncentratéw czynnikéw
krzepniecia i desmopresyny”. Jednak dziatanie to nie zostato ujete w wykazie kosztéw programu, jak
rowniez nie zostaty okreslone wskazania do stosowania eminicizumabu i rekombinowanego

5/11



Opinia Prezesa AOTMIT nr 90/2018 z dnia 6 czerwca 2018 r.

wieprzowego czynnika VIII. Niemozliwe jest zatem wtasciwe odniesienie sie do skutecznosci klinicznej
oraz ekonomicznej tego dziatania. Ponadto, nalezy zwrdci¢ szczegdlng uwage na to, iz zapis programu
daje mozliwos¢ jego realizatorom na przesuwanie finansowania leczenia zalecanymi w standardach
postepowania produktami leczniczymi, na finansowanie produktéw, ktére nie bedg podlegac ocenie
HTA w procedurze refundacyjnej, a jedynie ocenie Rady Programu, co budzi watpliwos$ci w zakresie
wiasciwego wydatkowania finanséw publicznych, jak réwniez w zakresie bezpieczeistwa samych
pacjentéw.

Zaopatrzenie chorych na hemofilie w Polsce w koncentraty czynnikdw krzepniecia odbywa sie
aktualnie w ramach dwdch programow, tj. ,Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie
i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018" oraz terapeutycznego programu zdrowotnego
»Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”, ktéry od roku 2011 stanowi program lekowy.
Pierwszy program jest finansowany z budzetu Ministerstwa Zdrowia, natomiast drugi finansowany
jest w ramach Narodowego Funduszu Zdrowia.

Ponadto, leki, ktére sg nabywane w ramach opiniowanego programu polityki zdrowotnej nie
podlegajg ocenie HTA realizowanej przez AOTMIT — nie jest to Sciezka oceny leku w procesie
refundacyjnym tj. zgodnie z art. 35 ustawy o refundacji. Zakupy lekéw odbywajg sie centralnie, w
formie przetargu organizowanego przez Narodowe Centrum Krwi, a co za tym idzie ich cena ustalana
jest w procesie ww. przetargu. Oznacza to brak mozliwosci negocjacji ceny przez Komisje
Ekonomiczng Ministerstwa Zdrowia. Z kolei leki wymienione w programie lekowym ,Zapobieganie
krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B” podlegajg procesowi refundacji tj. przed ich wigczeniem do
programu wymagana jest ocena AOTMIT zgodnie z art. 35 ustawy o refundacji. Cena leku podlega
wowczas negocjacjom z Komisjg Ekonomiczng Ministerstwa Zdrowia.

W programie zaplanowano takze przeprowadzenie szkoled dla kadr medycznych, jednakie nie
uszczegotowiono ich tematyki, co nalezy uzupetnié. Zgodnie z rekomendacjg WFH 2012, tematyka ta
powinna obejmowac¢ m.in. zasady rozpoznawania krwawien oraz ich powiktan, zasady podawania
oraz przechowywania koncentratow czynnikéw krzepniecia, jak rdwniez zasady prowadzenia
dokumentacji medycznej.

Monitorowanie i ewaluacja

Projekt programu zaktada przeprowadzenie jego monitorowania i ewaluacji.

Monitorowanie programu ma obejmowac ocene wskaznikdw okreslonych w ramach miernikéw
efektywnosci. Wskazniki: zuzycie koncentratéw czynnikdw krzepniecia, liczba pacjentéw, u ktérych
wykonano dostawy domowe oraz liczba uczestnikéw szkolen majg by¢ oceniane co roku, a liczba
pacjentéw objetych opiekg osrodkéw — co pdt roku. Natomiast liczba utworzonych depozytow
koncentratow czynnikdéw krzepniecia w stosunku do liczby depozytéw wskazanych przez Rade
programu ma by¢ monitorowana na biezgco.

W tresci projektu nie odniesiono sie do oceny jakosci Swiadczen udzielanych w ramach programu, co
nalezy uzupetnic.

W ramach ewaluacji programu wymieniono wybrane mierniki efektywnosci, tj. ,liczbe pacjentéw
objetych opiekg osrodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych na koniec programu
polityki zdrowotnej”, ,wskazniki zuzycia poszczegdlnych rodzajéw koncentratow czynnikéw
krzepniecia na mieszkanca kraju” oraz ,liczbe pacjentéw objetych dostawami domowymi
koncentratow czynnikow krzepniecia”. Nalezy mieé¢ na uwadze, ze ewaluacja stanowi Zrédto danych
o wptywie prowadzonych dziatan na zdrowie populacji i powinna by¢ oceng dtugoterminows,
wykraczajgcg znacznie poza okres trwania programu. Ocena efektywnosci programu powinna
odzwierciedlaé¢ zdolno$¢ programu do efektywnej realizacji wyznaczonych celdw. Jej planowanie
powinno sie opiera¢ na porownaniu stanu sprzed wprowadzenia dziatan w ramach programu,
a stanem po jego zakonczeniu. Dodac nalezy, 7ze zaproponowane wskazniki nie bedg odnosi¢ sie
wprost do uzyskiwanych efektéw zdrowotnych.

Zgodnie z odnalezionym przeglagdem systematycznych Boehlen 2014, jasno zdefiniowane punkty
koncowe w opiece nad chorymi z hemofilig sg niezwykle istotne. Pozwalajg one bowiem m.in. na
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wtasciwg ewaluacje stosowanych metod leczenia, zaréwno w aspekcie klinicznym, jak
i ekonomicznym. W ramach monitorowania oraz ewaluacji programéw w omawianym zakresie pod
uwage nalezy brac: wyniki stanu fizycznego pacjenta, zastosowanych metod obrazowania, wyniki
czynnosciowe, a takze jakos¢ zycia pacjenta oraz generowane koszty.

Zatem zasadne wydaje sie dopracowanie programu w przedmiotowym zakresie.

Warunki realizacji

Projekt zawiera opis etapow i dziatan podejmowanych w ramach programu.

W ocenianym projekcie programu z géry wskazano na jego realizatorow. Nalezy zaznaczyé¢, ze
zgodnie z art. 48b Ustawy, w przypadku programoéw polityki zdrowotnej opracowanych przez
ministra wilasciwego do spraw zdrowia, wybdr realizatora programu moze nastgpi¢c bez
przeprowadzania konkursu ofert, jezeli zachodzi co najmniej jedna z okolicznosci wymienionych
w ww. ustawie.

W projekcie wskazano, ze ,diagnostyka hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych” bedzie
finansowana ze $rodkdw NFZ. Jednakze nie uszczegdtowiono zakresu tych dziatan. Niemozliwe jest
zatem zweryfikowanie, czy dziatania planowane do finansowania w ramach NFZ nie beda sie
pokrywaty z dziataniami finansowanymi w ramach opiniowanego programu.

Do projektu programu dotgczono takie wzoér karty postepowania z pacjentem biorgcym udziat
w programie, jak rowniez wykaz informacji, jakie powinny znalez¢ sie w karcie chorego na hemofilie.
Zakonczenie udziatu w programie jest mozliwe w przypadku zgonu uczestnika, wyleczenia lub
ustgpienia skazy krwotocznej. Projekt nie przewiduje rezygnacji z udziatu w programie na zyczenie
uczestnika, na kazdym etapie. Nalezy takie pamietaé¢ o uwzglednieniu w organizacji programu
elementu dotyczgcego kampanii informacyjnej nt. programu.

Odnoszac sie do kwestii organizacyjnych nalezy wskaza¢ pewne niescistosci w zapisach programu.
Zaopatrzenie chorych na hemofilie w Polsce w koncentraty czynnikdw krzepniecia odbywa sie
aktualnie w ramach dwdch programéw, tj. ministerialnego oraz NFZ. Leczenie hemofilii jest
leczeniem objawowym, polegajgcym na uzupetnianiu niedoboréw czynnika krzepniecia. Stosuje sie
leczenie ,na zadanie” oraz profilaktyke. Profilaktyke w hemofilii dzieli sie na pierwotng, wtdrna,
trzeciorzedowg oraz przerywang/okresow3g. Na podstawie informacji zawartych zaréwno w
aktualnym projekcie programu, jak i w tresci poprzedniej edycji programu (tj. Narodowy Program
Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018), nie mozna
jednoznacznie stwierdzi¢, czy dziatania z zakresu profilaktyki pierwotnej bedg wchodzity (wchodzg) w
sktad zaplanowanych interwencji. Z tresci opiniowanego programu wynika, ze podejmowane bedg
dziatania z zakresu leczenia krwawien w warunkach domowych, profilaktyki wtdrnej, prowadzony
bedzie takze program immunotolerancji, leczenie ambulatoryjne oraz szpitalne. Nie wskazuje sie
zatem bezposrednio na profilaktyke pierwotng. Z kolei dziatania z zakresu profilaktyki pierwotnej
zostaty wskazane w $wiadczeniach gwarantowanych, finansowanych przez NFZ (,Zapobieganie
krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”). Swiadczenia te dotycza dzieci do 18 r.z. W przypadku dzieci
osiggajacych petnoletnosé i tym samym korczacych udziat w programach NFZ, a wymagajgcych
kontynuacji profilaktyki pierwotnej krwawien, zachodzi ryzyko przerwania ciggtosci leczenia. Dotyczy
to jednak jedynie sytuacji, w ktérej opiniowany program nie uwzgledniatby dziatan z zakresu
profilaktyki pierwotnej krwawien.

W tresci projektu przedstawiano zardwno koszty catkowite realizacji programu, jak i koszty
jednostkowe poszczegdlnych interwencji w przeliczeniu na jednego uczestnika, a takze wskazano
zrédfa finansowania. Catkowity koszt realizacji programu wynies¢ ma 1 714 019 000 zt, w tym: 284
690 000 zt w 2019 r., 318 128 000 zt w 2020 r., 354 128 000 zt w 2021 r., 372 028 000 zt w 2022 r.,
384 328 000 zt w 2023 r.

W ramach programu zaplanowano finansowanie nastepujgcych interwencji:

e opieka nad pacjentami (w tym wystawianie kart postepowania oraz kart chorego na
hemofilie do 6 000 pacjentdw rocznie) poprzez utworzone osrodki leczenia hemofilii i
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pokrewnych skaz krwotocznych oraz dziatania administracyjne z tym zwigzane — 1 800 000 zt
rocznie (300 zt rocznie/os.),

e utworzenie krajowego osrodka leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych (w tym
realizacja szkolen kadry medycznej) — 160 000 zt rocznie (26,67 zt rocznie/os.),

e utworzenie Rady Programu (w tym finansowanie kosztow dojazdu na posiedzenia oraz
wynajmu sali) — 30 000 zt rocznie (5 zt rocznie/os.),

e zaopatrzenie w produkty lecznicze do leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych —
tacznie 1 699 900 000 zt, w tym: 282 700 000 zt w 2019 r., 314 000 000 zt w 2020 r., 351 700
000 zt w 2021 r., 369 600 000 zt w 2022 r. oraz 381 900 000 zt w 2023 r. (kolejno rocznie: 47
448,34 zt, 52 333,33 z1, 58616,67 zt, 61 600 zt, 63 650 zt / 0s.),

e utworzenie rejestru medycznego chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne: 2019 r.
— 0 zt (sporzadzenie analizy potrzeb utworzenia rejestru medycznego i opracowanie
rozporzadzenia), 2020 r. — 2 855 000 zt (w tym wytworzenie oprogramowania -1 687 000 zt,
zakup infrastruktury — 556 000 zt, utrzymanie rejestru — 29 000 zt miesiecznie, zatrudnienie
dwéch pracownikéw do utrzymania rejestru — 22 000 zt miesiecznie), 2021 r. — 483 000 zt (w
tym utrzymanie rejestru 14 500 zt miesiecznie, zatrudnienie dwdch pracownikéw — 22 000 zt
miesiecznie), 2022 r. — 483 000 zt (w tym utrzymanie rejestru 14 500 zt miesiecznie,
zatrudnienie dwoch pracownikéow — 22 000 zt miesiecznie), 2023 r. — 483 000 zt (w tym
utrzymanie rejestru 14 500 zt miesiecznie, zatrudnienie dwdch pracownikéw — 22 000 zt
miesiecznie).

Jednakze nalezy zauwazy¢, ze w projekcie przedstawiono jedynie liczbe jednostek danych produktéw
leczniczych, jakie zakupione zostang w kolejnych latach realizacji programu oraz koszt ich zakupu
w danym roku. Natomiast nie wskazano uzasadnienia dla zatozonych wartosci. Ponadto w tresci
projektu nie wskazano nazw handlowych preparatéw, jakie majg zostaé zakupione w ramach
programu, w zwigzku nie byta mozliwa weryfikacja kosztéw wskazanych w tym zakresie.

Ponadto w opisie kryteriéw kwalifikacji do udziatu w programie wskazano, ze Modut 4 obejmowac
bedzie ,zapewnienie produktéw emicizumab, wieprzowego rekombinowanego czynnika VIII oraz
innych nowo rejestrowanych produktéw leczniczych do leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych dla pacjentdw wskazanych przez Rade Programu”. Jednak pozycja ta nie zostata
uwzgledniona w budzecie. Zgodnie z danymi Urzedu Rejestracji Produktow Leczniczych, Wyrobdow
Medycznych i Produktow Biobdjczych (URPL), obecnie w Polsce do obrotu dopuszczono jedynie jeden
produkt zawierajgcy emicizumab (Hemlibra - dostepny w dawkach 30 mg/ml oraz 150 mg/ml) oraz
jeden produkt zawierajgcy wieprzowy rekombinowny czynnik VIII (Obizur). Jednak nie odnaleziono
informacji w zakresie cen rynkowych produktdéw zawierajgcych ww. substancje czynne.

Opiniowany projekt programu bedzie finansowany jest ze srodkéw pozostajgcych w dyspozycji
Ministra Zdrowia.

Whioski z oceny technologii medycznej przeprowadzonej przez Agencje

Problem zdrowotny

Zgodnie z raportem PTHIiT 2014, hemofilia nalezy do rzadkich chordb. Dotyczy ona, wedtug danych
z 2012 roku, niewiele ponad 172 000 chorych na sSwiecie. Czestos¢ jej wystepowania w populacji
wynosi 1:10 000 przypadkdéw. Zgodnie z opracowanymi przez Ministerstwo Zdrowia mapami potrzeb
zdrowotnych wnioskowac nalezy, iz zapadalno$¢ rejestrowana dla rozpoznan z grupy Zaburzenia
krzepniecia i skazy krwotoczne (wrodzone) w roku 2014 wyniosta 0,8 tysiecy przypadkow w Polsce.
Natomiast wspdtczynnik zapadalnosci rejestrowanej na 100 tys. ludnosci wynidst 2,1. Zapadalnos$c
rejestrowana dla rozpoznan z grupy Zaburzenia krzepniecia i skazy krwotoczne (nabyte) w roku 2014
wyniosta 18,4 tysiecy przypadkdéw w Polsce. Natomiast wspotczynnik zapadalnosci rejestrowane]j na
100 tys. ludnosci wynidst 48,5.
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Alternatywne Swiadczenia

Zaopatrzenie chorych na hemofilie w Polsce w koncentraty czynnikdw krzepniecia odbywa sie
aktualnie w ramach dwéch programéw, tj. ,Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie
i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018"” oraz terapeutycznego programu zdrowotnego
»Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”, ktéry od roku 2011 stanowi program lekowy.
Pierwszy program jest finansowany z budzetu Ministerstwa Zdrowia, natomiast drugi finansowany
jest w ramach Narodowego Funduszu Zdrowia.

Swiadczenia gwarantowane obejmujace leczenie hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych okreéla
Rozporzadzenie Ministra Zdrowia z dnia 22 listopada 2013 r. w sprawie $wiadczerh gwarantowanych
z zakresu leczenia szpitalnego (tekst jedn. Dz.U. z 2017 r., poz. 2295).

Swiadczenia gwarantowane obejmujace leczenie hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych
finansowane sg w ramach uméw zawartych z Narodowym Funduszem Zdrowia. Najbardziej
aktualnym aktem prawnym okreslajgcym zasady kontraktowania i rozliczania $Swiadczen jest
Zarzadzenie nr 1/2017/DSOZ Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia z dnia 2 stycznia 2017 r.
w sprawie okreslenia warunkdéw zawierania i realizacji umow w rodzaju leczenie szpitalne.

Ocena technologii medycznej

W ramach wyszukiwania odnaleziono wytyczne m.in. Polskie Towarzystwo Hematologéw
i Transfuzjologéw (PTHIT 2017, 2016, 2009); World Federation of Hemophilia (WFH 2012), Italian
National Blood Centre (INBC 2013) oraz European Association for Haemophilia and Associated
Disorders (EHAD 2008):

W rekomendacjach klinicznych w zakresie diagnostyki i leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych wskazuje sie na koniecznos¢ tworzenia specjalistycznych osrodkéw majacych na celu
zapewnienie chorym koordynowanej opieki.

Wsréd zadan ww. osrodkéw wymienia sie m.in.: diagnostyke i leczenie wrodzonych skaz
krwotocznych (PTHIiT 2016, PTHIiT 2009), nadz6r nad wywotywaniem immunotolerancji wobec FVIII i
FIX (PTHIT 2017, UKHCDO 2013), nadzér nad profilaktykg i leczeniem krwawien (PTHIiT 2017),
przeprowadzanie regularnych badan (co 6-12 miesiecy) majacych na celu ocene skutecznosci i
bezpieczenstwa stosowanego w ramach profilaktyki krwawien leczenia (PTHIT 2016), S$cistg
wspotprace przy planowaniu zabiegdw operacyjnych u chorych na hemofilie powiktang inhibitorem
(PTHIT 2017).

W rekomendacjach wskazuje sie, ze kompleksowa opieka wielospecjalistyczna pozwala na uzyskanie
najlepszych efektéw w opiece nad osobami chorujgcymi na hemofilie. Powinna ona skupiac¢ sie na
promowaniu zdrowia fizycznego i psychospotecznego oraz na poprawie jakosci zycia poprzez
obnizenie chorobowosci i $miertelnosci (WFH 2012, EHAD 2008). W rekomendacjach WFH wskazano
rowniez szczegétowe wytyczne w zakresie zespotéw kompleksowej opieki wielospecjalistycznej,
w skfad ktérych wchodzi¢ powinni co najmniej: kierownik medyczny (w miare mozliwosci hematolog
dzieciecy i/ lub leczacy dorostych, ewentualnie lekarz z wystarczajgcg wiedzg na temat zagadnien
hemostazy); pielegniarka koordynujaca, ktéra koordynuje opieke, edukuje pacjentéw i ich rodziny,
jest personelem medycznym pierwszego kontaktu dla pacjentéw z naglym problemem lub
wymagajgcych kontroli, potrafi oceni¢ stan pacjentéw i wprowadzi¢ poczatkowe leczenie, gdy jest to
potrzebne; specjalista zajmujgcy sie uktadem ruchu (fizjoterapeuta, terapeuta zajeciowy, rehabilitant,
ortopeda, reumatolog), ktéry potrafi poprowadzi¢ zajecia zaréwno utrzymujace, jak i przywracajace
sprawnos¢ w ramach rekonwalescencji po krwawieniu; specjalista medycyny laboratoryjnej;
specjalista zajmujacy sie aspektem psychospotecznym choroby (najlepiej: pracownik socjalny lub
psycholog), znajgcy mozliwosci/ zasoby lokalne (WFH 2012).

We wtoskich rekomendacjach w zakresie wymagan wzgledem osrodkdw leczenia hemofilii wskazano,
ze w ramach sieci wyspecjalizowanych placéwek szpitalnych zdolnych do kompleksowej opieki nad
pacjentem chorujgcym na hemofilie zagwarantowany musi by¢ dostep do lekarzy z co najmniej
nastepujacych specjalizacji: ortopedii, fizykoterapii, rehabilitacji, pediatrii, chirurgii ogdlnej
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i specjalistycznej, stomatologii, gastroenterologii, hepatologii, choréb zakaznych, potoznictwa
i ginekologii, medycyny ratunkowej (INBC 2013).

W powyzszych wytycznych wskazano réwniez na konieczno$¢ wyznaczenia osrodkéw koordynujacych
(z ang. Coordinating Centre), ktore beda odpowiedzialne za: przygotowywanie sprawozdan
zrealizacji zatozonych celdéw, uzyskanych wskaznikéw oraz zaimplementowanych przepiséw
w zakresie opieki nad osobami z dziedzicznymi zaburzeniami krzepniecia dla regionalnych
Departamentow Zdrowia (z ang. Regional Departament of Health); koordynacje dziatan majacych na
celu realizacje zadan polityki regionalnej, planowanie i zarzagdzanie przeptywem informacji w celu
oceny i monitorowania dziatan osrodkéw leczenia hemofilii; prowadzenie rejestréw/baz danych
dotyczacych dziedzicznych zaburzen krzepniecia; wsparcie informacyjne dla placéwek
farmaceutycznych i centréw transfuzji krwi w regionie (z ang. Regional Blood Transfusion Centres)
w zakresie planowania rocznego zapotrzebowania na rekombinowane czynniki krzepniecia oraz
koncentraty uzyskane z osocza stosowane w terapii zastepczej; wspodtprace z osrodkami
i organizacjami pacjentow w zakresie promowania i koordynacji dziatan edukacyjnych i szkolen
skierowanych do pacjentow (w zakresie terapii w warunkach domowych i samodzielnego podawania
lekéw); organizowanie i koordynacje szkolern dla personelu pracujgcego zaréwno w osrodkach
i szpitalach (nalezacych sieci opieki nad osobami z zaburzeniami krzepniecia) jak réwniez dla lekarzy
POZ, pediatréw oraz oséb pracujacych w opiece spotecznej; prowadzenie audytu klinicznego
i organizacyjnego w osrodkach, obejmujgcego dyskusje nt. przypadkéw klinicznych w celu dzielenia
sie wiedzg i promowania jakosci technicznej i organizacyjnej (INBC 2013).

W wytycznych europejskich zaleca sie tworzenie w kazdym kraju centralnej organizacji
odpowiedzialnej za realizacje opieki nad chorymi na hemofilie i lokalnych osrodkdéw wspierajgcych jej
dziatania, a takze osrodkdw koordynowanej opieki i osrodkow leczenia hemofilii w celu zapewnienia
chorym na hemofilie dostepu do opieki realizowanej przez wielodyscyplinarny zespét
profesjonalistéw oraz do odpowiednich swiadczen laboratoryjnych (EHAD 2008).

Mniejsze osrodki oraz lekarze pierwszego kontaktu mogg zapewni¢ wstepng opieke oraz leczenie
niektérych powiktan, czesto konsultujgc sie z centrum kompleksowej opieki (dotyczy to
w szczegblnosci pacjentdw mieszkajacych daleko od najblizszego centrum leczenia hemofilii) (WFH
2012).

W wytycznych wskazuje sie, ze jezeli jest to mozliwe, osoby chore na hemofilie powinny byé leczone
w warunkach domowych (PTHIT 2017, PTHIT 2016, WFH 2012, PTHiT 2008, EHAD 2008).

Leczenie w warunkach domowych poprzedzone powinno by¢ odpowiednim przeszkoleniem osdb
zarowno osob chorych, jak i innych domownikéw (szczegdlnie rodzicow w przypadku dzieci
chorujgcych na hemofilie) (PTHIT 2016, INBC 2013, WFH 2012).

Tematyka szkolen powinna obejmowac ogdlng wiedze na temat hemofilii, rozpoznawanie krwawien
i czestych powiktan, metody pierwszej pomocy, wyliczanie dawek, przygotowanie, przechowywanie
i podawanie koncentratdw czynnika krzepniecia, techniki aseptyki, wykonanie wktucia zylnego (lub
dostepu za pomocg wktucia centralnego), prowadzenie dokumentacji, poprawne przechowywanie
i utylizacje igiet oraz radzenie sobie z zanieczyszczeniami krwig, jako materiatem potencjalnie
zakaznym (WFH 2012).

W wytycznych World Federation of Hemophilia zaleca sie magazynowanie danych dot. pacjentéw
w skomputeryzowanym rejestrze oraz ich regularng aktualizacje przez wyznaczong do tego osobe,
w zgodzie z przepisami dotyczacymi ochrony danych osobowych oraz innymi regulacjami
obowigzujgcymi w danym kraju (WFH 2012).

Zbierane informacje powinny obejmowac dane o wystepujgcych krwawieniach, typach i dawkach
zastosowanych preparatéw, ocenie dtugoterminowych wynikéw leczenia (zwtaszcza w kontekscie
uktadu miesniowo-szkieletowego), komplikacjach zwigzanych z leczeniem oraz komplikacjach po
zabiegach chirurgicznych (WFH 2012).

W wytycznych Italian National Blood Centre réwniez wskazano, ze osrodki leczenia hemofilii powinny
identyfikowac i prowadzi¢ rejestr pacjentéw z dziedzicznymi zaburzeniami krzepniecia, a dane

10/11



Opinia Prezesa AOTMIT nr 90/2018 z dnia 6 czerwca 2018 r.

zbierane w ramach wspomnianych rejestréw powinny by¢ regularnie przekazywane wifasciwym
decydentom w celu wsparcia nadzoru epidemiologicznego, nadzoru nad bezpieczeristwem
farmakoterapii i ocen farmakoekonomicznych, zgodnie z obowigzujgcymi przepisami dotyczacymi
gromadzenia i przetwarzania danych wrazliwych (INBC 2013).

Réwniez w wytycznych EAHAD wskazuje sie, ze w kazdym kraju powinien by¢ prowadzony rejestr
chorych na hemofilie, administrowany przez organizacje na szczeblu centralnym (EHAD 2008).

Odnalezione dowody naukowe, m.in. przeglad systematyczny z prébg metaanalizy Yeung 2016
pozwala wnioskowaé, iz na chwile obecng odnajduje sie nieliczne badania nierandomizowane
o niskiej oraz bardzo niskiej jakosci sugerujace, ze w poréwnaniu do innych modeli opieki zdrowotnej,
opieka zintegrowana w hemofilii moze przyczynia¢ sie do: obnizenia wskaznikéw $miertelnosci,
obnizenia wskaznikéw hospitalizacji/przyje¢ na szpitalnych oddziatach ratunkowych, obnizenia
Sredniej liczby opuszczanych dni w szkotach lub w pracy (do 10 dni w roku).

W celu potwierdzenia tych wnioskdow potrzebna jest wieksza liczba badan o wyzszej jakosci
w omawianym zakresie. Model opieki zintegrowanej w hemofilii rozumiany jest jako model
dostarczajgcy w sposéb wszechstronnych ustugi zdrowotne przez wyznaczone do tego osrodki opieki
(Yeung 2016).

Autorzy przegladu systematycznego Boehlen 2014 wnioskujg, iz jasno zdefiniowane punkty koricowe
w opiece nad chorymi z hemofilig sg bardzo istotne w celu: ewaluacji nowych metod leczenia,
uzasadnienia podejmowanej strategii postepowania terapeutycznego, wtasciwej obserwacji pacjenta,
prowadzenia badan w omawianym zakresie oraz wtasciwego ulokowania srodkéw finansowych. Do
stosowanych wskaznikdw monitorowania i ewaluacji chorych z hemofilig nalezg: punktowe wyniki
stanu fizycznego pacjenta; punktowe wyniki zastosowanych metod obrazowania, punktowe wyniki
czynnoS$ciowe, pomiary jakosci zycia, dane ekonomiczne/koszty (Boehlen 2014).

W opinii ekspertow klinicznych ,,Narodowy program leczenia chorych na hemofilie i pokrewne skazy
krwotoczne na lata 2019-2023” powinien by¢ finansowany ze srodkdw publicznych przy zatozeniu, ze
realizator programu spetnia¢ bedzie warunki dla leczenia hemofilii, tj. dysponowac bedzie
wykwalifikowang kadrg medyczng, laboratorium diagnostycznym oraz catodobowym dostepem do
leczenia. W opinii ekspertéw hemofilia jest chorobg, ktdrej powiktania wymagajg opieki specjalistow
z réznych dziedzin. Koordynacja wspiera zdrowie psychiczne i fizyczne oraz zapewnia odpowiednia
jakos¢ zycia chorych (Prezes Polskiego Stowarzyszenia Chorych na Hemofilie).

Biorgc pod uwage powyisze argumenty, opiniuje, jak na wstepie.

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 48a ust. 1 i 3 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2017 r., poz. 1938 z pdin. zm.), z uwzglednieniem raportu 0T.440.3.2018 ,Narodowy Program
Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne”, maj 2018 r. oraz Aneksu: ,,Programy z zakresu wczesnego
wykrywania nowotworéw uwarunkowanych genetycznie — wspdlne podstawy oceny”, marzec 2018 r. oraz Opinia Rady
Przejrzystosci Nr 85/2018 z dnia 16 kwietnia 2018 roku o projekcie programu ,Program identyfikacji oséb z wysokim
ryzykiem nowotwordw dziedzicznych z udziatem poradni genetycznych i lekarzy rodzinnych” Ministra Zdrowia
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