Agencja Oceny Technologii Medycznych

Rada Konsultacyjna

Stanowisko Rady Konsultacyjnej
nr 15/9/25/2009 z dnia 30 listopada 2009r.
w sprawie zasadnosci zmiany warunkdw realizacji Swiadczenia
,Zapobieganie krwawieniom u dzieci
z hemofilig A i B”, realizowanego w ramach terapeutycznego
programu zdrowotnego Narodowego Funduszu Zdrowia

Rada Konsultacyjna uwaza za zasadng zmiane poziomu lub sposobu finansowania,
lub warunkdéw realizacji Swiadczenia: program zdrowotny NFZ - zapobieganie krwawieniom
u dzieci z hemofilig A i B z wytgczeniem rdznicowania czynnikdw krzepniecia w zaleznosci
od technologii otrzymywania.

Uzasadnienie stanowiska

Przedstawiony program terapeutyczny speftnia oczekiwania w zakresie organizacji opieki
i zaopatrzenia w odpowiednie czynniki krzepniecia pacjentow z hemofilig A i B. Zaproponowane
zmiany miaty na celu dostosowanie poprzednich przepiséw do obecnych warunkéw praktyki
klinicznej i poszerzenie dostepu do oferowanych $wiadczen. Jednakzie, obecnie brak jest
wiarygodnych danych dotyczgcych przewagi czynnikow rekombinowanych nad osoczopochodnymi,
a réznica w bezpieczenstwie ich stosowania pozostaje nadal w sferze hipotez, natomiast ich koszty
réznig sie diametralnie i zmieniajg sie dynamicznie. Rada nie moze wiec jednoznacznie wskazaé
jednej grupy czynnikéw krzepniecia jako bardziej skutecznych i optacalnych.

Tryb przygotowania stanowiska

Niniejsze stanowisko opracowane zostato przez Rade Konsultacyjng na podstawie zlecenia Ministra
Zdrowia z dnia 3 listopada 2009r. (znak pisma: MZ-PLE-460-9759-1/EM/09), przekazanego do Agencji
Oceny Technologii Medycznych w dniu 4 listopada 2009r., uszczegdétowionym pismem Ministra
Zdrowia z dnia 20 listopada 2009r. (znak pisma: MZ-PLE-460-9850-1/EM/09).

Problem zdrowotny

Hemofilia jest genetycznie uwarunkowanga, sprzezong z ptcig chorobg, polegajgcg na niedoborze
lub catkowitym braku osoczowych czynnikéw krzepniecia, powodujgcym krwawienia do tkanek, jam
ciata oraz stawow. Krwawienia te, w zaleznosci od ciezkosci i czestosci, powodujg obnizenie jakosci
zycia, uszkodzenia stawdw (artropatie hemofiliczne) oraz zagrazajace zyciu krwotoki. Najczestszg
postacig choroby w Polsce jest hemofilia A — niedobér czynnika VIII, stanowigca ok. 61% wszystkich
wrodzonych skaz krwotocznych.'

Objawy ciezkiej hemofilii pojawiajg sie u dzieci na przetomie 1 i 2 r.z. Sg to krwawienia: do stawdw
(przede wszystkim tokciowych, kolanowych i skokowych), do miesni, z gérnego odcinka przewodu
pokarmowego, z tylnej Sciany gardta i dna jamy ustnej, srddczaszkowe, pourazowe i po zabiegach
operacyjnych oraz krwiomocz. *

Koncentraty czynnikdw krzepniecia mogg wywotywaé odpowiedz uktadu immunologicznego,
z wytwarzaniem przeciwciat skierowanych przeciwko podawanym czynnikom, ktére hamujg
ich aktywno$¢ (tzw. krazgce antykoagulanty). Krazgce przeciwciata powodujg degradacje
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podawanych czynnikdw krzepniecia, co ostabia ich dziatanie, pomimo zwiekszania dawek
koncentratéw czynnikéw krzepniecia. *

Dane Narodowego Centrum Krwi z lipca 2008 mdéwig o 425 chorych na hemofilie A i 92 chorych
na hemofilie B do 18 r.z., czyli kwalifikujgcych sie do objecia programem profilaktyki.
Chorych na ciezkg hemofilie A powiktang obecnoscig inhibitora jest 36 (oraz 1 chory na ciezka
hemofilie B z inhibitorem). *

Obecny standard kliniczny

Obecny standard kliniczny zawiera sie w Swiadczeniu ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig
A i B” wprowadzonym Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z 30 sierpnia 2009. Swiadczenie polega
na podawaniu czynnikéw krzepniecia VIl albo IX dzieciom chorym na hemofilie A albo B
(odpowiednio) ciezkg (o poziomie aktywnosci czynnikéw krzepniecia <1% normy) i obejmuje okres
od 1 dnia zycia do 18 r.z.. Swiadczenie rozbito na 2 moduty, réznigce sie wielkoscig dawki czynnikéw
krzepniecia: profilaktyka pierwotna i profilaktyka wtérna — po wystgpieniu wylewdéw do stawow.
Udzielanie Swiadczenia przerywano z chwilg ukoniczenia przez chorego 18 r.z., albo w przypadku
stwierdzenia obecnosci inhibitora. *

Opis swiadczenia

Zmiany w Swiadczeniu ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B” wprowadzonym
Rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z 30 sierpnia 2009 obejma nastepujace obszary **:

¢ dodano modut dotyczacy wywotywania tolerancji immunologicznej u wszystkich chorych
na hemofilie powiktang nowo powstatym krgzgcym antykoagulantem (inhibitorem)

e wprowadzono elastyczny system dawkowania czynnikow krzepniecia

e wprowadzono zmiany w zestawie badan wykonywanych, w celu kwalifikacji i monitorowania
leczenia

e zmieniono zasady organizacji udzielania $wiadczenia, wprowadzajgc regionalne centra
leczenia hemofilii (jedno na kilka wojewddztw) i centra lokalne (jedno na kilka powiatéw)

e zmieniono zasady stosowania czynnikdw krzepniecia: chorzy leczeni dotychczas czynnikami
osoczopochodnymi oraz leczeni w ramach profilaktyki wtdrnej, a takze potrzebujgcy ostony
przy zaktadaniu centralnego dostepu zylnego, otrzymajg czynniki osoczopochodne, natomiast
chorzy nowo witgczani do programu, ktérzy wczesniej nie otrzymywali czynnikow
osoczopochodnych, leczeni bedg preparatami rekombinowanymi minimum |l generacji.

Efektywnos¢ kliniczna

Zaproponowane zmiany, poza ostatnia, majg na celu zwiekszenie dostepnosci pacjentéw
do $wiadczenia. °

Brak jest obecnie wiarygodnych danych na praktyczng rdéznice w skutecznosci klinicznej
osoczopochodnych i rekombinowanych czynnikéw krzepniecia, zaréwno w profilaktyce,
jak i w leczeniu ostrych epizodow krwawien. Ich skutecznos$¢, oceniana klinicznymi punktami
koncowymi, jest poréwnywalna. Niektére badania wskazujg na pewng przewage jednych preparatéow
nad innymi, gdy efektywnoé¢ mierzona jest wskaznikami laboratoryjnymi. 2

Bezpieczenstwo stosowania

Brak jest obecnie rozstrzygajgcych danych na realnego zagrozenia zycia pacjentdw leczonych
osoczopochodnymi czynnikami krzepniecia. Od czasu wprowadzenia nowoczesnych metod obrdbki
0socza, nie zanotowano u leczonych zakazen HIV i tylko nieliczne zakazenia HBV i HCV. Mimo tych
dziatan, niektérych czynnikow zakaznych nie udaje sie catkowicie wyeliminowaé (np. zdarza
sie przetrwanie wirusow bezotoczkowych HAV, parvowirusa B19 i priondw). 8

Eksperci zwracajg sie jednak tu tezie o wyzszym bezpieczenstwie czynnikow rekombinowanych,
powstajacych bez udziatu ludzkich biatek — w praktyce sa to preparaty Il i lll generacji. **

Brak jest obecnie rozstrzygajgcych danych na temat ryzyka wystgpienia inhibitora w zaleznosci
od typu stosowanych czynnikéw krzepniecia. ®
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Koszty swiadczenia i jego wptyw na budzet ptatnika

Brak jest obecnie wiarygodnej analizy ekonomicznej, pordwnujgcej stosowanie czynnikow
osoczopochodnych i rekombinowanych w terapii hemofilii.

Zgodnie z analizami wptywu na budzet ptatnika publicznego, przedstawionymi przez NFZ, przyjecie
wszystkich wymienionych zmian w analizowanym $wiadczeniu wigzatoby sie ze wzrostem wydatkéw
do ok. 130-170 milionéw ztotych w roku 2010 oraz, dodatkowo, ok. 3-7 miliondw ztotych na leczenie
nowych pacjentéw jedynie czynnikami rekombinowanymi co najmniej drugiej generacji. Gtowny
wptyw na wzrost wydatkéw ptatnika miatoby zwiekszenie dostepnosci do leczenia poprzez
rozwiniecie kosztownego systemu dostaw domowych czynnikéw krzepniecia. °

Biorgc pod uwage powyzisze argumenty, Rada Konsultacyjna rekomenduje zaproponowane zmiany,
zwiekszajgce dostepnosc do leczenia pacjentéw z hemofilig A i B. Natomiast Rada nie rekomenduje
zmian dotyczacych stosowania innych typdéw czynnikdw krzepniecia w zaleznosci od momentu
wiaczenia pacjenta do programu, motywujac swojg decyzje brakiem podstaw naukowych, etycznych
oraz ekonomicznych takiego postepowania.
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