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0 programie zdrowotnym
,Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie
i Pokrewne Skazy Krwotoczne
na lata 2012-2018”

Po zapoznaniu si¢ z opinig Rady Konsultacyjnej wyrazam pozytywng opini¢ o projekcie
programu zdrowotnego ,,Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofili¢ i Pokrewne
Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018”.

Profilaktyczne stosowanie czynnikdw krzepnigcia w hemofilii ma mocne podstawy
patofizjologiczne 1 jest niewatpliwym osiagnieciem medycyny oraz wyktadnikiem jakosci
zachodnich systemow opieki zdrowotnej. Dotychczas realizowany program (,,Narodowy
Program Leczenia Hemofilii na lata 2005-2011”) spetnia zalecenia Swiatowej Organizacji
Zdrowia — minimum niezbedne dla ratowania zycia to 2 j.m. czynnika VIII/osobe/rok.
W Polsce wskaznik ten wyniost w 2010 roku 4,7 j.m., a dzigki realizacji programu ma
wzrosng¢é do 6,0 jm. w roku 2018. Ponadto program uwzglednia stanowisko Rady
Konsultacyjnej z listopada 2009 r. oraz Rekomendacj¢ Prezesa AOTM z grudnia 2009 r.
w sprawie $wiadczenia ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B” w ktorych to
wypowiedziano si¢ przeciwko roznicowaniu pomiedzy produktami krwiopochodnymi
i rekombinowanymi, co moze miec¢ istotny wplyw na zmniejszenie kosztow programu.

Istnieja dwa rodzaje hemofilii: hemofilia A 1 hemofilia B. Hemofilia A to wrodzona skaza
krwotoczna spowodowana zmniejszeniem aktywnos$ci czynnika krzepnigcia VIII (cz. VIII)
w osoczu. W zaleznos$ci od stopnia niedoboru cz. VIII wyrdznia si¢ postac: ciezka (okoto
50% przypadkéw) — cz. VIII <1% normy, umiarkowang — cz. VIII 1-5% normy oraz fagodna
— cz. VIII >5% 1 <50% normy. Hemofilia A dotyczy glownie me¢zczyzn, kobiety sa
nosicielkami. Czgsto$é wystegpowania w Polsce wynosi okoto 7/100 tys. przypadkow.”

Gen cz. VIII znajduje si¢ na dlugim ramieniu chromosomu X. Duza inwersja 1 translokacja
eksonow 1-22 jest najczestszym defektem, odpowiadajacym za 45% przypadkéw ciezkiej
postaci hemofilii A. Inne defekty to mutacje punktowe oraz duze i mate delecje. Wynikiem
mutacji moze by¢ brak syntezy cz. VIII, jej zmniejszenie lub synteza nieprawidlowego biatka.
U wigkszosci nosicielek aktywnos$¢ cz. VIII jest bliska dolnej granicy normy. U 30-50%
chorych mutacja wystepuje spontanicznie, a wywiad rodzinny jest ujemny. Hemofilia
u kobiet wystepuje rzadko, wskutek zaburzenia chromosomu (na przyktad w zespole Turnera,
skrajnej lyonizacji — nieprawidlowej inaktywacji chromosomu X pochodzacego od jednego
z rodzicow) lub odziedziczenia od obu rodzicow genéw hemofilii (ojciec chory na hemofilig,
matka nosicielka). Uwaza si¢, ze krwawienie w hemofilii wynika z uposledzenia aktywnosci
wewnatrzpochodnej tenazy, w ktorej kofaktorem jest aktywny cz. VIII. Sprawno$¢ tego
kompleksu w wytwarzaniu aktywnego cz. X jest 50 razy wicksza niz tenazy
zewnatrzpochodnej 1 dlatego jego niewydolno$¢ prowadzi do zahamowania powstawania
trombiny.

Agencja Oceny Technologii Medycznych
ul. I. Krasickiego 26, 02-611 Warszawa, tel. +48 22 56 67 200 fax +48 22 56 67 202
e-mail: sekretariat@aotm.gov.pl

www.aotm.qgov.pl




Opinia Prezesa Agencji Oceny technologii Medycznych nr 95/2011 z dnia 19 wrzesnia 2011 r.

Nasilenie skazy krwotocznej zalezy od stopnia niedoboru cz. VIII. Skaza krwotoczna ujawnia
si¢ zazwyczaj na przetomie 1. 1 2. r.z. Samoistne krwawienia dostawowe (najbardziej typowy
objaw ciezkiej hemofilii) wystepuja z czgstoscig 30-40 epizoddéw rocznie, od 3.-4. r.z.,
najczesciej do stawow kolanowych, tokciowych i1 skokowo-goleniowych. Prowadza do
zniszczenia stawu, jego znieksztalcenia (artropatia hemofilowa) 1 wtornych zanikow
mig$niowych. Inne stany charakterystyczne dla hemofilii A to: krwawienia do mig¢éni (w tym
zaotrzewnowe do migé$nia biodrowo-ledzwiowego), krwiomocz, krwawienia z przewodu
pokarmowego (zazwyczaj zwigzane z chorobg wrzodowa dwunastnicy lub zapaleniem btony
sluzowej zotadka), krwawienie wewnatrzczaszkowe (czgsta przyczyna zgonu), do tylnej
sciany gardta i dna jamy ustnej (grozba asfiksji); charakterystyczne sa uporczywe krwawienia
z ran operacyjnych i po usunig¢ciu z¢gbow. Samoistne krwawienia dostawowe 1 domigsniowe
w hemofilii umiarkowanej zdarzaja sie rzadko, a w tagodnej praktycznie nie wystepuja.”

Rozpoznanie ustala si¢ na podstawie dokladnego wywiadu rodzinnego, dotyczacego
zwlaszcza rodziny matki chorego, oraz wynikéw badan przesiewowych (przedtuzony czas
czgsciowej tromboplastyny po aktywacji — APTT, prawidlowe czasy protrombinowy
1 trombinowy, prawidtowa liczba plytek krwi) i1 potwierdzajacych (zmniejszenie aktywnosci
prokoagulacyjnej cz. VIII w jednostopniowym pomiarze — modyfikacja APTT, zmniejszenie
aktywnosci VIII:C w badaniu dwustopniowym — metoda chromogenna).”

Hemofilia B (choroba Christmasa) to wrodzona skaza krwotoczna spowodowana
zmniejszeniem aktywno$ci czynnika IX (cz. IX) w osoczu. W zalezno$ci od stopnia
niedoboru cz. IX wyrdznia si¢ postac: ciezka (okoto 50% przypadkéow) — cz. IX <1% normy,
umiarkowang — cz. IX 1-5% normy oraz tagodng — cz. IX >5% 1 <50% normy. Czgstos¢
wystepowania w Polsce wynosi okoto 1/100 tys. przypadkow.”

Gen cz. IX znajduje si¢ na dlugim ramieniu chromosomu X. Najczg$ciej wykrywa si¢ mutacje
punktowe, rzadziej mate insercje i delecje. Sposdb dziedziczenia hemofilii B jest taki sam jak
hemofilii A. Obraz kliniczny hemofilii B nie r6zni si¢ od hemofilii A. W hemofilii B Leiden
aktywno$¢ cz. IX w osoczu zwigksza si¢ z wiekiem chorego i tagodnieja objawy choroby.
Rozpoznanie ustala sie analogicznie, jak w przypadku hemofilii A.

Nie ma metod leczenia przyczynowego hemofilii. Leczenie cigzkiej postaci hemofilii A,
ciezkiej postaci choroby von Willebranda oraz wszystkich chorych na hemofili¢ B lub inng
skaze krwotoczng na tle zaburzen krzepniecia krwi polega na substytucji niedoborowego
czynnika. Dostarcza si¢ go choremu we wstrzykiwanych dozylnie koncentratach czynnikow
krzepniecia uzyskiwanych z ludzkiego osocza lub metoda inzynierii genetyczne;j.'”

Leczenie farmakologiczne hemofilii A obejmuje stosowanie: '

e Koncentratu cz. VIII — podanie dozylnie 1 IU na kg m.c. powoduje wzrost aktywnosci
cz. VIII w osoczu o 1,5-2,0% normy. Okres pottrwania cz. VIII w osoczu wynosi 12
godz. W przypadku stabej reakcji klinicznej na leczenie nalezy przeprowadzi¢ badanie
w kierunku inhibitora cz. VIIL.

e Leckow hamujacych fibrynolizg¢ — w celu stabilizacji skrzepu u chorych
z krwawieniami z jamy ustnej, nosa 1 drog rodnych podaje si¢ dozylnie lub doustnie
kwas traneksamowy 10-15 mg/kg m.c. co 8h.

e Desmopresyny (DDAVP) -—syntetyczny analog argininowazopresyny, stosowany
w leczeniu krwawien i przed matymi zabiegami operacyjnymi u pacjentow z tagodna
hemofilia A (VIII: C > 5% normy), a takze do zapobiegania i leczenia krwawien
w chorobie von Willebranda (typ 1, typ 2N, niektore postaci typu 2A), szczegdlnie
w zapobieganiu nadmiernym krwawieniom miesigczkowym u kobiet. Stosowanie
desmopresyny zmniejsza zapotrzebowanie na toczenie koncentratow czynnikow
krzepnigcia. U kobiet z choroba von Willebranda zapobiega rozwojowi
niedokrwisto$ci z niedoboru zelaza. Desmopresyna w formie aerozolu donosowego
jest lekiem z wyboru u wspomnianych chorych, gdyz eliminuje koniecznos¢ przyjecia
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do szpitala w celu wykonania infuzji, zmniejsza odsetek pacjentéw pobierajacych
swiadczenia wynikajace z niezdolno$ci do pracy, a takze poprawia jakos¢ zycia. Jedna
fiolka aerozolu donosowego (2,5 ml) zawiera 25 dawek desmopresyny po 150 pg.
Dawka dzienna dla pacjentow o m.c. <50 kg to 150 pg, a dla pacjentow o m.c. >50 kg
to 300 pg co 2448 godz. albo 2 godz. przed operacjg. Desmopresyna dostepna jest tez
w ampuikach po 4 ug, a dawka dzienna to 0,3 ug /kg (Srednio 5 amputek u dorostych).
Lek w ampulce jest przeznaczony dla matych dzieci, dla oséb z przeciwwskazaniami
do stosowania desmopresyny droga donosowag lub dla osob, u ktorych wystapia
miejscowe powiktania stosowania tego leku. Mechanizm dzialania DDAVP polega na
uwalnianiu z rezerw tkankowych dwoch czynnikow, tj. vWF ze $rédblonka
naczyniowego, a czynnika VIII prawdopodobnie z komorek $rodblonka sinusoidow
watroby. Stosujac DDAVP co 12-24 h mozna utrzymac¢ zwigkszong aktywnos¢ vWF
i cz. VIII przez kilka dni. Poniewaz DDAVP uwalnia ze $rédbtonka naczyn takze
tkankowy aktywator plazminogenu, najcze$ciej niezbgdne jest roOwnoczesne
stosowanie lekow hamujacych fibrynolizg, np. kwasu traneksamowego. DDAVP jest
nieskuteczna w ciezkiej 1 wigkszosci przypadkow umiarkowanej choroby von
Willebranda i hemofilii A, gdyz rezerwy tkankowe cz. VIII i vWF u pacjentow
obarczonych tymi postaciami obu skaz krwotocznych sg ubogie. DDAVP jest
przeciwwskazana w typie 2B vWD, gdyz moze nasili¢ matoptytkowos$¢ wystepujaca
w tej postaci skazy. Zaleca si¢ duzg ostroznos¢ w stosowaniu desmopresyny u osob
powyzej 60 rz.

W terapii hemofilii B, podobnie jak w hemofilii A stosuje si¢ leczenie objawowe —
substytucyjne i hamujace fibrynolize.”

Leczenie farmakologiczne obejmuje stosowanie: '

e Koncentratu cz. IX — podanie dozylnie 1 IU na kg m.c. powoduje wzrost aktywnosci
cz. IX w osoczu o0 1% normy.

e Lekow hamujacych fibrynolize — w celu stabilizacji skrzepu u chorych z
krwawieniami z jamy ustnej, nosa i drég rodnych podaje si¢ dozylnie lub doustnie
kwas traneksamowy 15 mg/kg m.c. co 8h.

e Koncentratu nieaktywnych czynnikéw zespotu protrombiny (PCC) — co jednak
zwigksza ryzyko powiktan zakrzepowych i dlatego odradza si¢ jego stosowanie
u chorych na hemofili¢ B.

Wykaz skaz krwotocznych, do leczenia ktorych niezbgdne sa koncentraty czynnikow
krzepni¢cia obejmuje: hemofilii A, w tym powikltana inhibitorem; hemofilii B, w tym
powiktana inhibitorem; nabytej hemofilii A i1 inne immunokoagulopatie; choroby von
Willebranda; nabytego zespotu von Willebranda; niedoboru czynnika VII; niedoboru
czynnika X; niedoboru czynnika V; niedoboru czynnika XI; niedoboru czynnika XIII;
hipofibrynogenemii; innych rzadko wystepujacych niedoboréw (np. niedobor protrombiny,
dysfibrynogenemie, skojarzony niedobor czynnikdéw krzepnigcia); wrodzonych ptytkowych
skaz krwotocznych.

Powyzsze zalecenia kliniczne oparto na licznych rekomendacjach, w tym: polskich
zaleceniach (2008),> MASAC (2010),* Colins (2010),” WGAHCNHC (2009). MACHF
(2005),” AHCDO (2005),¥ WFH (2005).’

Obecnie w Polsce prowadzone sa dwa programy zdrowotne dotyczace leczenia chorych na
Hemofilie:'

e Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofiliag A i B” — program finansowany ze
srodkéw NFZ. Pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci chorych na cigezka postaé
hemofilii A 1 B. Wtorna profilaktyka krwawien u dzieci chorych na hemofili¢ A lub B
po wystapieniu wylewow do stawow.
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e Zapewnienie samowystarczalnosci Rzeczypospolitej Polskiej w zakresie krwi, jej
sktadnikéw 1 produktow krwiopochodnych” — program jest finansowany ze srodkéw
publicznych, ma charakter strategiczny i dtugoterminowy. W swej tresci skupia si¢ na
istotnych zadaniach, ktore w bezposredni sposoéb maja wptyw na pozyskanie nowych
dawcow krwi 1 jej sktadnikéw oraz umozliwiajg osiagniecie zabezpieczenia na
europejskim poziomie w zakresie produktow krwiopochodnych, pozwalaja takze na
zapewnienie wyzszego Dbezpieczenstwa sktadnikom krwi wykorzystywanym
w lecznictwie.

Czgstos¢ wystepowania hemofilii w Polsce oceniono na 1:12 300 mieszkancéw. W Instytucie
Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie prowadzony jest od 1991 r. komputerowy rejestr
chorych na hemofili¢ i inne skazy krwotoczne. Do 1 lipca 2011 r. w rejestrze znalazto si¢
4 277 os6b, w tym 2 605 chorych na hemofili¢. Hemofilia A wystepuje w Polsce sze$¢ razy
czesciej] niz hemofilia B. Posta¢ cigzka choroby stanowi 53,7% przypadkow hemofilii A
i 48,07% przypadkow hemofilii B.'

Pod wzgledem czestosci wystepowania drugie miejsce po hemofilii A zajmuje w rejestrze
choroba von Willebranda (okoto 80% przypadkoéw stanowi jej tagodna posta¢ — typ 1).
Choroba ta uznawana jest obecnie za najczestszg wrodzong skazg krwotoczng, wystepujaca
w postaci klinicznej jawnej u 125 oséb na 1 milion populacji, czyli dwa razy czgsciej niz
hemofilia. Bezobjawowe wrodzone defekty czynnika von Willebranda wykrywano u okoto
1% ludnosci. Jest mato prawdopodobne, ze w Polsce choroba von Willebranda wystgpuje
rzadziej niz w innych krajach europejskich. Prawdopodobnie choroba ta jest w Polsce, ze
wzgledu na ztozona diagnostyke, rzadko wykrywana.'

Podsumowujac opinie ekspertow:'

e Program odpowiada najwyzszym standardom mi¢dzynarodowym.

e Program zaklada osiggnigcie wskaznika cz. VIII 6 j.m./osobe/rok, co stanowi stopien
zabezpieczenia podobny jak w najbardziej rozwinigtych krajach Europy.

e [stotnym elementem jest utworzenie ,,08rodkow leczenia hemofilii” (OLH) osobno dla
osob dorostych 1 dzieci, na terenie kazdego wojewodztwa, w oparciu o infrastrukture
osrodkow hematologii oraz onkologii i hematologii dziecigce;.

e Program zostawia otwartg (poza wybranymi sytuacjami) sprawe¢ technologii, ktora
maja by¢ wytwarzane czynniki kupowane w ramach programu.

e Nowoscig jest wprowadzenie do programu desmopresyny, ktéra jest skuteczna
w przypadku 1zejszej postaci hemofilii oraz w chorobie von Willebranda.

e Przedmiotowy program jest komplementarny do programu NFZ i zostal
przygotowany w taki sposob, aby unikna¢ podwodjnego finansowania,
jednoczesnie zabezpieczajac wszystkie grupy chorych.

Celem gtownym omawianego projektu jest poprawa wynikow leczenia chorych na hemofilig
1 pokrewne skazy krwotoczne oraz poprawa jakosci zycia chorych na hemofili¢ 1 pokrewne
skazy krwotoczne. Cele szczegétowe obejmuja: zapewnienie powszechnej dostgpnosci
koncentratow czynnikow krzepnig¢cia chorym na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne
niepowiktane krazacym antykoagulantem (inhibitorem): do leczenia krwawien, w tym
w warunkach domowych, od roku 2012; do przeprowadzania zabiegéw operacyjnych, od
roku 2012; do wtérnej profilaktyki dorostych chorych ze skaza krwotoczng o cigzkim
przebiegu (co najmniej jedno krwawienie w miesigcu lub co najmniej trzy krwawienia do
tego samego stawu w ciggu trzech miesiecy lub przebycie samoistnego krwawienia
zagrazajacego zyciu, np. krwawienia do osrodkowego uktadu nerwowego), od roku 2014; do
leczenia krwawien koncentratami rekombinowanych czynnikow krzepnigcia u dzieci, ktore
nie otrzymywaty wczesniej preparatdow krwiopochodnych, zakwalifikowanych do modutu
pierwotnej profilaktyki krwawien czynnikami rekombinowanymi w ramach programu NFZ
»Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofiliag A 1 B” oraz u dzieci nowo wiaczanych do
leczenia, na tych samych zasadach, niezaleznie od ci¢zkosci hemofilii, od roku 2012.
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Zapewnienie powszechnej dostepnosci koncentratow czynnikow krzepnigcia chorym na
hemofili¢ 1 pokrewne skazy krwotoczne powiklane krazacym antykoagulantem (inhibitorem):
do leczenia krwawien, w tym w warunkach domowych, od roku 2012; do przeprowadzania
zabiegdw operacyjnych, od roku 2012; do wtérnej profilaktyki u chorych ze skaza
krwotoczng o cigzkim przebiegu (co najmniej jedno krwawienie w miesigcu lub co najmniej
trzy krwawienia do tego samego stawu w ciggu trzech miesi¢cy lub przebycie samoistnego
krwawienia zagrazajacego zyciu, np. krwawienia do osrodkowego ukladu nerwowego), od
roku 2016; do terapii ITI u wszystkich chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne
powiktane krazacym antykoagulantem, od roku 2013; zapewnienie stosowania w terapii ITI
koncentratow rekombinowanych czynnikow VIII 1 IX dzieciom, ktore wytworzyty inhibitor
przed wilaczeniem do modutu pierwotnej profilaktyki krwawien czynnikami
rekombinowanymi w ramach programu NFZ ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci
z hemofilia A i B”, a stosowaly w terapii ,,na zadanie” koncentraty rekombinowanych
czynnikow krzepnigcia, od roku 2012. Wyspecjalizowanie osrodkow hematologicznych do
zapewniania kompleksowego leczenia chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne, od
roku 2012 (bezkosztowo po stronie budzetu panstwa). Przygotowanie kadry do realizacji
celéw programu, od roku 2012; prowadzenie ewidencji chorych na hemofili¢ i pokrewne
skazy krwotoczne w formie aplikacji komputerowej, ktora bedzie gromadzita i udostgpniata
dane upowaznionym osobom i podmiotom, w czasie rzeczywistym za posrednictwem portalu
internetowego, od roku 2012 (koszty ujete w ryczatcie na dystrybucje). Wprowadzenie
desmopresyny do profilaktyki i leczenia krwawien (epizod krwotoczny lub planowany zabieg
chirurgiczny) u chorych na fagodng hemofili¢ A i fagodna chorobe von Willebranda przy
braku przeciwwskazan bezwzglednych, ktorymi s3: objawy nietolerancji desmopresyny, okres
potogu, choroba niedokrwienna serca, powiklania zakrzepowo-zatorowe. Kryteria
skuteczno$ci leczenia: poprawa kliniczna (zatrzymanie krwawienia) oraz wyréwnanie
parametréw hemostazy (wzrost aktywnosci czynnika VIII i/lub kofaktora rystocetyny), od
roku 2012. Program bedzie realizowany w latach 2012-2018. Populacj¢ w programie
stanowig osoby doroste oraz dzieci ze zdiagnozowana skazg krwotoczng (zgodnie
z informacjami podanymi w projekcie programu w Polsce jest obecnie 4277 dzieci
1 dorostych ze zdiagnozowang skazg krwotoczng — dane Instytutu Hematologii
1 Transfuzjologii, aktualne na 01.07.2011 r.). Zaplanowano nastgpujace etapy: rok 2012 —
wytonienie realizatorow programu, do realizacji zamierzonych celéw, w tym dystrybucji
koncentratow czynnikow krzepnigcia 1 desmopresyny, posiadajacych dos$wiadczenie
w realizacji ,,Narodowego Programu Leczenia Hemofilii na lata 2005-2011”, wylonienie
jednostki  koordynujacej program, zakup koncentratow czynnikdw  krzepnigcia
1 desmopresyny, wyspecjalizowanie dwoch os$rodkow referencyjnych, pierwszy cykl
warsztatow szkoleniowo-naukowych dla kadry medycznej przygotowujacych do realizacji
celow programu; lata 2013-2018 - zakup koncentratow czynnikow krzepnigcia
i desmopresyny, wyspecjalizowanie wszystkich wojewodzkich osrodkéw leczenia hemofilii
1 kolejnego osrodka referencyjnego, cykle warsztatoéw szkoleniowo-naukowych dla kadry
medycznej przygotowujacych do realizacji celow programu.’

Przedmiotowy projekt programu zostal zaakceptowany przez Kkierownictwo
Ministerstwa Zdrowia, przy zalozeniu kwoty na jego realizacj¢ w latach 2012-2018
w wysokosci 1911521000 PLN. Program realizowany bedzie z budzetu panstwa
z Rozdzialu 85149 - Programy polityki zdrowotne;j.

1
Komentarz.

Program dotyczy dobrze zdefiniowanego i istotnego problemu zdrowotnego, chociaz nie
odnosi si¢ do priorytetéw zdrowotnych.

Nie jest jasne, czy przedmiotowy program obejmuje wszystkie osoby ze zdiagnozowang
skaza krwotoczng.
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Wedtug dostarczonego opisu programu jest on kontynuacja dotychczasowego ,,Narodowego
Programu Leczenia Hemofilii na lata 2005-2011”, jednak nie podano, w jakim zakresie ma
by¢ on kontynuowany. Program na lata 2005-2011 zbliza si¢ ku koncowi, jednak w opisie
programu nie podano informacji nt. monitorowania, ewaluacji czy dotychczasowych
osiggni¢¢ programu na lata 2005-2011.

Nowy system organizacyjny przewiduje funkcjonowanie osrodkow kompleksowej opieki nad
pacjentami z hemofilia, zorganizowanymi na dwoch poziomach, jednak brak jest informac;ji,
w jaki sposob system byt dotychczas realizowany i jakie byty zasady jego funkcjonowania.
Wymagania dotyczace osrodkow w zataczniku VII przedstawione sg w sposob ogolny.

Nie odnaleziono informacji dotyczacej ,,miernika zabezpieczenia” chorych na hemofilie,
jakim jest zdaniem autorow programu ,wskaznik zuzycia koncentratu czynnika VIII
w przeliczeniu na 1 mieszkanca rocznie”.

Niejasny jest fakt, iz autorzy nowego programu wskazuja na konieczno$¢ obligatoryjnego
zglaszania przez os$rodki leczace wszystkich nowo wykrytych przypadkéw skaz
krwotocznych, jak réwniez informacji o zgonach chorych na hemofili¢ 1 inne wrodzone skazy
krwotoczne w formie aplikacji komputerowej, ktora powinna dziata¢ od 20 lat. Ponadto,
wskazuje si¢ na konieczno$¢ niezbgdnych ,,zmian organizacyjnych” bez doktadnego
wyjasnienia, na czym miatyby polegac.

Informacje przedstawione w czesci dotyczacej efektywnosci ekonomicznej nie odnoszg si¢ do
omawianego zagadnienia. Ponadto brak informacji dotyczacej kosztéw oraz uzyskanych
efektéw zdrowotnych wynikajacych z wprowadzenia programu.
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