Protokdl nr 1/2015
z posiedzenia Rady Przejrzystosci
wodniu 5 stycznda 2005 roku
w siedzibie Agencji Oceny Technologii Medycznveh

Cronkowie Rady Przejrzyvstosel (Rada) obecni na posiedzeniy:

Marelk Keller

Agata Maciejczyk
Michat Mysliwiec
Tomasz Pasierski
Jerzy Stelmachdw
Piotr Szymariski
Andrzej Sliwezynski
Marek Wronski

e A

Nieobecni na posiedzeniu cztonkowie Rady:

1. Pawet Grieb
2. Rafat Suwinski

Porzadek obrad:

1. Otwarcie posiedzenia.
2. Omodwienie | zatwierdzenie porzadlu obrad.

3. Przygotowanie opinii o projekcie programu pelityki zdrowotne] Ministra Zdrowia ,Program
badan przesiewowych noworodkdw w Polsce na iata 2015-2018".

4. Przygotowanie opinii o projekcie programu  polityki zdrowotne] Ministra Zdrowia
~Lapewnienie samowystarczalnosci Rzeczypospolite] Polskie} w krew i je] skfadniki na lata
2015-2020".

5. Dyskusja na temat zglaszania konfliktu intereséw przez cztonkdw Rady, w kontekécie zmiany
ustawy © Swiadczeniach opieki zdrowotne] finansowanych ze $rodkdéw publicznyeh.

6. Losowanie sldadu Zespotu na 16 stycznia i 2 lutego 2015 r.

7. Zamkniecie posiedzenia,

Ad.1. Posiedzenie o godzinie 10:30 otworzyl Wiceprzewodniczacy Rady Michat Mysliwiec.

Ad.2. Rada przyjeta jednomyséinie propozycje porzadku obrad przedstawiong przez Michata Mysliwea.
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Ad.3. Pracownik Agencji przedstawit najistotniejsze informacje z Raportu nr: AOTM-0T-440-4/2014
,Program polityki zdrowotne] - PROGRAM BADAN PRZESIEWOWYCH NOWORODKOW W POLSCE NA
LATA 2015-2018",

Nastepnie projekt opinii przedstawit czionek Rady, wyznaczony przez prowadzgcego posiedzenie.

W owyniku przeprowadzone] dyskusji Rada, 7 glosami za projektem opinii Rady, przy 1 glosie przeciw
projektowi opinii Rady, przyjeta uchwate bedacs jef opinig, ktéra stanowi zatgeznilk do protokotu.

Add. Pracownik Agencji przedstawit najistotniejsze informacie z Raportu nr. AOTM-440-5/2014
LLapewnienie samowystarczainoéci Rzeczypospolite] Polskie] w krew | jei sktadniki na fata 2035-2020".

Nastepnie projekt opinii przedstawit czionek Rady, wyznaczony przez prowadzacego posiedzenie.

W wyniku przeprowadzone] dyskusji Rada, 8 glosami za projektem opinii Rady, przy 0 glosdw przeciw
projektowi opinil Rady, prayieta uchwale bedaca jej oninig, ktdra stanowi zalacznik do protokotu.

Ad.5. Po krotkle] dyskusji nad ,Regulaminem Pracy Rady Przejrzystodcl”, jednogiodnie uznano, ie
pomimoe braku konfliktu interesu stosownie do Reguiaminu, czionek Rady moze wycofal sig z
gtosowania iub/i dyskusji nad punktem, ktdry wedtug niego moze by¢ rodzajem konfliktu interesu.

Ad.B. Przeprowadzono losowanie skiadu Zespoiu na posiedzenie Rady w dniu 16 stycznia | 2 lutego
2015 r.

Ad.7. Prowadzacy posiedzenie Michat Mysliwiec zakonczyt posiedzenie Rady o godzinie 12:20.

Protokd? zatwierdzit prowadzacy posiedzenie:

Michat Mysiiwiec L
Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosc



Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Przejrzystosci

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 1/2015 z dnia 5 stycznia 2015 .
o projekcie programu polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia ,,Program
badan przesiewowych noworodkdw w Polsce na lata 2015-2018”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
Ministra Zdrowia ,Program badan przesiewowych noworodkow w Polsce na
lata 2015-2018”, pod warunkiem uwzglednienia uwag Rady.

Uzasadnienie

Projekt stanowi kontynuacje programu realizowanego w latach 2009-2014,
polegajgcego na wstepnej identyfikacji chorob  wrodzonych (wad
metabolicznych) u wszystkich noworodkéw, za pomocq diagnostyki
biochemicznej, przed wystgpieniem objawdw klinicznych, co pozwala na
wczesne rozpoczecie leczenia.

Realizowany w latach ubiegtych program obejmowat badania w kierunku
identyfikacji 23 chorob. Byty to: fenyloketonuria, hipotyreoza, mukowiscydoza
oraz 20 wrodzonych rzadkich wad metabolizmu. Projekt zaktada poszerzenie
badan przesiewowych o kolejnych 7 jednostek chorobowych. Sq to: wrodzony
przerost nadnerczy, deficyt biotynidazy, wady metabolizmu aminokwasow
(argininobursztynuria, argininemia, , tyrozynemia typu Il, cytrulinemia typu 1)
oraz ttuszczow (deficyt mitochondrialnego biatka tréjfunkcyjnego).

W panstwach Unii Europejskiej wszystkie noworodki objete sq roznym zakresem
takich badan. Istniejq rowniez duze rdznice kosztow potwierdzenia diagnozy,
po uzyskaniu wyniku dodatniego badania, w odniesieniu do konkretnych chordb
w poszczegdlnych krajach.

Badania przesiewowe noworodkow sq zalecang strategiq w wykrywaniu chorob
zagrazajgcych zyciu, ktore nie dajg charakterystycznych objawow klinicznych w
pierwszych tygodniach czy miesigcach Zycia, a nieleczone zaburzajq rozwdj,
prowadzgc do nieodwracalnych zmian neurologicznych oraz
niepetnosprawnosci intelektualne;.

Zakres dowodow naukowych odnoszgcych sie do badan przesiewowych
poszczegdlnych chordb jest odmienny i w réinym stopniu ograniczony.
Podkresla sie np. koniecznos¢ przeprowadzenia dalszych badan w zakresie
poprawy efektywnosci badan  przesiewowych u dzieci urodzonych
przedwczesnie.

Istniejq jednoznacznie pozytywne rekomendacje dotyczqce prowadzenia badan
w kierunku identyfikacji mukowiscydozy, fenyloketonurii oraz niedoczynnosci
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tarczycy. Rekomendacje odnoszgce sie do diagnostyki rzadkich chorob
metabolicznych, ktore ma objgé program w latach 2015-2018, sq rowniez
pozytywne.

Rekomendacje dotyczqce badarn przesiewowych w kierunku galaktozemii i
niedoboru dehydrogenazy 3-hydroksyacylo—koenzymu A dtugotaricuchowych
kwasow ttuszczowych sq negatywne.

Polscy specjalisci z dziedziny neonatologii, pediatrii metabolicznej, diagnostyki
laboratoryjnej, endokrynologii dzieciecej i genetyki klinicznej wypowiadajq sie
za realizacjq przedstawionego programu.

Finansowanie programu zapewnia Ministerstwo Zdrowia. Budzet catkowity
zostat oszacowany na kwote 108855473 PLN. W dfugoterminowej
perspektywie przeznaczenie funduszy na dziatania profilaktyczne, jakimi sq
badania przesiewowe, pozwala na ograniczenie wydatkow spotfecznych.

Analiza ekonomiczna (Cipriano i wsp. 2006) wskazuje, Ze wykorzystanie
tandemowej spektrometrii mas do identyfikacji duzego panelu chordb, a nie
ograniczenie sie do tylko jednej, jest wystarczajgcym argumentem za dodaniem
kolejnych jednostek chorobowych do prowadzonego programu przesiewowego.

Przedstawiony projekt przewiduje rozbudowanq diagnostyke, w doktadny
sposob opisuje wdrazanie dziatan i etapowe wprowadzanie badan na terenie
catego kraju, zawiera dane na temat kosztow jego realizacji, obarczony jest
jednak usterkami — wymaga zmian, wyjasnien i uzupetnien:
— W sposob niekompletny podano dane na temat poszczegdlnych jednostek
chorobowych, m.in. pominieto opis argininemii,
— W Sposob wybidrczy przedstawiono dane epidemiologiczne — bez ich

znajomosci nie mozna ustosunkowac sie do wykreséw i rycin
prezentowanych w projekcie,

— W sposob wybidrczy przedstawiono algorytmy  postepowania
w odniesieniu do poszczegdlnych jednostek chorobowych,

— opis planowanych interwencji i schemat organizacyjny opieki klinicznej, a
zwfaszcza leczenia dzieci wymagajgcych weryfikacji wynikow badan
przesiewowych oraz dalszej opieki klinicznej w przypadkach stwierdzonej
choroby powinien zostac przedstawiony w sposob bardziej szczegotowy,

— nie odniesiono sie do zasad pobierania i przechowywania pobranych
materiatow do badan, m.in. nie odniesiono sie do sytuacji, gdy matka
opuszcza z noworodkiem szpital przed pobraniem probki krwi do badan
przesiewowych, ani do przypadkow urodzenia dziecka poza szpitalem,

— nie odniesiono sie do obowigzku uzyskania zgody rodzicow/opiekunow na
wykonanie badania,
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nie podano konkretnych informacji na temat prowadzenia kampanii
informacyjnej o realizowanym programie, w tym nie przedstawiono
wzoru materiatéw informacyjnych,

nie uwzgledniono w opisie programu koniecznosci przeprowadzenia
odpowiedniego wywiadu rodzinnego,

nie odniesiono sie do kwestii czufosci i specyficznosci przeprowadzanych
testow — m.in. wynikdéw fatszywie dodatnich czy fatszywie ujemnych, w
celu ograniczenia kosztow niepotrzebnych badan potwierdzajgcych,

nie podano, w jaki sposob bedzie monitorowana ciggtos¢ opieki nad
dzie¢mi zdiagnozowanymi we wstepnym badaniu przesiewowym,

nie podano informacji na temat zakorczenia udziatu dzieci w programie,

nie ustosunkowano sie do ewaluacji dziatann prowadzonych w ramach
programu realizowanego w latach 2009-2014, co jest konieczne do
prawidfowej realizacji obecnego programu,

wyjasnienia wymaga kwestia podania dwodch rdznych kwot majgcych
ilustrowaé¢ wydatki na realizacje programu w latach 2009-2014
(84 946 479 PLN vs 76 897 616 PLN),

wyjasnienia wymaga sprawa realizacji programu w roku 2014
i zgtoszenia projektu kontynuacji programu dopiero od roku 2015,

dane dotyczqce efektywnosci kosztowej prowadzenia  badan
przesiewowych nie uwzgledniajq 7 jednostek chorobowych, planowanych
do wtgczenia do programu w latach 2015-2018,

nie podano, dlaczego liczba badan przesiewowych w kierunku
fenyloketonurii zostata oszacowana na 388 tysiecy, a pozostatych badar
na 370 tysiecy,

w odniesieniu do diagnostyki mukowiscydozy, nalezy zrdznicowac
postepowanie z noworodkami, u ktorych znaleziono 2 mutacje genu CFTR
(osoby chore) od postepowania z noworodkami, u ktdrych znaleziono
1 mutacje.

wskazane wydaje sie prowadzenie audytu realizacji programu oraz
wspofpraca w jego tworzeniu i realizacji ze specjalistami z dziedziny
endokrynologii i diabetologii dzieciecej, w tym z Polskim Towarzystwem
Endokrynologii i Diabetologii Dzieciecej,

nalezy rozwazyc¢ uscislenie tytutu programu, zaznaczajqc, ze jego celem
jest identyfikacja wad metabolicznych, poniewaz skrining pod kgtem
wykrycia tych chorob nie jest jedynym badaniem wykonywanym u
noworodkdw (np. prowadzi sie badania w celu wykrycia ewentualnych
wad stuchu).
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Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Michat Mysliwiec

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy o swiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych
ze sSrodkéw publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz. 1027 z pdzn. zm.), z uwzglednieniem raportu nr AOTM-
OT-440-4/2014, ,Program polityki zdrowotnej - PROGRAM BADAN PRZESIEWOWYCH NOWORODKOW W
POLSCE NA LATA 2015-2018” realizowany przez: Ministerstwo Zdrowia (ocena projektu programu), Warszawa,
grudzien 2014.
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Rada Przejrzystosci

Opinia Rady Przejrzystosci
nr 2/2015 z dnia 5 stycznia 2015 .
o projekcie programu polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia
,Zapewnienie samowystarczalnosci Rzeczypospolitej Polskiej w krew i
jej sktadniki na lata 2015-2020”

Rada Przejrzystosci pozytywnie opiniuje projekt programu polityki zdrowotnej
Ministra Zdrowia , Zapewnienie samowystarczalnosci Rzeczypospolitej Polskiej
w krew i jej sktadniki na lata 2015-2020”.

Uzasadnienie

Projekt Programu dotyczy istotnego i dobrze zdefiniowanego w literaturze
problemu zdrowotnego, jakim jest krwiodawstwo. Problem zdrowotny zostat
opisany w sposob przejrzysty i wyczerpujgcy, a takze opisano aktualng sytuacje
krwiodawstwa w Polsce, podkreslajgc deficyt krwi w okresie letnim.

Obecny projekt jest kontynuacjq programu dot. tego samego zakresu
tematycznego z lat 2009-2014, ktory jednak nie byt opiniowany przez Agencje.

Ma on cztery cele szczegotowe:
e promocja i edukacja w zakresie honorowego krwiodawstwa;

e unikniecie niebezpieczenstwa pobrania zainfekowanej krwi, poprzez
wprowadzenie pilotazowej procedury ,Kandydata na dawce krwi",
polegajgcej na dwuetapowosci zabiegu oddania krwi;

e optymalizacja stosowania sktadnikow krwi i produktow
krwiopochodnych;

e zapewnienie odpowiednich warunkow transportu, gwarantujgcych
uzyskiwanie sktadnikow krwi najwyziszej jakosci, poprzez zakup
odpowiednich srodkow transportu.

Celem gtownym programu jest zapewnienie samowystarczalnosci krajowi w
krew i jej sktadniki, w oparciu o dobrowolne (honorowe) krwiodawstwo. Cel ten
wpisuje sie w liczne rekomendacje polskich ekspertow oraz wytyczne praktyki
klinicznej, zaréowno w Polsce jak i na swiecie. Adresatami programu sq gtownie:
personel medyczny bezposrednio zaangazowany w obstuge dawcy krwi
(lekarze, rejestratorzy, personel pobierajgcy krew), mfodziez szkot
gimnazjalnych oraz ponadgimnazjalnych, dotychczasowi oraz potencjalnie nowi
dawcy krwi — gfownie z mtodego oraz sredniego pokolenia.

W zakresie promocji i edukacji zaplanowano przygotowanie i przeprowadzenie
ogolnopolskiej akcji oraz zsynchronizowanych z nig regionalnych akcji
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propagujgcych honorowe krwiodawstwo. Szeroka akcja informacyjno—
edukacyjna prowadzona bedzie za posrednictwem plakatow, ulotek, broszur
edukacyjnych, a takze spotéw promujgcych honorowe krwiodawstwo, zarowno
w radiu, jak i telewizji.

Program jest poprawnie przygotowany i zaplanowano go na okres szescioletni.
Posiada odpowiedni budzet ogdlny (ok. 95 miliondw ztotych podzielonych na 6
lat), ale brak jest budzetu szczegdofowego. Rada zwrdcita uwage na fakt
przeznaczania w 2017 r. i 2019 r. wysokiej tgcznej kwoty (2 min zt) na
aktualizacje ,Wytycznych w zakresie leczenia krwiq i jej sktadnikami oraz
produktami krwiopochodnymi w podmiotach leczniczych" oraz aktualizacje
standardu pracy komitetu transfuzjologicznego. W 2015 roku na te samgq
pozycje przeznaczono 200 tys. zt. Wnioskodawca nie wyjasnit w projekcie, skqd
tak duzy wzrost naktadow zwigzanych z aktualizacjg wytycznych.

Realizatorami programu bedq instytuty badawcze oraz jednostki publicznej
stuzby krwi, ktore zostanq wybrane z konkursu. Program bedzie monitorowany,
jednak, zdaniem Rady, do projektu powinny zostac¢ dotfqgczone wejsciowe
wskazZniki, ktore pozwolityby obiektywnie oceni¢ efektownosc¢ zastosowanych
interwencji/dziatan. Wskazane jest zbadanie réznic w wykorzystaniu krwi w
szpitalach oraz pomiedzy szpitalami o zblizonym profilu, a takze w zaleznosci od
regionu/okregu — zgodnie z wytycznymi WHO.

Konieczne jest przedstawienie ewaluacji poprzedniej edycji programu z lat 2009
—2014.

Wiceprzewodniczacy Rady Przejrzystosci
prof. Michat Mysliwiec

Tryb wydania opinii

Opinie wydano na podstawie art. 31s ust. 6 pkt 3 ustawy o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze srodkéw
publicznych (Dz. U. z 2008 r. Nr 164, poz. 1027 z pdzin. zm.), z uwzglednieniem raportu nr AOTM-440-5/2014, ocena
projektu programu ,Zapewnienie samowystarczalnosci Rzeczypospolitej Polskiej w krew i jej sktadniki na lata 2015-2020"
realizowany przez: Ministerstwo Zdrowia, Warszawa, grudzier 2014.
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