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B19 parwowirus B19 
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bp base pair 
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CFC koncentrat czynników krzepnięcia 

CHO-KLAT Childhood Hemophilia Outcomes – Kids’ Life Assessment Tool 

ČNHP Český Národní Hemofilický Program 

COX-2 cyklooksygenaza-2 
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DDAVP desmopresyna 
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EHC European Haemophilia Consortium  

EHCCC European Haemophilia Comprehensive Care Centres 

EHL extended half-life 

EMA European Medicines Agency 
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FVIII factor VIII 

FVIIIa activated factor VIII 

FXI factor XI 

HA hemofilia A 

HAV hepatitis A Virus 

HB hemophilia B 

HBV hepatitis B virus 

HCTC Hemophilia Comprehensive Treatment Center 

HCV hepatitis C virus 

HemoNed Hemophilia Network Netherlands 

HJHS Hemophilia Joint Health Score 

HRQol health-related quality of life 

HTC Hemophilia Treatment Center 

ICF International Classification of Functioning, Disability and Health 

ICH krwotok wewnątrzczaszkowy 

INV1 intron 1 

INV22 intron 22 

IP Izba Przyjęć 

ISTH  International Society on Thrombosis and Haemostasis 
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Wstęp  

Hemofilia A i B są rzadkimi, wrodzonymi zaburzeniami krzepnięcia krwi, które od wielu dekad stanowią 

poważne wyzwanie dla systemów ochrony zdrowia. Postęp w zakresie terapii – początkowo od 

koncentratów czynników krzepnięcia VIII i IX, przez preparaty rekombinowane, aż po leki o przedłużonym 

czasie półtrwania i terapie o alternatywnym mechanizmie działania i terapię genową – doprowadził do 

radykalnej zmiany perspektywy leczenia. Z choroby prowadzącej nieuchronnie do ciężkiej niesprawności, 

hemofilia staje się schorzeniem możliwym do kontrolowania pod warunkiem zapewnienia szerokiego i 

systematycznego dostępu do profilaktyki. Rozwój farmakoterapii, w połączeniu z nowymi koncepcjami 

organizacyjnymi, otwiera także pole do dyskusji o przyszłości finansowania i sposobach efektywnego 

wykorzystania zasobów publicznych. 

W tym kontekście coraz większe znaczenie zyskuje podejście oparte na Value-Based Health Care (VBHC), 

którego celem jest kształtowanie ochrony zdrowia wokół wartości klinicznej i jakości życia pacjenta, a nie 

jedynie wokół kosztu jednostkowego leku. W przypadku hemofilii oznacza to konieczność 

skoncentrowania się nie tylko na redukcji krwawień, lecz także na długofalowych efektach funkcjonalnych, 

zapobieganiu artropatii hemofilowej, poprawie jakości życia, a także satysfakcji pacjentów i rodzin z opieki 

(PROMs i PREMs). VBHC staje się zatem istotnym narzędziem w dyskusji o tym, jak włączać innowacyjne 

terapie do systemu ochrony zdrowia w sposób zrównoważony, a zarazem zgodny ze światowymi 

standardami. 

Funkcjonujące mechanizmy finansowania – Narodowy Program Leczenia Hemofilii i Pokrewnych Skaz 

Krwotocznych (NPLH) oraz program lekowy „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B (ICD-10: 

D66, D67)” dedykowany dzieciom z ciężką hemofilią A i B zapewniają istotną część nowoczesnej 

profilaktyki, jednak wykazują różnice w zakresie organizacji, zakresu populacyjnego, dostępności 

innowacyjnych terapii i sposobów raportowania. Równocześnie wytyczne międzynarodowe, opracowane 

przez World Federation of Hemophilia (WFH) oraz International Society on Thrombosis and Haemostasis 

(ISTH), wyznaczają kierunki rozwoju, które obejmują nie tylko poszerzanie dostępu do leków, lecz także 

wdrażanie kompleksowej opieki, centralnych rejestrów, mierników pacjentocentrycznych i spójnej 

organizacji transition care. 

Celem niniejszego opracowania jest zestawienie istniejących obecnie w Polsce form finansowania 

leczenia hemofilii (NPLH i B.15) z wytycznymi klinicznymi o charakterze międzynarodowym oraz 

identyfikacja luk systemowych i możliwości adaptacji rozwiązań w duchu VBHC. Analiza ma na celu 

wskazanie kierunków zmian, które pozwolą z jednej strony zwiększyć dostępność do innowacyjnych 
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terapii, a z drugiej zapewnić długoterminową efektywność kosztową i spójność organizacyjną 

systemu opieki nad chorymi z hemofilią. 

Streszczenie 

Narodowy Program Leczenia Hemofilii i Pokrewnych Skaz Krwotocznych (NPLH) ma charakter 

programu polityki zdrowotnej, którego mocną stroną jest kompleksowość organizacyjna. Obejmuje 

wszystkie grupy wiekowe i pełne spektrum skaz krwotocznych, z wyodrębnieniem modułów 

terapeutycznych odpowiadających liniom leczenia. Istotną przewagą NPLH jest spójna opieka – sieć 26 

ośrodków leczenia hemofilii (OLH), rozwinięty system teleinformatyczny, mechanizmy akredytacji oraz 

centralnie koordynowana logistyka z możliwością dostaw domowych. Takie rozwiązania sprzyjają 

standaryzacji jakości, poprawie adherence i jakości życia chorych. 

Jednocześnie proces włączania nowych terapii do NPLH pozostaje niedookreślony. Brakuje 

sformalizowanej procedury, która pozwalałaby, np. podmiotowi odpowiedzialnemu, aktywnie inicjować i 

przyspieszać wchodzenie innowacyjnych terapii. Formalnie ocena Agencji Oceny Technologii Medycznych 

i Taryfikacji (AOTMiT) stanowi warunek konieczny i determinuje dalsze decyzje Ministerstwa Zdrowia. 

Program nie przewiduje mechanizmów negocjacji warunków wejścia ani uzgadniania poziomu ceny. 

W konsekwencji cena wybranych produktów, np. koncentratów czynnika VIII, w ostatnich latach 

istotnie się zwiększyła, co prowadzi do nieoptymalnego wykorzystania środków finansowych i 

ogranicza potencjał budżetowy programu. NPLH jest zatem silny organizacyjnie, ale słabszy w 

obszarze elastyczności finansowej i wprowadzania innowacji. 

Warto także podkreślić istotne odmienności w zakresie realizacji dostaw domowych w ramach NPLH. 

Klasyczne koncentraty czynników krzepnięcia (FVIII, FIX) co do zasady odbierane są przez pacjentów 

osobiście w Regionalnych Centrach Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa (RCKiK). Dostawa bezpośrednio do 

domu pacjenta jest możliwa w wyjątkowych sytuacjach, gdy spełnione są określone kryteria, takie jak 

znaczna odległość miejsca zamieszkania chorego od RCKiK czy istotne ograniczenie sprawności ruchowej 

pacjenta. W przypadku nowszych terapii o alternatywnym mechanizmie działania stosowany jest inny 

model dostawy do pacjentów realizowany przy wsparciu podmiotu odpowiedzialnego, a proces bardziej 

przypomina rozwiązania znane z programów lekowych. 

Program lekowy B.15, dedykowany dzieciom z ciężką hemofilią A i B, charakteryzuje się precyzyjnie 

opisanymi kryteriami kwalifikacji, schematami dawkowania i harmonogramem monitorowania. 

Centralna kwalifikacja dokonywana przez Zespół Koordynujący NFZ zapewnia jednolitość decyzji i kontrolę 

nad stosowaniem kosztownych terapii. Atutem tego modelu jest także łatwość wprowadzenia 

instrumentów dzielenia ryzyka i negocjacji cenowych, co potwierdzają rekomendacje AOTMiT  

wskazujące na konieczność spełnienia konkretnych warunków finansowych. 
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Słabością programu lekowego jest wąski zakres populacyjny (dzieci <18. r.ż. z dodatkowymi warunkami 

klinicznymi), fragmentaryczność w zakresie innych świadczeń zdrowotnych niezbędnych dla chorych w tej 

grupie (program lekowy nie obejmuje leczenia krwawień już występujących) oraz duże obciążenie 

administracyjne związane z raportowaniem wyników leczenia do NFZ. Kryteria włączenia do leczenia są 

sztywne, co utrudnia szybkie dostosowanie programu do pojawiających się nowych dowodów 

naukowych. 

Wytyczne towarzystw naukowych (WFH, ISTH, EAHAD) jednoznacznie podkreślają, że profilaktyka 

powinna być standardem opieki dla wszystkich pacjentów z ciężką postacią choroby, niezależnie od 

wieku i obecności inhibitora. Rekomendują one stosowanie koncentratów czynników VIII i IX, lecz także 

szeroką dostępność do nowoczesnych terapii o alternatywnym mechanizmie działania. Kluczowym 

argumentem jest skuteczność w redukcji krwawień oraz znacząca poprawa jakości życia wynikająca 

z uproszczenia schematów podawania i zmniejszenia obciążenia związanego z codziennym 

leczeniem. 

Kierunki rozwoju innowacyjnego leczenia chorych na hemofilię w Polsce 

Obecnie w Polsce nowoczesne terapie o alternatywnym mechanizmie działania są finansowane 

głównie dla dzieci i chorych z inhibitorem, podczas gdy populacja dorosłych bez inhibitora pozostaje 

poza systemowym dostępem. 

Na tle porównania funkcjonujących obecnie Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilię i 

Pokrewne Skazy Krwotoczne 2024–2028 oraz programu lekowego „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z 

hemofilią A i B (ICD-10: D66, D67)”, dedykowanym dzieciom z ciężką hemofilią A i B, wyłaniają się trzy 

możliwe scenariusze rozwoju innowacyjnego leczenia chorych na hemofilię. 

1) Model ewolucyjny 

Model ewolucyjny zakłada utrzymanie obecnej struktury: NPLH pozostaje platformą dla populacji 

wysokiego ryzyka, a nowy program lekowy obejmuje chorych w różnym wieku bez inhibitora. Pozwala to na 

łatwą kontrolę budżetu, lecz tworzy nadal dwa równoległe mechanizmy. 

W tym wariancie NPLH pozostaje centralnym narzędziem finansowania i organizacji leczenia pacjentów z 

największymi potrzebami klinicznymi, w szczególności z inhibitorem czynników VIII/IX. To w jego ramach 

rozwijane są moduły terapeutyczne obejmujące terapie klasyczne (czynniki VIII/IX osoczopochodne i 

rekombinowane), preparaty bypassing agents, a także nowoczesne terapie podskórne. Program zapewnia 

także logistykę dostaw domowych, centralne raportowanie do NCK, rozwój systemu teleinformatycznego 

i ścisły nadzór nad OLH (akredytacje, karty postępowania, audyty). Nowe populacje pacjentów byłyby 

włączane są do odrębnego programu lekowego. Podobnie jak dzieci w obecnym programie B. (np. chorzy 

bez inhibitora) mogłyby zostać objęte odrębnym programem lekowym Zapobieganie krwawieniom u dzieci 
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z hemofilią A i B (ICD-10: D66, D67). W takim schemacie obecny pogram lekowy (B.15) i przyszłe programy 

działałyby równolegle z NPLH, oferując: 

 ściśle zdefiniowane kryteria kwalifikacji i wyłączenia, 

 sztywne schematy dawkowania i monitoringu, 

 centralną kwalifikację przez Zespół Koordynujący NFZ, 

 pełne rozliczenie w systemie programów lekowych, z możliwością zastosowania instrumentów 

dzielenia ryzyka (RSS, cap-budget, outcome-based), 

 monitorowanie w ramach SMPT, 

 docelowo rozszerzenie dostępu do terapii w podaniach domowych.  

+ Zalety: wysoka przejrzystość kosztowa, łatwość kontroli budżetu, możliwość negocjacji cenowych z 

producentami na poziomie programów lekowych w klasycznym ujęciu. 

- Wady: powstają dwa równoległe systemy finansowania z ryzykiem dublowania raportowania (system 

NFZ + system NPLH), a pacjenci, wchodząc w dorosłość, są zobowiązani do zmiany reżimu opieki, gdyż 

obecnie program lekowy dotyczy populacji pediatrycznej. 

Komentarz: Aktualnie (wrzesień 2025 r.) program lekowy B.15 przewiduje leczenie tylko wybranych 

subpopulacji dzieci. Nie ma przeszkód formalnych, aby docelowy kształt programu lekowego uwzględniał 

również pacjentów dorosłych. 

2) Model integracyjny 

Model integracyjny polega na rozszerzeniu NPLH o kolejne moduły i wprowadzeniu do niego nowych grup 

leków z określonymi warunkami ekonomicznymi. W programie istnieje już mechanizm modułowy ze 

zdefiniowanymi kryteriami eskalacji kosztowej (od czynnika osoczopochodnego → rekombinowanego → 

EHL → do terapii alternatywnej). Włączenie nowej grupy leków w tej strukturze byłoby naturalnym 

rozwinięciem obecnej logiki programu NPLH. Gwarantowałoby to jedność systemu, ale jednocześnie 

zmniejszałoby przejrzystość kosztów. 

NPLH oferuje następujące instrumenty organizacyjne, których brakuje w programie lekowym: 

 ewidencję i system teleinformatyczny integrujący się z NFZ oraz w części z ZUS i KRUS, 

 akredytację OLH i kontrolę jakości świadczeń, 

 koordynację transition care – płynne przechodzenie pacjentów z pediatrii do opieki dorosłej. 

+ Zalety: spójność organizacyjna, brak konieczności dublowania systemów IT, możliwość prowadzenia 

jednej bazy danych, większa elastyczność kliniczna (kwalifikacja przez OLH) – ale tylko w przypadku mniej 

kosztownych terapii, przejście pacjenta na innowacyjne terapie (emicizumab) wymaga złożenia przez 

lekarza prowadzącego wniosków, które są często odrzucane bez uzasadnienia klinicznego. 
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- Wady: ograniczona przejrzystość jednostkowego kosztu terapii, trudniejsze stosowanie mechanizmów 

negocjacyjnych i mechanizmów podziału ryzyka sprawdzonych w programach lekowych, ryzyko mniejszej 

presji cenowej. 

3) Model hybrydowy 

Model hybrydowy łączy oba podejścia: krótkoterminowo uruchamia program lekowy dla nowych grup 

pacjentów z jasno określonym parytetem kosztowym i mechanizmami dzielenia ryzyka, a długofalowo 

zakłada integrację tych rozwiązań w ramach NPLH.  

Model hybrydowy zakłada: 

 krótkoterminowo (0–12 miesięcy) – uruchomienie programu lekowego NFZ dla pacjentów bez 

inhibitora, z warunkiem kosztowym i zastosowaniem instrumentów RSS; raportowanie i kwalifikacja 

centralna zapewniają dyscyplinę budżetową, a ośrodki leczenia nadal pełnią rolę kliniczno-

diagnostyczną, współpracując z NFZ, 

 średnioterminowo (12–36 miesięcy) – integrację wybranych elementów tego programu w ramach 

NPLH, np. logistyki dostaw domowych, systemu IT i rejestru pacjentów; pozostawienie mechanizmów 

cenowych w formule z programu lekowego, ale z rosnącą koordynacją ze strony NCK, 

 długoterminowo – rozważenie pełnej absorpcji nowych terapii do NPLH, przy założeniu budowy 

odpowiednich narzędzi finansowych i kontrolnych. 

+ Zalety: szybkie zwiększenie dostępu, kontrola kosztów w pierwszej fazie, a następnie integracja 

organizacyjna w ramach NPLH; mechanizmy kontroli skuteczności klinicznej i efektywności ekonomicznej 

znane z programu lekowego.  

- Wady: konieczność równoległego raportowania przez OLH do dwóch systemów (NFZ i NPLH), ryzyko 

początkowej fragmentacji. 

Kompleksowa analiza wskazuje, że przyszłość finansowania innowacyjnego leczenia hemofilii A i B w 

Polsce powinna opierać się na połączeniu zalet obu istniejących mechanizmów. NPLH powinien pozostać 

strukturą zapewniającą organizację opieki i logistykę dostaw, podczas gdy programy lekowe mogłyby być 

(jako jedna z kategorii dostępności refundacyjnej) stosowane do precyzyjnej kontroli kosztów i etapowego 

rozszerzania dostępności nowych grup leków. Polski system leczenia hemofilii jest dobrze rozwinięty 

w zakresie organizacji i logistyki, ale wymaga dalszej modernizacji, aby nadążać za światowymi 

standardami, szczególnie w obszarze leczenia. 
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1. Hemofilia – obraz kliniczny, przebieg 
naturalny, powikłania i rokowanie 

Prof. dr. hab. n. med. Jerzy Windyga 

Hemofilie A (HA, Hemophilia A) i B (HB, Hemophilia B) to wrodzone skazy krwotoczne spowodowane 

zmniejszeniem aktywności czynnika krzepnięcia, odpowiednio VIII (FVIII, Factor VIII) lub IX (FIX, FIX) w 

osoczu. Niedobory ww. czynników są wynikiem patogennych wariantów (mutacji) w genach F8 i F9. HA jest 

znacznie częstsza niż HB i stanowi około 80%–85% wszystkich przypadków, podczas gdy HB  15%–20%1. 

FVIII jest glikoproteiną syntetyzowaną głównie w komórkach śródbłonka zatok naczyniowych wątroby, ale 

także w nerkach i tkance limfatycznej. Jest on jednym z największych i najmniej stabilnych czynników 

krzepnięcia, występującym w krwiobiegu w niekowalencyjnym kompleksie z czynnikiem von Willebranda 

(VWF, Von Willebrand Factor). VWF chroni FVIII przed przedwczesną proteolityczną degradacją i przenosi 

go do miejsc uszkodzenia śródbłonka naczyniowego. Czas biologicznego półtrwania FVIII wynosi około 

12 h. Gen F8 znajduje się na chromosomie X (Xq28) i ma wielkość 186 000 par zasad (base pair; bp). 

Najczęściej, bo w 40–45% przypadków, wykrywa się inwersję w intronie 22 (INV22). Znacznie rzadziej, w 1–

5% przypadków, wykrywa się inwersję w intronie 1 (INV1). Poza wymienionymi mutacjami inwersyjnymi 

zachorowania na HA mogą być wywołane obecnością w F8 mutacji punktowych. Wynikiem mutacji jest 

brak syntezy FVIII, jej zmniejszenie lub synteza nieprawidłowego białka2. 

FIX jest proteazą serynową syntetyzowaną w hepatocytach. Wraz z czynnikami krzepnięcia II, VII i X stanowi 

grupę czynników zespołu protrombiny, do syntezy których niezbędna jest witamina K. Czas biologicznego 

półtrwania FIX wynosi około 24 h. Gen FIX (F9) podobnie znajduje się na chromosomie X (Xq27). Opisano 

ponad 3000 wariantów zlokalizowanych we wszystkich regionach F9 odpowiedzialnych za wystąpienie HB, 

z których najczęstsze to mutacje punktowe, a w dalszej kolejności duże delecje/rearanżacje. Podobnie jak 

 
1 Srivastava, A., Santagostino, E., Dougall, A., Kitchen, S., Sutherland, M., Pipe, S. W., Carcao, M., Mahlangu, J., Ragni, M. V., Windyga, 

J., Llinás, A., Goddard, N. J., Mohan, R., Poonnoose, P. M., Feldman, B. M., Lewis, S. Z., van den Berg, H. M., Pierce, G. F., & WFH 

Guidelines for the Management of Hemophilia panelists and co-authors (2020). WFH Guidelines for the Management of Hemophilia, 

3rd edition. Haemophilia: the official journal of the World Federation of Hemophilia, 26(Suppl 6), 1–158. 

https://doi.org/10.1111/hae.14046 
2 Windyga, J., Chojnowski, K., Klukowska, A., Łętowska, M., Mital, A., Musiał, J., Peregud-Pogorzelski, J., Podolak-Dawidziak, M., 

Treliński, J., Undas, A., Urasiński, T., Zdziarska, J., & Zawilska, K. (2016). Część I: Wytyczne postępowania w hemofilii A i B 

niepowikłanej inhibitorem czynnika VIII i IX (wydanie zaktualizowane). Acta Haematologica Polonica, 47(2), 86–114. 

https://doi.org/10.1016/j.achaem.2016.04.009  

https://doi.org/10.1016/j.achaem.2016.04.009
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w przypadku hemofilii A, wynikiem mutacji w F9 jest brak syntezy FIX, jej zmniejszenie lub synteza 

nieprawidłowego białka3. 

1.1. Obraz kliniczny i przebieg naturalny hemofilii 

Hemofilia jest wrodzonym zaburzeniem krzepnięcia krwi, które objawia się w postaci różnorodnych 

krwawień. Częstość występowania krwawień, zwłaszcza tych do stawów i mięśni, stanowi kluczowy 

wskaźnik skuteczności zastosowanej terapii hemostatycznej oraz jest predyktorem długoterminowych 

wyników w układzie mięśniowo-szkieletowym4. 

U dzieci hemofilia ujawnia się tym wcześniej, im niższa jest aktywność czynnika krzepnięcia krwi (chociaż 

moment wystąpienia pierwszego krwawienia może być związany z wieloma innymi, zupełnie 

przypadkowymi okolicznościami). Często pierwszym objawem choroby jest krwawienie do mięśnia po 

podaniu szczepionki przeciwko HBV lub domięśniowej podaży witaminy K w pierwszej dobie życia 

noworodka oraz po nakłuciu pięty. W kolejnych miesiącach życia obserwuje się u dziecka łatwość 

siniaczenia się. Ząbkowanie u dziecka z hemofilią może się wiązać z poważnym krwawieniem ze śluzówek 

jamy ustnej. Krwawienia do stawów i mięśni są najbardziej charakterystycznymi objawami hemofilii. 

Znacznie rzadziej występują krwawienia do ośrodkowego układu nerwowego (najczęstsza przyczyna 

zgonu), układu moczowego, przewodu pokarmowego, układu oddechowego. Pierwsze krwawienie do 

stawu pojawia się zwykle ok. 1. r.ż., kiedy chłopiec zaczyna chodzić. Najczęściej występują krwawienia do 

dużych i średnich stawów: kolanowych, łokciowych, skokowych. Objawem krwawienia do stawu jest 

narastający, silny ból (u starszych chłopców poprzedzony mrowieniem), po czym pojawia się obrzęk, 

zwiększone ocieplenie, ograniczenie ruchomości i przykurcz zgięciowy. Krew pozostająca w jamie 

stawowej powoduje zmiany błony maziowej o typie przewlekłego zapalenia barwnikowego kosmkowo- 

-guzkowego. Przy pierwszym krwawieniu zwykle krew wchłania się całkowicie, nie pozostawiając 

znaczących zmian w stawie. Niestety, konsekwencją pierwszego krwawienia może być również 

nawracanie krwawień do tego samego stawu (staw docelowy, target joint), co pociąga za sobą narastanie 

zmian destrukcyjnych5. 

Hemofilia zazwyczaj dotyka tylko mężczyzn, którzy dziedziczą dotknięty chorobą chromosom X. U kobiet 

rzadko występują objawy hemofilii (spostrzegane, gdy aktywność FVIII lub FIX <40 IU/dL). Kobieta z 

genetyczną cechą hemofilii jest nazywana nosicielką hemofilii6. Objawy hemofilii u kobiet są takie same 

 
3 Windyga, J., et al., 2016.  
4 Srivastava, A., et al., 2020.  
5 Łaguna, P., Młynarski, W., Urasiński, T., Kołtan, A., Styczyński, J., & Szczepański, T. (2022). Postępowanie u dzieci i młodzieży z 

hemofilią A lub B: rekomendacje Polskiego Towarzystwa Onkologii i Hematologii Dziecięcej. Przegląd Pediatryczny, 51(1), 43–56. 

https://doi.org/10.26625/10091 
6 Srivastava, A., et al., 2020.  

https://doi.org/10.26625/10091
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jak u mężczyzn, ale nosicielki najczęściej pozostają bezobjawowe, albowiem aktywność FVIII lub FIX 

pozostaje u nich na granicy normy lub w normie.  

Krwawienia w HA i HB są następstwem upośledzenia wtórnej hemostazy. Procesy pierwotnej hemostazy 

przebiegają prawidłowo, ale płytkowy czop hemostatyczny nie jest dostatecznie wzmocniony włóknikiem 

(fibryną), albowiem w następstwie niedoboru FVIII lub FIX nie jest wytwarzana dostateczna ilość trombiny 

przekształcającej fibrynogen w fibrynę. Skrzep o słabej strukturze ulega łatwo rozpadowi, co objawia się 

skłonnością do nadmiernych krwawień. Rozpoznanie hemofilii opiera się na pomiarze aktywności 

niedoborowego czynnika krzepnięcia w osoczu, a nasilenie krwawień zależy od stopnia niedoboru. 

Wyróżnia się 3 postacie hemofilii: ciężką, umiarkowaną i łagodną. 

TABELA 1. KLASYFIKACJA HEMOFILII  A  I B  

Aktywność FVIII /FIX Postać hemofilii Główne objawy 

<0,01 IU/ml (<1 IU/dl; <1% normy) ciężka 

 

samoistne krwawienia do stawów i mięśni; nadmierne 
krwawienia po urazach, ekstrakcjach zębów, zabiegach 

chirurgicznych 

0,01–0,05 IU/ml (1–5 IU/dl; 1–5% 
normy) 

umiarkowana 

 

krwawienia do stawów i mięśni po niewielkich urazach, rzadko 
samoistne; nadmierne krwawienia po urazach, ekstrakcjach 

zębów, zabiegach chirurgicznych 

>0,05<=0,40 IU/ml (>5<=40 IU/dl; 
>5<=40% normy) 

łagodna 

 

praktycznie nie obserwuje się samoistnych krwawień do 
stawów i mięśni; nadmierne krwawienia po urazach, 

ekstrakcjach zębów, zabiegach chirurgicznych 

Źródło: Opracowano na podstawie Windyga, J. i wsp., Część I: Wytyczne postępowania w hemofilii A i B niepowikłanej inhibitorem 
czynnika VIII i IX (wydanie zaktualizowane)7. 

Objawy ciężkiej postaci hemofilii 

Dzieci rodzą się pozornie zdrowe i zwykle nie krwawią przy odpadaniu kikuta pępowiny. Przedłużone i obfite 

krwawienia występują przy zabiegu obrzezania. Skaza krwotoczna ujawnia się na ogół na przełomie 1. i 

2. r.ż. pod postacią wylewów krwi podskórnych i domięśniowych oraz przedłużonych krwawień po 

skaleczeniu języka lub wargi8. 

 Wylewy krwi do stawów – zazwyczaj zaczynają pojawiać się w wieku 2–3 lat. Najczęściej umiejscawiają 

się w stawach kolanowych, łokciowych oraz skokowo-goleniowych i są wynikiem niewielkich urazów. 

Potem dominują krwawienia samoistne. Powtarzające się krwawienia do stawów są przyczyną ich 

postępującego zwyrodnienia. Krwawienia do stawów są najbardziej charakterystycznym objawem 

ciężkiej hemofilii. Krwawieniu towarzyszy najpierw „aura” w postaci uczucia drętwienia lub mrowienia, 

następnie ból, obrzęk, wzmożone ocieplenie skóry nad zajętym stawem i ograniczenie jego 

 
7 Windyga, J., et al., 2016.  
8 Windyga, J., et al., 2016.  
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ruchomości. „Oszczędzanie” kończyny może być jedynym objawem krwawienia do stawu u 

najmniejszych dzieci9. Pod pojęciem stawu docelowego (target joint) należy rozumieć staw, w którym 

doszło do co najmniej trzech samoistnych krwawień w okresie 3–6 miesięcy. Jeżeli w takim stawie nie 

obserwuje się krwawień w okresie kolejnych 12 miesięcy, to nie jest on już uważany za staw 

docelowy10.  

 Krwawienia do mięśni – samoistne bądź pourazowe, najczęściej lokalizują się w goleniach, udach, 

pośladkach, przedramionach oraz w mięśniu biodrowo-lędźwiowym. Bardzo często powstały krwiak 

uciska na naczynia krwionośne i nerwy. Wynikiem źle leczonych krwawień do mięśni może być np. 

niedokrwienny przykurcz Volkmanna – następstwo krwiaka w grupie mięśni zginaczy przedramienia, 

porażenie nerwu biodrowego w następstwie wylewu krwi do mięśnia biodrowo-lędźwiowego oraz 

stopa końska – po uszkodzeniu nerwu strzałkowego tylnego przez krwiak zlokalizowany w mięśniu 

brzuchatym łydki. Zaotrzewnowe wylewy do prawego mięśnia biodrowo-lędźwiowego mogą być 

mylnie rozpoznane jako zapalenie wyrostka robaczkowego11. 

 Krwiaki tylnej ściany gardła i dna jamy ustnej – mogą uciskać na drogi oddechowe. Szybkie rozpoczęcie 

leczenia zapobiega konieczności intubacji lub tracheostomii12. 

 Krwiomocz – może być wywołany kamicą układu moczowego. Nierzadko towarzyszy mu ból w okolicy 

lędźwiowej. W przypadku dużego nasilenia może prowadzić do istotnej klinicznie niedokrwistości13. 

 Krwawienie z górnego odcinka przewodu pokarmowego – najczęściej związane z chorobą wrzodową 

żołądka lub dwunastnicy, bądź z zapaleniem krwotocznym błony śluzowej żołądka. U pacjentów z 

wieloletnim zakażeniem wirusem zapalenia wątroby typu C (HCV) i typu B (HBV) źródłem krwawienia 

mogą być żylaki przełyku lub dna żołądka wywołane nadciśnieniem w układzie żyły wrotnej w przebiegu 

pozapalnej marskości wątroby14. 

 Krwawienie śródczaszkowe – występuje u około 5% chorych i jest obarczone dużą śmiertelnością, 

zajmując jedno z pierwszych miejsc wśród przyczyn zgonów chorych na ciężką hemofilię. Krwawienie 

po usunięciu stałego zęba lub migdałków i krwawienia z ran operacyjnych u pacjentów, którzy nie 

otrzymali odpowiedniego leczenia hemostatycznego – często bardzo obfite, mogą pojawić się po 

upływie kilku godzin od zabiegu i nieleczone prowadzą do wykrwawienia pacjenta15. 

Objawy kliniczne umiarkowanej hemofilii  

 
9 Windyga, J., et al., 2016.  
10 Windyga, J., et al., 2016.  
11 Windyga, J., et al., 2016.  
12 Windyga, J., et al., 2016.  
13 Windyga, J., et al., 2016.  
14 Windyga, J.,et al., 2016.  
15 Windyga, J., et al., 2016.  
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 Wylewy krwi do stawów – są mniej częste niż w ciężkiej hemofilii i zazwyczaj występują w następstwie 

urazów. Dotyczą zwykle jednego lub dwóch stawów i rzadko prowadzą do ich zwyrodnienia16. 

 Krwawienia do mięśni – występują bardzo rzadko.  

 Krwawienia pourazowe – zamknięte i otwarte są tak samo niebezpieczne jak w ciężkiej hemofilii.  

Objawy kliniczne łagodnej hemofilii  

 Praktycznie nie występują krwawienia do stawów i mięśni.  

 Pacjenci z aktywnością FVIII/FIX powyżej 25% normy zazwyczaj prowadzą normalny tryb życia, nie 

wiedząc o istnieniu skazy, która może ujawnić się dopiero w trakcie operacji chirurgicznej lub w 

następstwie urazu17. 

1.2. Powikłania hemofilii i powikłania leczenia 
substytucyjnego  

Powikłaniami samej choroby są: przewlekłe zapalenie błony maziowej, artropatia hemofilowa i 

pseudoguzy hemofilowe. Powikłaniami leczenia substytucyjnego hemofilii są: inhibitory FVIII i FIX oraz 

zakażenia drobnoustrojami przenoszonymi przez krew.  

 Przewlekłe zapalenie błony maziowej 

 W wyniku powtarzających się krwawień do stawu dochodzi do przewlekłego zapalenia i przerostu błony 

maziowej stawu. Staw jest obrzęknięty, choć zazwyczaj niebolesny. Przerost błony maziowej stawu można 

potwierdzić badaniem ultrasonograficznym i MRI. MRI lub radiogram przeglądowy (RTG) stawu pozwala 

ocenić stopień zniszczenia chrząstki i kości. Pacjentom z przewlekłym zapaleniem błony maziowej stawu 

zaleca się ćwiczenia fizyczne (w osłonie koncentratu czynnika krzepnięcia) w celu wzmocnienia siły 

mięśniowej, COX-2 inhibitory, niekiedy wstrzykuje się do stawu długo działające kortykosteroidy. Jeśli 

zapaleniu błony maziowej towarzyszą często powtarzające się wylewy krwi do stawu, należy rozważyć 

wykonanie chirurgicznego zabiegu usunięcia błony maziowej, czyli synowektomii. Znacznie częściej niż 

synowektomię chirurgiczną stosuje się obecnie synowektomię izotopową, polegającą na wstrzyknięciu do 

stawu izotopu emitującego promieniowanie beta (fosfor-32 lub itr-90). Opis sposobu przeprowadzenia 

zabiegu można znaleźć w piśmiennictwie.  

 Artropatia 

Utrzymujące się przewlekłe zapalenie błony maziowej oraz powtarzające się wylewy krwi do stawu 

prowadzą do nieodwracalnego zniszczenia chrzęstnych i kostnych struktur stawu. Postępują procesy 

włóknienia, z czasem dochodzi do znacznego ograniczenia ruchomości zaatakowanego stawu, jego 

 
16 Windyga, J., et al., 2016.  
17 Windyga, J., et al., 2016.  
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deformacji, a w konsekwencji zaników sąsiadujących grup mięśniowych – do zjawisk określanych mianem 

artropatii hemofilowej. Celem leczenia pacjenta z artropatią jest usprawnienie narządu ruchu i walka z 

bólem, która często wymaga stosowania leków narkotycznych. U części chorych poprawę uzyskuje się 

fizjoterapią, prowadzoną pod osłoną leczenia substytucyjnego. Stosuje się także, z różnym powodzeniem, 

stabilizatory stawów. Jeśli leczenie zachowawcze jest nieskuteczne, należy rozważyć interwencję 

chirurgiczną, która w zależności od tego, który staw jest zajęty, może polegać na: artroskopowym 

uwolnieniu wewnątrzstawowych zrostów, zabiegu na okołostawowych tkankach miękkich w celu 

uwolnienia przykurczu zgięciowego, korekcyjnej osteotomii, artrodezie oraz wszczepieniu endoprotezy 

stawowej. Prawidłowa opieka nad chorym na hemofilię z artropatią hemofilową wymaga ścisłej 

współpracy hematologa z ortopedą i specjalistą w zakresie fizjoterapii. Zabiegi operacyjne z zakresu 

ortopedii powinny być przeprowadzane w referencyjnych ośrodkach leczenia hemofilii (HCTC) lub w 

ośrodkach ortopedycznych stale i ściśle współpracujących z HCTC.  

 Pseudoguzy 

Są wynikiem źle leczonych lub nieleczonych krwawień do tkanek miękkich znajdujących się w 

bezpośrednim sąsiedztwie kości. Powiększający się krwiak (pseudoguz) uciska na nerwy, naczynia i 

prowadzi do destrukcji kości. Najczęściej pseudoguz rozwija się w miednicy i udzie. Do potwierdzenia 

rozpoznania wykorzystuje się techniki obrazowe (RTG, USG, CT, MRI). O ile w przypadku małego 

pseudoguza intensyfikacja leczenia substytucyjnego może doprowadzić do zatrzymania jego progresji, o 

tyle w przypadku psedoguza o dużych rozmiarach zawsze należy rozważyć możliwość jego chirurgicznego 

usunięcia. Zabieg taki powinien być przeprowadzany w referencyjnym ośrodku leczenia hemofilii.  

 Inhibitory  

Wystąpienie inhibitorów FVIII i FIX stanowi aktualnie najpoważniejsze powikłanie hemofilii. W ich 

obecności krwawienia na ogół nie poddają się leczeniu substytucyjnemu z zastosowaniem koncentratów 

niedoborowego czynnika krzepnięcia krwi. Ocenia się, że inhibitor FVIII pojawia się u ponad 30% pacjentów 

z ciężką HA i u 3–13% pacjentów z umiarkowaną i łagodną hemofilią A. Mianem inhibitora lub krążącego 

antykoagulantu FVIII lub FIX określa się poliklonalne alloprzeciwciała pojawiające się u części chorych na 

HA lub HB w odpowiedzi na podawany dożylnie koncentrat FVIII lub FIX. Pojawienie się zatem inhibitora 

FVIII lub FIX u chorego na wrodzoną hemofilię nie jest powikłaniem samej choroby, lecz powikłaniem 

leczenia substytucyjnego18. Dlatego profilaktyka krwawień w tej grupie chorych opiera się na stosowaniu 

przeciwciał monoklonalnych naśladujących FVIIIa (HA powikłana inhibitorem) lub leków rebalansujących 

(HA lub HB powikłana inhibitorem), a w profilaktyce i leczeniu ostrych krwawień oraz w profilaktyce 

okołooperacyjnej – koncentratów czynników krzepnięcia omijających inhibitor (bypassing agents; BPA).  

 
18 Windyga, J., et al., 2016.  
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2. Epidemiologia i obciążenie chorobą 

Prof. dr. hab. n. med. Jerzy Windyga 

2.1. Epidemiologia 

Najlepsze szacunki dotyczące częstości występowania hemofilii, oparte na danych z krajowych rejestrów 

pacjentów i globalnych badaniach Światowej Federacji Hemofilii (WFH), wskazują, że oczekiwana liczba 

mężczyzn z hemofilią na świecie wynosi 1 125 000, z czego większość pozostaje niezdiagnozowana. 

Szacuje się, że 418 000 mężczyzn ma ciężką postać hemofilii. Szacowana częstość występowania 

hemofilii A przy urodzeniu wynosi 24,6 przypadków na 100 000 mężczyzn dla wszystkich stopni ciężkości 

(w tym 9,5 przypadków dla ciężkiej hemofilii A), a hemofilii B 5,0 przypadków na 100 000 mężczyzn (w tym 

1,5 przypadków dla ciężkiej hemofilii B)19. 

Hemofilia występuje z częstością 1 na 10 000 urodzeń. Szacuje się, że 80–85% wszystkich chorych na 

hemofilię choruje na hemofilię A, a jedynie 15–20% na hemofilię B. U około 30–50% polskich chorych 

mutacja występuje spontanicznie, a wywiad rodzinny jest negatywny. Hemofilię A wykrywa się u 1 na 5 000, 

a hemofilię B – u 1 na 30 000 męskich noworodków20. Częstość występowania hemofilii A i B w Polsce 

została oszacowana na 1:12 300 mieszkańców21.   

W 2021 roku łączną liczbę chorych, którzy zostali zaopatrzeni w produkty lecznicze w ramach programu 

Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019–2023 

wynosiła odpowiednio: dla HA – 1449 oraz dla HB – 25522. 

2.2. Sposób dziedziczenia i nosicielstwo 

Ponieważ w rodzinie przekazywany jest gen z tą samą mutacją, mężczyźni dotknięci hemofilią w obrębie 

jednej rodziny mają tę samą postać hemofilii. Za pewne nosicielki hemofilii uznaje się córki mężczyzn 

chorych na hemofilię, matki co najmniej dwóch chorych synów oraz matki jednego chorego syna, w których 

 
19 Srivastava, A., et al., 2020.  
20 Windyga, J., et al., 2016.  
21 Windyga, J., Łopaciuk, S., Stefańska, E., & Klukowska, A. (2004). Hemofilia i pokrewne skazy krwotoczne w Polsce. Polski Archiwum 

Medycyny Wewnętrznej, 112, 1197–1202. 
22 Ministerstwo Zdrowia. (2024). Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–2028. 

https://www.gov.pl/web/zdrowie/narodowy-pogram-leczenia-chorych-na-hemofilie-i-pokrewne-skazy-krwotoczne-na-lata-2024-

2028 

https://www.gov.pl/web/zdrowie/narodowy-pogram-leczenia-chorych-na-hemofilie-i-pokrewne-skazy-krwotoczne-na-lata-2024-2028
https://www.gov.pl/web/zdrowie/narodowy-pogram-leczenia-chorych-na-hemofilie-i-pokrewne-skazy-krwotoczne-na-lata-2024-2028
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rodzinie inny krewny choruje na hemofilię. Potencjalne nosicielki hemofilii to córki nosicielek hemofilii (w 

tym siostry mężczyzn chorych na hemofilię) oraz matki jednego chorego syna, w których rodzinie nikt inny 

nie chorował na hemofilię. Prawdopodobieństwo przekazania przez nosicielkę genu hemofilii dziecku 

wynosi 0,5, co oznacza, że ryzyko hemofilii u syna oraz ryzyko nosicielstwa tej choroby u córki jest równe 

50%. Ponieważ aktywność FVIII i FIX w osoczu nosicielek wynosi zazwyczaj około 50% wartości 

prawidłowej i jest wystarczająca dla prawidłowego przebiegu procesu krzepnięcia krwi, nosicielki rzadko 

wykazują skłonność do nadmiernych krwawień. Skłonność taka może jednak wystąpić u kobiet 

dotkniętych skrajną lyonizacją (nieprawidłową inaktywacją chromosomu X pochodzącego od jednego z 

rodziców), u kobiet z zespołem Turnera (XO) oraz u córek urodzonych ze związku chorego na hemofilię z 

nosicielką hemofilii, gdyż w tych przypadkach aktywność niedoborowego czynnika krzepnięcia może być 

bardzo mała, a nawet nieoznaczalna23. Jak wspomniano, hemofilia jest dziedziczona poprzez chromosom 

X z mutacją genu F8 lub F9. Jednakże zarówno geny F8, jak i F9 są podatne na nowe mutacje, a około 30% 

wszystkich przypadków jest wynikiem spontanicznych wariantów genetycznych. Badania prospektywne 

wskazują, że ponad 50% nowo zdiagnozowanych osób z ciężką hemofilią nie ma wcześniejszej historii 

rodzinnej hemofilii24. 

  

 
23 Windyga, J., et al., 2016.  
24 Srivastava, A., et al., 2020.  
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3. Przegląd wytycznych klinicznych 
dotyczących diagnostyki i leczenia chorych 
na hemofilię A i B 

Prof. dr. hab. n. med. Jerzy Windyga 

3.1. Diagnostyka hemofilii  

Zgodnie z aktualnymi zaleceniami WFH rozpoznawanie hemofilii dokonywane jest na podstawie objawów 

klinicznych, wywiadu rodzinnego oraz wyników badań laboratoryjnych. Dokładna diagnoza hemofilii jest 

niezbędna do wdrożenia odpowiedniego postępowania25. 

Każdy pacjent z objawami klinicznymi mogącymi odpowiadać hemofilii, każdy noworodek z rodziny, w 

której występuje lub występowała hemofilia, a także każdy pacjent, a zwłaszcza noworodek lub dziecko z 

istotnymi odchyleniami od normy w testach przesiewowych hemostazy, powinni zostać skierowani do 

ośrodka medycznego zajmującego się diagnostyką i leczeniem wrodzonych skaz krwotocznych26.  

Wykazanie zmniejszonej aktywności FVIII lub FIX w osoczu jest niezbędnym warunkiem rozpoznania 

hemofilii A lub B. W okresie noworodkowym APTT jest przedłużone, a aktywność FIX zmniejszona w 

porównaniu z osobami dorosłymi. Dlatego rozpoznanie HB u noworodka jest uprawnione wyłącznie przy 

stwierdzeniu aktywności czynnika IX poniżej 1IU/dl. Jeśli aktywność FIX jest większa niż 1IU/dl, ale 

mniejsza niż 50IU/dl, oznaczenie FIX należy powtórzyć po ukończeniu przez dziecko 6. miesiąca życia. 

Aktywność FVIII w okresie noworodkowym jest porównywalna z aktywnością FVIII u osób dorosłych. 

Rozpoznanie HA u noworodka ze zmniejszona aktywnością FVIII jest zatem w pełni uprawnione. 

Prawidłowy czas okluzji w urządzeniu PFA i prawidłowa aktywność VWF, a także odmienny sposób  

dziedziczenia odróżniają HA od choroby von Willebranda (von Willebrand disease; VWD). W celu 

odróżnienia HA od VWD typ 2N konieczne jest przeprowadzenie testu wiązania VWF z FVIII (zaburzone w 

VWD typ 2N), albowiem poza tą różnicą wyniki innych testów krzepnięcia mogą być identyczne w obu 

jednostkach chorobowych. U części pacjentów z potwierdzonym testami genetycznymi rozpoznaniem 

umiarkowanej lub łagodnej hemofilii A stwierdza się istotne rozbieżności w wynikach oznaczeń FVIII 

metodą koagulacyjną jednostopniową i chromogenną. Niekiedy wynik oznaczenia FVIII metodą 

koagulacyjną pozostaje w granicach wartości prawidłowych i dopiero wykonanie oznaczenia metodą 

 
25 Srivastava, A., et al., 2020.  
26 Windyga, J., et al., 2016.  
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chromogenną pozwala rozpoznać łagodną lub umiarkowaną HA. Ponadto należy dążyć do określenia 

mutacji odpowiedzialnej za wystąpienie HA i HB27. 

3.2. Leczenie hemofilii 

3.2.1. Produkty lecznicze stosowane w zapobieganiu i leczeniu krwawień 
w hemofilii 

 

Nadrzędnym celem w postępowaniu z chorym na ciężką hemofilię powinno być efektywne zapobieganie 

samoistnym krwawieniom do stawów i mięśni, wylewom krwi zagrażającym życiu, w tym – 

śródczaszkowym, prewencja krwawień w okresie okołooperacyjnym oraz skuteczne zwalczanie 

wszystkich ostrych epizodów krwotocznych. Podawanie leków hemostatycznych w celu zapobiegania 

krwawieniom określa się mianem profilaktyki, zaś stosowanie ich w momencie aktywnego krwawienia – 

leczeniem na żądanie (on demand). Podstawą nowoczesnego leczenia hemofilii jest długoterminowa 

profilaktyka krwawień rozpoczęta w pierwszych latach życia28. 

Różnorodność aktualnie dostępnych terapii wynika z ewolucji produktów leczniczych oraz zróżnicowania 

lokalnych zasobów i możliwości systemów opieki zdrowotnej na świecie. Obecnie w postępowaniu 

substytucyjnym w HA lub HB niepowikłanej inhibitorem FVIII stosowane są głównie koncentraty 

rekombinowanego lub osoczopochodnego FVIII lub FIX oraz emicizumab. W 2020 r. WFH wprowadziło 

nową definicję profilaktyki, określając ją jako systematyczne podawanie chorym z hemofilią leków 

hemostatycznych w celu zapobiegania krwawieniom, aby prowadząc aktywne życie, mogli oni osiągnąć 

jakość życia porównywalną z jakością życia ludzi zdrowych29. 

Koncentraty czynników krzepnięcia (CFC) są lekiem z wyboru dla osób z hemofilią, ponieważ są 

bezpieczne i skuteczne w leczeniu i zapobieganiu krwawieniom. Istnieją dwa główne typy CFC: wirusowo 

inaktywowane produkty pochodzące z osocza dawców krwi ludzkiej oraz produkty rekombinowane, 

wytwarzane przy użyciu genetycznie zmodyfikowanych komórek. Zgodnie z aktualnymi wytycznymi WFH 

(2020 r.) pacjenci z hemofilią muszą mieć dostęp do bezpiecznego i skutecznego leczenia, które zapewnia 

optymalne działanie w zapobieganiu krwawieniom oraz leczeniu krwawień spontanicznych, 

przełomowych lub związanych z urazami30. Koncentraty te podaje się w celu zahamowania aktywnego 

krwawienia (leczenie „na żądanie”) albo w celu prewencji występowania krwawień (profilaktyka).  

 
27 Windyga, J., et al., 2016.  
28 Windyga, J., et al., 2016.  
29 Srivastava, A., et al., 2020.  
30 Srivastava, A., et al., 2020.  
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1. Leki hemostatyczne aktualnie stosowane u chorych na hemofilię A/B to:  

a) koncentraty FVIII i FIX wytwarzane z ludzkiego osocza (osoczopochodne czynniki krzepnięcia), 

b) koncentraty FVIII i FIX wytwarzane metodami inżynierii genetycznej (rekombinowane czynniki 

krzepnięcia), 

c) koncentraty FVIII i FIX o przedłużonym czasie biologicznego półtrwania (extended half-life; EHL 

oraz ultra long half-life; ULHL),  

d) emicizumab (przeciwciało bispecyficzne naśladujące FVIIIa),  

e) desmopresyna (DDAVP),  

f) terapia genowa oraz leki wspomagające: kwas traneksamowy (tranexamic acid; TXA) i miejscowe 

środki hemostatyczne31. 

W trakcie badań klinicznych i/lub rejestracji są inne cząsteczki z grupy mimetyków FVIIIa (np. Mim8, 

NXT007) oraz leki rebalansujące hemostazę (fitusiran, marstacimab oraz concizumab).  

2. Koncentraty osoczopochodnych (plasma derived; pd) czynników VIII (pdFVIII) i IX (pdFIX) 

Osoczopochodne koncentraty FVIII/FIX są wytwarzane z puli osocza pobranego od tysięcy dawców. W 

toku produkcji są oczyszczane z domieszek różnych białek i obowiązkowo poddawane procedurom 

inaktywacji lub eliminacji wirusów. W zależności od zastosowanej technologii wytwarzania koncentraty 

pdFVIII zawierają VWF lub są go pozbawione.  

Obecnie bezpieczeństwo stosowania leków osoczopochodnych jest oceniane jako wysokie, przede 

wszystkim wskutek wprowadzenia: 

1) starannej selekcji dawców, 

2) wysokiej jakości testów skryningowych na obecność cząstek zakaźnych w donacjach (nucleic acid 

testing; NAT),  

3) skutecznych procedur inaktywacji/eliminacji wirusów. 

Współcześnie zaleca się stosowanie co najmniej dwóch metod inaktywacji/eliminacji wirusów w toku 

wytwarzania koncentratów czynników krzepnięcia krwi. Najczęściej stosuje się procedury wykorzystujące 

wysoką temperaturę (heat treatment) oraz organiczny rozpuszczalnik i detergent (solvent/detergent; SD). 

Mimo to, po 1986 r. w koncentratach osoczopochodnych wykrywano wirusy bez otoczki lipidowej, np. 

wirus zapalenia wątroby typu A (hepatitis A viralis; HAV) oraz parvowirus B19 (B19), które trudniej poddają 

się procedurom niszczącym cząstki zakaźne. W celu eliminacji B19 sięga się po nano(ultra)filtrację, ale 

trzeba podkreślić, że metoda ta nie daje pełnej gwarancji pozbycia się wirusa. Ponadto ze stosowaniem 

produktów osoczopochodnych wiąże się ryzyko przeniesienia prionów odpowiedzialnych za wariant 

choroby Creutzfeldta i Jakoba. Niestety wciąż nie są dostępne ani testy laboratoryjne pozwalające wykryć 

priony, ani metody ich eliminacji/inaktywacji. W leczeniu hemofilii B wykorzystywano w przeszłości także 

 
31 Windyga, J., et al., 2016.  
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koncentraty zespołu protrombiny (prothrombin complex concentrate; PCC), które zawierają czynniki 

krzepnięcia zależne od witaminy K (IX, II, VII i X). Obecnie nie zaleca się stosowania PCC u pacjentów z 

hemofilią B z powodu ryzyka wystąpienia powikłań zakrzepowo-zatorowych, na które narażeni są pacjenci 

z hemofilią B otrzymujący duże dawki PCC powtarzane w krótkich odstępach czasowych, np. w czasie 

leczenia krwawień zagrażających życiu albo w osłonie operacji chirurgicznych. Innymi czynnikami ryzyka 

wystąpienia powikłań zakrzepowo-zatorowych u pacjentów z hemofilią B otrzymujących PCC jest 

pozytywny wywiad zakrzepowo-zatorowy, przewlekłe choroby wątroby, równoczesne stosowanie leków o 

potencjale trombogennym (np. leki antyfibrynolityczne) oraz stany kliniczne związane z występowaniem 

powikłań zakrzepowo-zatorowych (np. operacje chirurgiczne, sepsa)32. 

3. Koncentraty rekombinowanych (recombinant; r) czynników VIII (rFVIII) i IX (rFIX)  

Koncentraty rFVIII i rFIX są wytwarzane przez komórki ssaków, do których wprowadzono gen 

odpowiedniego czynnika krzepnięcia. Uwalniany do podłoża hodowlanego rFVIII lub rFIX oczyszcza się 

metodami chromatografii immunopowinowactwa i stabilizuje za pomocą odpowiednich związków 

białkowych lub cukrowych. Koncentraty rekombinowanych czynników krzepnięcia ostatniej, czyli trzeciej 

generacji nie zawierają w podłożu hodowlanym żadnych białek pochodzenia ludzkiego ani zwierzęcego, a 

do ich stabilizacji nie używa się ludzkiej albuminy. Koncentraty rFVIII nie zawierają czynnika von 

Willebranda. Rekombinowane czynniki krzepnięcia także poddaje się w toku produkcji procedurom 

inaktywacji wirusów. Jak dotąd nie zanotowano żadnego przypadku przeniesienia cząstek zakaźnych przez 

koncentraty rFVIII lub rFIX. Dane z piśmiennictwa wskazują na podobną skuteczność koncentratów 

osoczopochodnych i rekombinowanych czynników krzepnięcia VIII i IX w profilaktyce i hamowaniu 

krwawień w hemofilii. Jednym z potencjalnych czynników ryzyka wytworzenia alloprzeciwciał wobec 

niedoborowego czynnika krzepnięcia, czyli inhibitora FVIII lub FIX, jest typ koncentratu czynnika 

krzepnięcia. Jednak w dotychczasowych badaniach nie udowodniono w sposób jednoznaczny, by 

rekombinowane czynniki krzepnięcia były bardziej lub mniej immunogenne od czynników 

osoczopochodnych. Co prawda, trzy grupy badaczy, niezależnie od siebie, doniosły o zwiększonym ryzyku 

wytworzenia inhibitora u uprzednio nieleczonych pacjentów (previously untreated patients; PUPs) 

stosujących jeden z koncentratów rFVIII drugiej generacji, ale eksperci nie są całkowicie zgodni co do 

interpretacji uzyskanych wyników i mają zastrzeżenia względem metod zastosowanych w tych badaniach. 

Co więcej, inna grupa badaczy, analizując dane rejestru EUHASS, doniosła o braku związku konkretnego 

koncentratu czynnika VIII ze zwiększonym ryzykiem powstawania inhibitora FVIII zarówno u PUPs, jak i 

PTPs (previously treated patients – pacjenci uprzednio leczeni)33. 

4. Koncentraty rFVIII i rFIX o przedłużonym okresie półtrwania (extended half-life; EHLrFVIII i 

EHLrFIX oraz ultra long half life; ULHL)  

 
32 Windyga, J., et al., 2016.  
33 Windyga, J., et al., 2016.  
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W 2014 roku w USA, Kanadzie, Australii i Japonii zarejestrowano dwa koncentraty o przedłużonym czasie 

działania:  

1. rFVIII połączony z fragmentem Fc immunoglobuliny G (recombinant factor VIII fusion to FcIG; 
rFVIII-Fc, efmoroctocogum alfa)  

oraz  

2. rFIX połączony z fragmentem Fc immunoglobuliny G (recombinant factor IX fusion to FcIG; rFIX-
Fc, eftrenonacog alfa).  

Zarejestrowanie obu leków było poprzedzone intensywnymi badaniami klinicznymi, w których 

udowodniono skuteczność i bezpieczeństwo obydwu koncentratów w profilaktyce oraz leczeniu krwawień 

u młodocianych i dorosłych chorych na hemofilię A i B, uprzednio leczonych koncentratami czynników 

krzepnięcia (previously treated patients; PTP). Szczególnie obiecujące są wyniki uzyskane u pacjentów z 

hemofilią B. Czas biologicznego półtrwania rFIX-Fc wynosi 82,1 h. Przy podawaniu rFIX-Fc w dawce 20 

IU/kg co 7 dni lub 40 IU/kg co 10 dni albo 100 IU/kg co 14 dni u wielu pacjentów z ciężką hemofilią B udaje 

się stale utrzymywać aktywność FIX w osoczu >1–3 IU/dl. Innymi słowy, u tych pacjentów jest szansa 

zmniejszenia liczby dożylnych wstrzyknięć FIX w długoterminowej profilaktyce krwawień o 50–80% przy 

zachowaniu co najmniej tej samej skuteczności co obecnie stosowane rekombinowane koncentraty FIX 

wstrzykiwane 2 razy w tygodniu. Żaden z pacjentów otrzymujących rFIX-Fc w ramach prób klinicznych nie 

wytworzył inhibitora wobec czynnika IX. Mniej spektakularne wyniki dla rFVIII-Fc tłumaczy się wiązaniem 

wstrzykniętego FVIII z czynnikiem von Willebranda, który determinuje tempo klirensu FVIII (zarówno 

endogennego jak i egzogennego). Czas biologicznego półtrwania rFVIII-Fc wynosi 19,0 h, co oznacza, że 

jest około 1,5-krotnie dłuższy w porównaniu ze standardowymi rFVIII. Czyli w praktyce odstępy między 

wstrzyknięciami u pacjenta z ciężką hemofilią A otrzymującego długoterminową profilaktykę krwawień 

można wydłużyć ok. 3–5 dni, a u wybranych chorych z bardzo korzystnymi parametrami 

farmakokinetycznymi nawet do 7 dni. W badaniu klinicznym trzeciej fazy „roczna częstość krwawień” 

(annualized bleeding rate; ABR) u pacjentów otrzymujących regularne wstrzyknięcia rFVIII-Fc co 3 dni, 2 

razy w tygodniu, co 4 dni i co 5 dni wyniosła odpowiednio: 0,0; 0,0; 2,0 i 2,0. Badania kliniczne wykazały 

także, że nowo zarejestrowane koncentraty są skuteczne i bezpieczne w osłonie hemostatycznej zabiegów 

chirurgicznych, a docelowa aktywność niedoborowego czynnika krzepnięcia w okresie okołooperacyjnym 

powinna być taka sama jak przy stosowaniu standardowych koncentratów FVIII i FIX. Amerykańska 

Agencja do spraw Żywności i Leków (Food and Drug Administration; FDA) zaleca do monitorowania 

aktywności rFIX-Fc stosowanie testów koagulacyjnych z użyciem kwasu elagowego, zaś do monitorowania 

rFVIII-Fc – odpowiednich testów chromogennych i koagulacyjnych. Koncentrat rekombinowanego 

czynnika VIII o przedłużonym działaniu (rFVIII-Fc) został zarejestrowany w UE w listopadzie 2015 r.34 

 
34 Windyga, J., et al., 2016.  
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Koncentrat ULHL (efanesoctocog alfa) jest nowo zarejestrowanym lekiem do profilaktyki i leczenia 

krwawień u pacjentów z hemofilią A niepowikłaną inhibitorem czynnika VIII. Lek ten jest określany mianem 

koncentratu o przedłużonym działaniu drugiej generacji, albowiem dzięki odpowiednim modyfikacjom 

genetycznym wykazuje on znacznie lepsze parametry farmakokinetyczne niż EHL pierwszej generacji. Po 

jednorazowym podaniu w dawce 50 IU/kg aktywność czynnika VIII utrzymuje się w zakresie wartości 

prawidłowych przez około 4 dni, a w 7. dobie od podania aktywność oscyluje wokół 10–15 IU/dl. W chwili 

pisania tej pracy efanesoctocog alfa nie był jeszcze objęty refundacją w naszym kraju. 

5. Emicizumab 

Emicizumab (Hemlibra®, F. Hoffmann – La Roche, Bazylea, Szwajcaria) jest rekombinowanym, 

humanizowanym, dwuswoistym, asymetrycznym monoklonalnym przeciwciałem, które, wiążąc aktywny 

czynnik krzepnięcia IX (FIXa, activated factor IX) z czynnikiem krzepnięcia X (FX, factor X), przywraca 

zdolność generowania trombiny w osoczu pozbawionym czynnika krzepnięcia VIII35. Emicizumab 

zachowuje się zatem w procesie krzepnięcia tak jak aktywny FVIII (FVIIIa, activated FVIII), chociaż należy 

podkreślić, że obie cząsteczki nie wykazują żadnego podobieństwa strukturalnego. Kompletnie różna 

budowa obu cząsteczek wiąże się z istotną korzyścią terapeutyczną – przeciwciała neutralizujące czynnik 

VIII (inhibitor FVIII) nie wykazują zdolności neutralizowania leku emicizumab. Emicizumab jest zatem w 

stanie przywrócić generację trombiny także w osoczu chorych na hemofilię A, którzy wytworzyli inhibitor 

FVIII. W przeciwieństwie do koncentratów czynników krzepnięcia, które podaje się wyłącznie drogą 

dożylną, emicizumab wstrzykuje się podskórnie. Jest to kolejna zaleta tego leku, którą doceniają 

pracownicy systemu ochrony zdrowia, ale przede wszystkim pacjenci, dla których możliwość unikania 

częstych wstrzyknięć dożylnych jest wartością trudną do przecenienia36. Co więcej, o ile standardowe 

koncentraty czynników krzepnięcia w ramach długoterminowej profilaktyki krwawień podaje się 

najczęściej co 2–3 dni, o tyle emicizumab, w zależności od wybranego schematu dawkowania, wystarczy 

podawać co 1, 2 lub nawet co 4 tygodnie. Średni połowiczy czas wchłaniania emicizumabu z tkanki 

podskórnej oszacowano na 1,6 dnia, a całkowitą biodostępność leku (po podaniu w dawce 1 mg/kg) na 

80,4–93,1%. Średni czas połowiczej eliminacji emicizumabu z organizmu wynosi około 27 dni. Takie 

parametry farmakokinetyczne emicizumabu warunkują jego rolę w terapii hemofilii. Hemlibra® spełnia 

znakomicie wymogi stawiane lekom podawanym w ramach długoterminowej profilaktyki krwawień, ale 

jednocześnie nie wykazuje właściwości, które umożliwiłyby jej wykorzystanie w hamowaniu ostrych 

krwawień, czyli w tzw. leczeniu „na żądanie”. Wstrzykiwanie emicizumabu w dawce 3 mg/kg 1 raz w 

tygodniu przez 4 kolejne tygodnie prowadzi do uzyskania stabilnego stężenia leku we krwi. Tę fazę leczenia 

 
35 Windyga, J., Chojnowski, K., Klukowska, A., Łaguna, P., Łętowska, M., Mital, A., Młynarski, W., Musiał, J., Treliński, J., Undas, A., 

Urasiński, T., Zdziarska, J., & Podolak-Dawidziak, M. (2020). Emicizumab (Hemlibra®) in hemophilia A patients with inhibitors against 

factor VIII: guidelines of the Group for Haemostasis of the Polish Society of Haematology and Transfusion Medicine. Journal of 

Transfusion Medicine, 13(3), 165–175. https://doi.org/10.5603/JTM.2020.0006 
36 Windyga, J., et al., 2020.  

https://doi.org/10.5603/JTM.2020.0006
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określa się mianem wysycenia. W 5. tygodniu od rozpoczęcia podawania leku średnie najniższe (trough) 

stężenie emicizumabu we krwi chorych na hemofilię A wyniosło 52,6 μg/ml. Zatem stężenie emicizumabu 

odpowiada około 17–23% aktywności czynnika VIII37. Status hemostatyczny chorego na ciężką hemofilię A 

otrzymującego regularnie emicizumab można przyrównać do statusu hemostatycznego chorego na 

łagodną hemofilię A. Na parametry farmakokinetyczne emicizumabu nie mają wpływu: wiek, rasa, miano 

inhibitora, umiarkowane upośledzenie czynności wątroby ani umiarkowane upośledzenie czynności nerek 

(klirens kreatyniny ≥30 ml/min). Ponieważ klirens i objętość dystrybucji emicizumabu zwiększają się 

proporcjonalnie wraz ze wzrostem masy ciała w przedziale 9–156 kg, lek stosuje się w przeliczeniu na kg 

masy ciała (mg/kg). Profil farmakokinetyczny emicizumabu jest praktycznie taki sam u pacjentów z ciężką 

hemofilią A powikłaną i niepowikłaną inhibitorem czynnika VIII. Także częstotliwość wstrzyknięć leku co 1, 

2 lub 4 tygodnie w odpowiednio dostosowanych dawkach nie wpływa istotnie na różnice w profilu 

farmakokinetycznym z jednym, wszakże wyjątkiem, mianowicie przy podawaniu leku Hemlibra® co 4 

tygodnie jego średnie najniższe stężenie w osoczu chorych jest nieco niższe niż przy podawaniu co 2 

tygodnie38. 

Dostępność w Polsce (pacjenci bez inhibitora):  

 dzieci – od 1 lipca 2024 r. produkt leczniczy jest refundowany w ramach programu B.15 dla ściśle 

określonych subpopulacji dzieci z ciężką hemofilią A,  

 dorośli – dostęp jest bardzo ograniczony do pojedynczych przypadków w ramach NPLH, co stanowi 

istotną niezaspokojoną potrzebę zdrowotną. 

6. Desmopresyna  

Desmopresyna (DDAVP) u osób zdrowych, a także u osób chorych na łagodną hemofilię A i u pacjentów z 

wybranymi (łagodnymi) postaciami VWD, powoduje przejściowe zwiększenie zawartości VWF i FVIII w 

krwiobiegu. Mechanizm działania DDAVP polega na stymulacji uwalniania FVIII i czynnika von Willebranda 

magazynowanych w śródbłonku naczyniowym do osocza. W ciągu 3–5 dni od rozpoczęcia podawania 

DDAVP dochodzi do wyczerpania śródbłonkowych magazynów FVIII i VWF i dlatego dalsze stosowanie leku 

nie ma uzasadnienia. Ponieważ niektórzy pacjenci mogą być oporni na działanie DDVP, przed leczniczym 

zastosowaniem tego leku należy przeprowadzić test potwierdzający wpływ DDAVP na zwiększenie 

zawartości czynnika VIII w osoczu chorego (60 min po podaniu DDAVP w dawce 0,3 µg/kg w dożylnym 

wlewie należy pobrać krew na oznaczenie aktywności FVIII; jeśli aktywność FVIII zwiększy się powyżej 50 

IU/dl, test z DDAVP uznaje się za pozytywny). Ze względu na antydiuretyczne działanie DDAVP, u chorych 

leczonych tym lekiem należy ograniczyć podaż płynów (nawet o 50%). Nie powinno się stosować DDAVP u 

 
37 Kiialainen, A., Adamkewicz, J. I., Petry, C., Oldenburg, J., Pipe, S. W., Young, G., Mahlangu, J., Lehle, M., Niggli, M., Castaman, G., 

Jiménez-Yuste, V., Shima, M., Négrier, C., & Schmitt, C. (2023). Pharmacokinetics and coagulation biomarkers in children and adults 

with hemophilia A receiving emicizumab prophylaxis every 1, 2, or 4 weeks. Research and practice in thrombosis and 

haemostasis, 8(1), 102306. https://doi.org/10.1016/j.rpth.2023.102306 
38 Windyga, J., et al., 2020.  
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dzieci poniżej 2. r.ż., ponieważ skłonność do hiponatremii występuje u nich częściej niż w starszym wieku. 

Opisywano przypadki powikłań zakrzepowych i zaostrzeń choroby niedokrwiennej serca podczas leczenia 

DDAVP u osób powyżej 60. r.ż. Desmopresynę podaje się w dawce 0,3 µg/kg mc., rozcieńczoną w 30–100 

ml 0,9% NaCl, we wlewie dożylnym trwającym co najmniej 30 min. Od 2014 r. w Polsce jest dostępny 

preparat DDAVP w postaci inhalacji donosowych39. 

7. Terapia genowa 

Terapia genowa ma na celu jednorazowe „wyleczenie" lub znaczące złagodzenie objawów hemofilii 

poprzez dostarczenie do organizmu pacjenta prawidłowej kopii genu kodującego czynnik VIII lub IX. 

Niedawne rejestracje terapii genowych otwierają erę potencjalnie jednorazowego, trwałego wyleczenia. 

Obecnie są one zarejestrowane dla pacjentów bez inhibitorów, ale trwają badania nad możliwością ich 

zastosowania po skutecznej eradykacji inhibitora. Zarejestrowane terapie to: w HA – Roctavian 

(valoctocogene roxaparvovec), który został zatwierdzony przez FDA w 2023 roku jako pierwsza terapia 

genowa dla dorosłych z ciężką postacią hemofilii A, oraz w HB – Hemgenix (etranacogene dezaparvovec) i 

Beqvez (fidanacogene elaparvovec), które uzyskały rejestrację EMA i/lub FDA do leczenia dorosłych z 

hemofilią B. Ograniczeniem ich stosowania jest to, że są przeznaczone wyłącznie dla dorosłych pacjentów 

bez historii inhibitora. Długoterminowa trwałość ekspresji genu oraz bezpieczeństwo wciąż są 

przedmiotem intensywnych badań klinicznych. 

8. Horyzonty przyszłości: Nowa generacja leków nieczynnikowych przywracających 

równowagę hemostazy 

Krajobraz leczenia hemofilii wciąż ewoluuje. Na horyzoncie pojawiają się terapie, które mogą w przyszłości 

zmienić paradygmat opieki, również dla pacjentów z inhibitorem FVIII. 

Nowe leki nieczynnikowe to leki naśladujące aktywny czynnik VIII (FVIIIa) – tzw. mimetyki FVIIIa oraz 

leki rebalansujace hemostazę. W zaawansowanych badaniach klinicznych znajduje się kolejna 

generacja leków z grupy mimetyków FVIIIa. Należą do nich inne niż emicizumab przeciwciała 

bispecyficzne, np. Mim8 oraz NXT007. Leki przywracające równowagę hemostazy to przeciwciała anty-

TFPI (np. koncizumab i marstacimab) oraz małe interferujące RNA (siRNA) hamujące syntezę endogennej 

antytrombiny (np. fitusiran). Wiele z tych leków jest badanych zarówno u pacjentów z hemofilią A oraz B 

powikłaną inhibitorem lub nie i sugeruje się, że mogą one w przyszłości zaoferować nowe, jeszcze 

skuteczniejsze opcje profilaktyki krwawień w hemofilii. 

Biorąc pod uwagę ciągłe postępy zmieniające krajobraz leczenia hemofilii, ważne jest ustanowienie 

systemów do ciągłego monitorowania rozwoju pojawiających się terapii i terapii genowych w hemofilii oraz 

udostępniania ich tak szybko, jak to możliwe po zatwierdzeniu przez organy regulacyjne40. 

 
39 Windyga, J., et al., 2016.  
40 Srivastava, A., et al., 2020.  
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3.2.2. Postępowanie w hemofilii A i B niepowikłanej inhibitorem FVIII. 
Analiza aktualnych wytycznych światowych i polskich 

3.2.2.1. Wytyczne Światowej Federacji Hemofilii (WFH) z 2020 roku41 

 

Międzynarodowe wytyczne, przede wszystkim opracowane przez Światową Federację Hemofilii (WFH), 

stanowią punkt odniesienia dla systemów opieki zdrowotnej na całym świecie. Trzecia edycja wytycznych 

WFH jest najszerzej akceptowanym standardem postępowania, opartym na szerokim konsensusie 

ekspertów i dostępnych danych naukowych. 

Kluczowe rekomendacje WFH dla pacjentów bez inhibitora: 

Profilaktyka ponad leczeniem „na żądanie”: WFH zdecydowanie zaleca regularną profilaktykę jako 

standard opieki dla wszystkich pacjentów z ciężką hemofilią A i B. Jest ona również rekomendowana dla 

pacjentów z umiarkowaną postacią choroby, którzy wykazują ciężki fenotyp krwawień. 

Wybór koncentratu czynnika 

Koncentraty o przedłużonym okresie półtrwania (EHL): WFH zaleca stosowanie koncentratów EHL u 

pacjentów z ciężkim fenotypem hemofilii A, aby zapobiegać krwawieniom i utrzymać wyższe minimalne 

stężenia czynnika (trough levels). Terapia EHL pozwala na rzadsze wlewy, co znacząco poprawia jakość 

życia i przestrzeganie zaleceń terapeutycznych. 

Koncentraty rekombinowane vs. osoczopochodne: Wytyczne nie faworyzują jednoznacznie jednego 

typu preparatów, podkreślając, że oba rodzaje są skuteczne. Wybór zależy od lokalnej dostępności, 

preferencji pacjenta i polityki zdrowotnej. 

Terapie nieczynnikowe (emicizumab): WFH zaleca emicizumab jako opcję profilaktyczną dla pacjentów 
z ciężką hemofilią A bez inhibitora. Jest to szczególnie wartościowa alternatywa dla pacjentów z 
utrudnionym dostępem dożylnym lub tych, którzy preferują podskórną drogę podania leku.  

Leczenie wspomagające 

Desmopresyna (DDAVP): Zalecana jako opcja terapeutyczna w leczeniu łagodnych i umiarkowanych 

krwawień u pacjentów z łagodną lub umiarkowaną hemofilią A, którzy wykazują odpowiednią odpowiedź 

na lek. 

Leki antyfibrynolityczne (np. kwas traneksamowy): Rekomendowane jako leczenie uzupełniające, 

zwłaszcza w przypadku krwawień z błon śluzowych (np. z jamy ustnej, nosa).  

 
41 Srivastava, A., et al., 2020.  
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3.2.2.2. Wytyczne Międzynarodowego Towarzystwa Zakrzepicy i Hemostazy (ISTH) z 

2024 roku42 

W 2024 roku ISTH opublikowało wytyczne oparte na rygorystycznej metodologii GRADE, co wywołało 

znaczne kontrowersje w środowisku medycznym i pacjenckim. Choć celem była obiektywizacja zaleceń, 

podejście to doprowadziło do sformułowania wielu rekomendacji jako „warunkowych" z powodu „niskiej 

pewności dowodów". 

Kluczowe rekomendacje ISTH dla pacjentów bez inhibitora: 

Silna rekomendacja dla profilaktyki: Podobnie jak WFH, ISTH zdecydowanie zaleca profilaktykę zamiast 

leczenia epizodycznego u pacjentów z ciężką i umiarkowanie ciężką hemofilią A i B. 

Równoważność terapii: Wytyczne ISTH, ze względu na zastosowaną metodologię, często przedstawiają 

różne opcje terapeutyczne (np. koncentraty SHL, EHL, emicizumab) jako równoważne, co spotkało się z 

krytyką uzasadnianą tym, iż ignoruje to realne korzyści kliniczne i poprawę jakości życia związane z 

nowszymi (podskórnymi) terapiami.   

3.2.2.3. Wytyczne MASAC 

 
Ogólne rekomendacje dotyczące profilaktyki43: 
 

 Standard opieki: Profilaktyka powinna być uznana za standardową terapię dla osób z ciężką hemofilią 

A lub B (czynnik VIII lub czynnik IX <1%), włączając w to osoby z inhibitorami. Może być również 

rozważana dla osób z umiarkowaną i łagodną hemofilią, ale z ciężkim fenotypem. 

 Wczesne wdrożenie: Profilaktyka powinna być wprowadzona wcześnie, idealnie przed ukończeniem 

przez pacjenta 3 lat i przed drugim krwawieniem do stawu. Można ją rozważyć w ciągu pierwszych 6 

miesięcy życia, aby zmniejszyć ryzyko krwotoku śródczaszkowego.  

 Indywidualizacja: Profilaktyka powinna być zindywidualizowana (poprzez dostosowanie dawki i/lub 

częstotliwości) i wystarczająca do zapobiegania wszystkim krwawieniom.  

 Opcje terapeutyczne: Opcje profilaktyki obejmują osoczopochodne lub rekombinowane czynniki o 

standardowym i wydłużonym okresie półtrwania, a także leki nieczynnikowe (np. emicizumab).  

 
42 Rezende, S. M., Neumann, I., Angchaisuksiri, P., Awodu, O., Boban, A., Cuker, A., Curtin, J. A., Fijnvandraat, K., Gouw, S. C., 

Gualtierotti, R., Makris, M., Nahuelhual, P., O’Connell, N., Saxena, R., Shima, M., Wu, R., & Rosendaal, F. R. (2024). International 

Society on Thrombosis and Haemostasis clinical practice guideline for treatment of congenital hemophilia A and B based on the 

Grading of Recommendations Assessment, Development and Evaluation methodology. Journal of Thrombosis and Haemostasis, 

22(9), 2629–2652. https://doi.org/10.1016/j.jtha.2024.05.026 
43 National Hemophilia Foundation, Medical and Scientific Advisory Council. (2022). MASAC recommendation concerning 

prophylaxis for hemophilia A and B with and without inhibitors (Document No. 267). National Hemophilia Foundation. 

https://www.hemophilia.org/sites/default/files/document/files/267_Prophylaxis.pdf 

https://doi.org/10.1016/j.jtha.2024.05.026
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 Emicizumab w profilaktyce hemofilii A44: Wprowadzenie emicizumabu skłoniło do ponownego 

rozważenia definicji profilaktyki, zwłaszcza w kontekście wieku rozpoczęcia, intensywności dawki i 

docelowych poziomów hemostatycznych. Cele profilaktyki emicizumabem są podobne do celów 

profilaktyki czynnikowej: regularne podawanie profilaktycznego środka hemostatycznego powinno 

być rozważane jak najwcześniej, aby zapobiec długoterminowym powikłaniom krwawień mięśniowo- 

-szkieletowych i umożliwić pacjentowi prowadzenie aktywnego fizycznie życia, pod względem jakości 

zbliżonego do życia osoby zdrowej. Wdrożenie profilaktyki emicizumabem przed 6. miesiącem życia 

może pomóc w zapobieganiu wczesnym krwawieniom, w tym zmniejszeniu ryzyka krwotoku 

śródczaszkowego. Dodatkowe dane są potrzebne, aby określić, czy wczesne wdrożenie profilaktyki 

emicizumabem (przed ukończeniem 3 lat) może dodatkowo zmniejszyć ryzyko artropatii. Chociaż 

brakuje długoterminowych danych na temat profilaktyki emicizumabem u osób z hemofilią A i 

inhibitorami, wyraźnie wykazano, że łagodzenie krwawień jest lepsze w porównaniu z profilaktyką 

środkami omijającymi. 

 
Dokument MASAC 268 to zbiór zaleceń dotyczących profilaktycznego stosowania emicizumabu u 

pacjentów z hemofilią A powikłaną i niepowikłaną obecnością inhibitora, w którym wyróżniono 

następujące grupy rekomendacji45: 

     
 Kwalifikacja do leczenia emicizumabem: Lekarze/zaawansowani praktycy powinni omówić tę opcję 

terapeutyczną z osobami z hemofilią A (PWHA) o dowolnej ciężkości, w każdym wieku, z inhibitorami 

lub bez nich, dokonując oceny ryzyka i korzyści w porównaniu z dotychczasową terapią. PWHA z 

inhibitorami, u których występują spontaniczne lub pourazowe epizody krwawień (leczone 

epizodycznie lub profilaktycznie środkami omijającymi – BPA), prawdopodobnie odniosą znaczące 

korzyści z profilaktyki emicizumabem, który powinien być rozważany jako terapia pierwszego rzutu. 

Niemowlęta powinny być rozważane do profilaktyki emicizumabem w dowolnym momencie po 

urodzeniu, ze względu na zwiększone ryzyko krwotoku śródczaszkowego. 

 
 Rekomendacje dotyczące rozpoczęcia stosowania emicizumabu – PWHA bez inhibitorów 

Kontynuacja profilaktyki czynnikiem VIII w pierwszym tygodniu po rozpoczęciu stosowania emicizumabu 

jest rozsądnym podejściem, a u wybranych osób, w zależności od historii krwawień i aktywności fizycznej, 

można rozważyć kontynuację profilaktyki FVIII do czasu rozpoczęcia dawki podtrzymującej. 

Standardowa edukacja pacjenta: Dawka(i) nasycająca powinna być podawana pod nadzorem 

medycznym. Pacjenci powinni umieć rozpoznawać krwawienia i zgłaszać je do ośrodka leczenia hemofilii 

 
44 National Hemophilia Foundation, Medical and Scientific Advisory Council (2022).  
45 National Hemophilia Foundation, Medical and Scientific Advisory Council. (2022). Recommendation on the use and management 

of emicizumab-kxwh (Hemlibra®) for hemophilia A with and without inhibitors (Document No. 268). National Hemophilia Foundation. 

https://www.hemophilia.org/sites/default/files/document/files/268_Emicizumab.pdf 
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(HTC). PWHA z inhibitorami powinni wiedzieć, że rFVIIa (rekombinowany czynnik VIIa) jest preferowanym 

BPA do leczenia ostrych krwawień ze względu na ryzyko zakrzepicy i mikroangiopatii zakrzepowej (TMA) 

związane z aPCC, a także umieć rozpoznawać objawy zakrzepicy. PWHA powinni kontaktować się z HTC w 

przypadku operacji (planowych lub nagłych). Należy przeprowadzać regularny przegląd kliniczny 

skuteczności profilaktyki co 6 miesięcy. Pacjenci powinni podróżować z awaryjnymi dawkami koncentratu 

czynnika. 

 
 Rekomendacje dotyczące leczenia ostrych krwawień – PWHA bez inhibitorów 

Emicizumab prawdopodobnie zmieni fenotyp krwawienia u PWHA bez inhibitorów na łagodniejszy, ze 

znacznym zmniejszeniem liczby krwawień wymagających leczenia. Wszystkie koncentraty czynnika VIII 

mogą być używane do leczenia krwawień przełomowych, z dawkowaniem zgodnym z zaleceniami sprzed 

rozpoczęcia leczenia emicizumabem. Nie zaobserwowano poważnych zdarzeń niepożądanych 

związanych z jednoczesnym stosowaniem koncentratów FVIII u pacjentów otrzymujących profilaktykę 

emicizumabem (brak zdarzeń zakrzepowych lub TMA). Środki antyfibrynolityczne mogą być stosowane w 

połączeniu z koncentratami FVIII, jeśli jest to klinicznie wskazane. 

 Rekomendacje dotyczące testów laboratoryjnych podczas stosowania emicizumabu 

Rutynowe monitorowanie laboratoryjne stężenia emicizumabu nie jest wymagane. Testy oparte na aPTT 

(w tym testy aktywności FVIII) dają mylące wyniki. Testy aktywności FVIII oparte na metodzie chromogennej 

będą oceniać aktywność emicizumabu tylko wtedy, gdy używają ludzkich odczynników.  

 Rekomendacje dotyczące zarządzania chirurgicznego z emicizumabem 

Emicizumab nie zapewnia odpowiedniej hemostazy w dużych procedurach chirurgicznych. W przypadku 

takich operacji i procedur z ryzykiem poważnych powikłań krwotocznych, pacjenci powinni otrzymywać 

rFVIIa, aPCC lub substytucję czynnika VIII przed i po operacji. Antyfibrynolityki mogą być częścią planu 

okołooperacyjnego. 

3.2.2.4.Rekomendacje Polskiego Towarzystwa Onkologii i Hematologii Dziecięcej 

(PTOiHD) z 2022 roku46 

 

Wytyczne PTOiHD stanowią adaptację globalnych standardów WFH do polskich realiów i są podstawą 

merytoryczną dla programu lekowego B.15. 

Kluczowe rekomendacje PTOiHD: 

 
46 Łaguna, P., et al., 2022.  



HEMOFILIA  –  STAN OBECNY I KIERUNKI ROZWOJU  wersja 1.0 

34  

 Spersonalizowana profilaktyka: Standardem postępowania u dzieci z ciężką hemofilią A jest 

spersonalizowana profilaktyka oparta na indywidualnej analizie farmakokinetycznej (PK) stosowanego 

czynnika. Celem jest utrzymanie stężenia czynnika na poziomie zapewniającym ochronę przed 

krwawieniami i umożliwiającym normalną aktywność fizyczną. 

 Rodzaje profilaktyki: Wyróżnia się profilaktykę pierwotną (rozpoczętą przed lub po pierwszym 

krwawieniu dostawowym, do 3. r.ż.) i wtórną (rozpoczętą po wystąpieniu więcej niż jednego 

krwawienia do stawów). 

 Dostępne leki w programie B.15: Program zapewnia dostęp do koncentratów czynników krzepnięcia 

(osoczopochodnych i rekombinowanych, w tym o przedłużonym okresie półtrwania – EHL) oraz, od 1 

lipca 2024 roku, do emicizumabu dla ściśle określonych grup dzieci z ciężką hemofilią A bez inhibitora. 

 Leczenie krwawień: W przypadku wystąpienia krwawienia u pacjenta w trakcie profilaktyki, należy 

interwencyjnie zastosować ten sam preparat, który jest używany w profilaktyce. 

 Leczenie postaci łagodnych i umiarkowanych: Standardem jest leczenie „na żądanie”. W łagodnej 

hemofilii A można stosować DDAVP. Profilaktyka w hemofilii umiarkowanej jest możliwa w 

szczególnych przypadkach za zgodą zespołu koordynującego. 

3.2.3. Opieka nad pacjentami z hemofilią 

 

Zgodnie z wytycznymi WFH 202047 opieka nad pacjentami z hemofilią powinna być realizowana poprzez:  

Koordynację świadczenia opieki na poziomie kraju 

Optymalna opieka nad hemofilią powinna być realizowana poprzez skoordynowany program opieki 

zarządzany przez wyznaczoną agencję i zintegrowany z istniejącym systemem opieki zdrowotnej. 

Obejmuje to kompleksową opiekę świadczoną przez multidyscyplinarny zespół specjalistów, krajową lub 

regionalną sieć ośrodków leczenia hemofilii (HTC), krajowy rejestr pacjentów z hemofilią, a także solidne 

procesy zamówień i dystrybucji bezpiecznych i skutecznych terapii, w szczególności koncentratów 

czynników krzepnięcia (CFC). Niezbędny jest sprawiedliwy dostęp do tych usług i produktów 

terapeutycznych oraz uwzględnienie różnorodności społeczno-ekonomicznych i kulturowych. Krajowy 

rejestr pacjentów z hemofilią ze standaryzowanym gromadzeniem danych przez wszystkie ośrodki 

hemofilii jest kluczowy dla śledzenia leczenia, monitorowania wyników i kierowania praktyką kliniczną. 

Należy zapewnić stałą dostępność CFC w wystarczających ilościach, co jest silnie skorelowane z lepszymi 

wynikami u osób z hemofilią. Kraje muszą stworzyć rygorystyczny krajowy lub regionalny system zamówień 

i dystrybucji terapii hemofilii. 

Dostęp do bezpiecznych koncentratów czynników krzepnięcia (CFC) i nowych terapii 

 
47 Srivastava, A., et al., 2020.  
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 Pacjenci z hemofilią muszą mieć dostęp do bezpiecznego i skutecznego leczenia, które zapewnia 

optymalną skuteczność w zapobieganiu krwawieniom oraz leczeniu krwawień spontanicznych, 

przełomowych lub związanych z urazami. Można stosować zarówno inaktywowane wirusowo, pochodzące 

z osocza, jak i rekombinowane CFC, a także inne produkty hemostatyczne, gdy jest to właściwe. 

Profilaktyka jest standardem opieki dla osób z ciężką hemofilią oraz dla niektórych osób z umiarkowaną 

hemofilią, lub z innymi wrodzonymi zaburzeniami krwawienia związanymi z ciężkim fenotypem krwawienia 

i/lub wysokim ryzykiem spontanicznych krwawień zagrażających życiu. Terapia substytucyjna CFC 

stosowana „na żądanie” nie powinna być uważana za długoterminową opcję leczenia, ponieważ nie 

zmienia naturalnego przebiegu samoistnych krwawień i związanych z nimi powikłań. Ważne jest 

monitorowanie rozwoju nowych terapii i terapii genowych, aby były dostępne jak najszybciej po 

zatwierdzeniu przez organy regulacyjne. 

Usługi laboratoryjne i diagnostyka genetyczna  

Diagnoza i leczenie hemofilii wymagają dostępu do laboratoriów wyposażonych w odpowiednie zasoby i 

wiedzy specjalistycznej do dokładnego wykonywania oznaczeń czynników i innych testów 

koagulologicznych. Kluczowe jest badanie przesiewowe i testowanie w kierunku rozwoju inhibitorów, 

ponieważ jest to najpoważniejsze powikłanie w hemofilii. Ma na celu umożliwienie leczenia medycznego i 

eradykacji inhibitorów. Wszędzie tam, gdzie to możliwe, wszystkim pacjentom z hemofilią należy oferować 

analizę genotypu, aby określić biologię choroby, ustalić diagnozę w trudnych przypadkach oraz 

przewidzieć ryzyko rozwoju inhibitorów48. 

Edukacja i szkolenie w zakresie opieki nad hemofilią  

Rekrutacja i szkolenie specjalistów medycznych w zakresie zarządzania hemofilią są kluczowe dla 

ustanowienia, utrzymania i podnoszenia standardów opieki, aby zmniejszyć chorobowość i śmiertelność 

wśród osób z hemofilią. Obejmuje to lekarzy, hematologów, naukowców, specjalistów laboratoryjnych, 

pielęgniarki, fizjoterapeutów, terapeutów zajęciowych, chirurgów ortopedów, reumatologów, 

stomatologów i doradców psychospołecznych. Konieczne jest ciągłe specjalistyczne kształcenie i rozwój 

zawodowy w tej dziedzinie49. 

Badania kliniczne i epidemiologiczne  

Potrzebne są dobrze zaprojektowane badania do generowania niezbędnych dowodów do oceny obecnych 

praktyk. Rejestry pacjentów, z krajową i międzynarodową współpracą między ośrodkami i krajami, są 

skutecznym sposobem na gromadzenie danych w celu prowadzenia badań klinicznych nad rzadkimi 

chorobami, takimi jak hemofilia. 

 
48 Srivastava, A., et al., 2020.  
49 Srivastava, A., et al., 2020.  
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Zapewnienie pomocy w stanach nagłych i opieki ratunkowej w przypadku krwawień  

W sytuacjach krytycznych osoby z hemofilią potrzebują natychmiastowego dostępu do leków ratunkowych 

i leczenia, a także do specjalistycznej opieki na szpitalnych oddziałach ratunkowych. Brak doświadczenia 

i wiedzy w zakresie leczenia hemofilii wśród personelu medycznego, zwłaszcza na oddziałach 

ratunkowych, może prowadzić do poważnych powikłań związanych z leczeniem. Dlatego też kluczowe jest 

ustanowienie dostępnych przez całą dobę systemów do zarządzania ostrymi powikłaniami hemofilii 

zagrażającymi życiu lub kończynie. Ośrodki leczenia powinny opracować dla osób z hemofilią, w tym dla 

tych z inhibitorami, protokoły opieki ratunkowej, które obejmują zarządzanie poważnymi ostrymi 

powikłaniami, takimi jak krwotok wewnątrzczaszkowy (ICH) oraz inne rodzaje poważnych krwotoków 

wewnętrznych i urazów. Osoby z hemofilią nie powinny być przetrzymywane na oddziałach ratunkowych i 

powinny być oceniane natychmiast, nawet w przypadku mniej poważnych powikłań, które mogą pogorszyć 

się podczas oczekiwania. Szybka interwencja jest obowiązkowa. Lekarze podstawowej opieki zdrowotnej 

i personel HTC (Hemophilia Treatment Centre) muszą być przygotowani do reagowania na sytuacje 

awaryjne oraz do udzielania porad i specjalistycznego wsparcia bez zwłoki. Wykorzystanie krajowych baz 

danych online lub WBDR (World Bleeding Disorders Registry) do gromadzenia danych dotyczących 

leczenia i zdrowia pacjentów pozwala na lepsze zarządzanie ostrym i długoterminowym leczeniem osób z 

hemofilią, a użycie cyfrowych urządzeń mobilnych umożliwia pacjentom rejestrowanie krwawień i 

przesyłanie informacji do ich HTC w czasie rzeczywistym50. 

Multidyscyplinarna opieka nad hemofilią  

Optymalna opieka nad osobami z hemofilią, zwłaszcza z ciężkimi postaciami zaburzenia, wymaga leczenia 

i kompleksowej opieki świadczonej przez multidyscyplinarny zespół specjalistów. Priorytety w leczeniu i 

opiece, mające na celu zapewnienie najlepszych wyników zdrowotnych i jakości życia dla osób z hemofilią, 

obejmują: zapobieganie krwawieniom i uszkodzeniom stawów, natychmiastowe zarządzanie epizodami 

krwawień, w tym fizjoterapię i rehabilitację po ich wystąpieniu, odpowiednią opiekę ratunkową, 

odpowiednie zarządzanie bólem, zarządzanie powikłaniami mięśniowo-szkieletowymi i monitorowaniem 

inhibitorów, zarządzanie chorobami współistniejącymi, regularną ocenę psychospołeczną i wsparcie w 

razie potrzeby, ciągłą edukację na temat leczenia i samoopieki dla osób i rodzin żyjących z hemofilią. 

Samodzielność i edukacja pacjenta  

Pacjenci z hemofilią muszą być kompetentni w kontrolowaniu objawów krwawienia, aby zachować 

zdrowie, integralność stawów i niezależność funkcjonalną. Kluczowe elementy samoobsługi obejmują: 

rozpoznawanie krwawień, prowadzenie rejestru krwawień i leczenia hemostatycznego, samodzielne 

podawanie CFC lub innych produktów hemostatycznych, samoopiekę (odżywianie i sprawność fizyczna) 

oraz zarządzanie lekami, leczenie bólu i udział w raportowaniu wyników51. 

 
50 Srivastava, A., et al., 2020.  
51 Srivastava, A., et al., 2020.  
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4. Systemy organizacji opieki nad 
pacjentami w Europie – przegląd 
rozwiązań 

Dr n. med. Jakub Gierczyński, MBA 

Leczenie hemofilii jest złożone, dlatego ważne jest, aby osoby z tą chorobą miały dostęp do szeregu usług 

świadczonych przez wielodyscyplinarny zespół specjalistów. W 2008 roku opublikowano zasady 

kompleksowej opieki nad pacjentami z hemofilią w Europie w dokumencie pt. „Europejskie zasady opieki 

nad chorymi na hemofilię” (European principles of haemophilia care)52.  

Główne zasady opieki nad pacjentami z hemofilią to: 

 Wczesne rozpoznanie. Szybka i dokładna diagnoza jest kluczowa dla skutecznego leczenia. Pacjenci 

z podejrzeniem hemofilii powinni być kierowani do specjalistycznych ośrodków.   

 Dostęp do leczenia. Chorzy powinni mieć zapewniony stały dostęp do koncentratów czynników 

krzepnięcia lub innych terapii substytucyjnych, aby móc prowadzić profilaktykę i leczenie krwawień.    

 Leczenie profilaktyczne. Profilaktyka polega na regularnym podawaniu czynników krzepnięcia w celu 

zapobiegania krwawieniom i uszkodzeniom stawów.   

 Dostęp do specjalistycznej opieki. Opieka powinna być sprawowana przez wielospecjalistyczne 

ośrodki, które mają doświadczenie w leczeniu hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych.   

 Edukacja. Zarówno pacjenci, jak i ich rodziny, powinni być odpowiednio poinformowani o chorobie, 

jej przebiegu, leczeniu i profilaktyce.   

 Współpraca. Skuteczna opieka wymaga ścisłej współpracy między lekarzami, pielęgniarkami, 

fizjoterapeutami, psychologami i innymi specjalistami, a także z organizacjami pacjentów i rodzicami.   

 Dostęp do leków omijających inhibitor. W przypadku występowania inhibitorów przeciwko 

czynnikom krzepnięcia pacjenci powinni mieć dostęp do leków, które omijają ten mechanizm.    

 Terapia skutków krwawień. Ważne jest, aby pacjenci mieli dostęp do leczenia powikłań krwawień, 

takich jak uszkodzenia stawów.   

 Rejestry pacjentów. Prowadzenie krajowych rejestrów chorych na hemofilię pozwala na 

monitorowanie przebiegu choroby i ocenę skuteczności leczenia.  

 
52 Colvin, B. T., Astermark, J., Fischer, K., Gringeri, A., Lassila, R., Schramm, W., Thomas, A., Ingerslev, J., & Inter Disciplinary Working 
Group. (2008). European principles of haemophilia care. Haemophilia, 14(2), 361–374. https://doi.org/10.1111/j.1365-
2516.2007.01625.x 
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 Krajowa organizacja nadzorująca system opieki nad chorymi na hemofilię. W każdym kraju 

powinna istnieć centralna agencja nadzorująca i monitorująca system opieki.  

W maju 2025 r. Międzynarodowego Towarzystwa ds. Zakrzepicy i Hemostazy, Europejskiego 

Stowarzyszenia na rzecz Hemofilii i Chorób Pokrewnych oraz Światowej Federacji Hemofilii opublikowały 

oświadczenie i wezwanie do działania dotyczące znaczenia ciągłych badań oraz rozwoju skutecznych i 

bezpiecznych metod leczenia hemofilii53. Stwierdzono w nim, że hemofilia to poważna choroba 

charakteryzująca się negatywnymi i potencjalnie zagrażającymi życiu skłonnościami do krwawienia, 

wymagającymi dożylnego leczenia. Przez dziesięciolecia interwencje terapeutyczne ograniczały się 

głównie do dożylnego podawania koncentratów czynników krzepnięcia pochodzących z osocza i 

rekombinowanych, ustanawiając terapię zastępczą jako standard opieki. W ciągu ostatniej dekady 

nastąpił znaczny postęp w leczeniu hemofilii, obejmujący przejście na koncentraty modyfikowane 

genetycznie i chemicznie, mimetyki FVIIIa i środki równoważące. Te innowacje umożliwiają rzadsze i 

alternatywne drogi podawania, w tym podawanie podskórne. Te rozszerzone opcje terapeutyczne znacznie 

poprawiły wyniki kliniczne, co wskazuje, że również osoby o umiarkowanych i łagodnych fenotypach, 

kobiety z hemofilią i pacjenci z pokrewnymi zaburzeniami krzepnięcia odniosą korzyści. Pomimo postępu 

nadal istnieją znaczne wyzwania, ponieważ pacjenci stosujący regularną profilaktykę wciąż doświadczają 

przełomowych krwawień i subklinicznych mikrokrwotoków, które przyczyniają się do pogorszenia stanu 

stawów. Jednocześnie indywidualizacja leczenia pozostaje uciążliwa ze względu na czynniki specyficzne 

dla pacjenta, w tym fenotypy krwawienia, profile aktywności i, co ważne, dostępność produktu. Różnice w 

dostępności stwarzają znaczne bariery dla optymalnego świadczenia opieki – nawet wiele krajów, które 

mogłyby sobie pozwolić na leczenie, nadal nie ma dostępu do pełnego zakresu opcji terapeutycznych, 

podczas gdy, co godne uwagi, dwie trzecie światowej populacji chorych na hemofilię nie ma w ogóle 

dostępu do leczenia. Te uporczywe wyzwania podkreślają konieczność ciągłych badań, edukacji, 

optymalizacji istniejących metod leczenia i, co ważne, kontynuacji oraz przyspieszenia innowacji 

terapeutycznych w celu osiągnięcia kompleksowej profilaktyki krwawienia i zachowania integralności 

stawów. Dlatego też bardziej niż kiedykolwiek towarzystwa naukowo-medyczne, takie jak Międzynarodowe 

Towarzystwo Zakrzepicy i Hemostazy, Europejskie Stowarzyszenie Hemofilii i Chorób Pokrewnych oraz 

organizacje działające na rzecz praw pacjenta, takie jak Światowa Federacja Hemofilii, wyraźnie popierają, 

a nawet gorąco zachęcają do stosowania skutecznych i bezpiecznych terapii genowych, a także innych 

nowatorskich terapii hemofilii, takich jak mimetyki czynnika VIII i środki równoważące, jako ważnych opcji 

leczenia mających na celu zaspokojenie potrzeb pacjentów z hemofilią na całym świecie.  

 
53 International Society on Thrombosis and Haemostasis, European Association for Haemophilia and Allied Disorders, & World 
Federation of Hemophilia. (2025). A statement and call-to-action from the International Society on Thrombosis and Haemostasis 
(ISTH), European Association for Haemophilia and Allied Disorders (EAHAD) and World Federation of Hemophilia (WFH) for the 
importance of continued research into and development of effective and safe hemophilia treatments. 
https://www.isth.org/news/699516/ 
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Opieka zdrowotna oparta na wartości (VBHC) została po raz pierwszy wprowadzona w 2006 roku jako 

strategia walki z rosnącymi kosztami opieki zdrowotnej oraz niepożądanymi wahaniami w wynikach 

leczenia i jakości opieki. Zgodnie z ramami VBHC, organizacje opieki zdrowotnej powinny dążyć do 

maksymalizacji wartości dla pacjenta, gdzie wartość definiuje się jako stosunek wyników zdrowotnych 

istotnych dla pacjentów do kosztów ich osiągnięcia. Bardzo ważna jest ocena wartości dodanej wdrożenia 

VBHC zgodnie z definicją obowiązującą w kontekście opieki zdrowotnej w opiece klinicznej nad pacjentami 

z dziedzicznymi zaburzeniami krzepnięcia. Ocena opieki powinna obejmować pomiar wyników i 

wskaźników jakościowych i ilościowych mierzących poziom opieki oraz badania nad wszystkimi krokami 

niezbędnymi do ułatwienia wdrożenia i oceny VBHC w tej populacji pacjentów54.  

Porównanie wskaźników mierzących poziom opieki nad chorym na hemofilię w krajach 
Unii Europejskiej  

W rozdziale porównano wskaźniki mierzące poziom opieki nad chorymi na hemofilię w krajach Unii 

Europejskiej i Europejskiego Obszaru Gospodarczego, na podstawie:   

 raportu dotyczącego identyfikacji pacjentów z hemofilią i oceny dostępu do opieki zdrowotnej, 

opracowanego przez Światową Federację Hemofilii w 2024 roku,  

 publikacji pt. „Ewolucja opieki nad chorymi na hemofilię w Europie: 10 lat zasad opieki” z 2020 roku, 

 autorskiego przeglądu aktualnych danych dotyczących narodowych programów leczenia hemofilii i 

innych skaz krwotocznych, kompleksowych ośrodków leczenia, rejestrów oraz liczby pacjentów z 

hemofilią w krajach Unii Europejskiej w 2025 roku.  

Raport dotyczący identyfikacji pacjentów z hemofilią i oceny dostępu do opieki 
zdrowotnej, opracowany przez Światową Federację Hemofilii w 2024 roku    

Światowa Federacja Hemofilii (World Federation of Hemophilia) opracowała w 2024 roku aktualny raport 

dotyczący identyfikacji pacjentów z hemofilią i oceny dostępu do opieki zdrowotnej55. Raport obejmuje 

dane demograficzne, w tym informacje o sposobie leczenia osób z hemofilią, a także o chorobie von 

Willebranda oraz innych rzadkich niedoborach czynników i dziedzicznych zaburzeniach płytek krwi. 

Powstał w oparciu o kwestionariusz ankiety, na który odpowiedziały organizacje zrzeszone na całym 

świecie i został podzielony na dwie części. Część pierwsza zawiera całkowitą liczbę zidentyfikowanych 

osób z zaburzeniami krzepnięcia zgłoszonych na całym świecie, według kraju. Natomiast część druga 

przedstawia dane zgłoszone przez dany kraj w konkretnym roku.  

 
54 Van Hoorn, S. (2024). Value-based healthcare in inherited bleeding disorders (Doctoral thesis, Erasmus University Rotterdam). 
https://pure.eur.nl/ws/portalfiles/portal/168020247/proefschrift_shannon_van_hoorn_-_printversie_-_66f275c581b7f.pdf 

55 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023. World Federation of Hemophilia. 
https://www1.wfh.org/publications/files/pdf-2525.pdf 

https://pure.eur.nl/ws/portalfiles/portal/168020247/proefschrift_shannon_van_hoorn_-_printversie_-_66f275c581b7f.pdf
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W 2023 roku udział w przedmiotowym badaniu Światowej Federacji Hemofilii wzięło udział 199 krajów, tj. 

78% spośród organizacji zrzeszonych. Łącznie zgłoszono 390 630 osób z zaburzeniami krzepnięcia krwi, z 

czego aż 56% stanowiły osoby z hemofilią, których było 218 804. 179 703 osoby wskazano do badania z 

rozpoznaniem hemofilii typu A, natomiast 37 385 z rozpoznaniem hemofilii typu B.  Z chorobą von 

Willebranda wskazano 101 128 osób, z innymi zaburzeniami krzepnięcia 70 598, natomiast z 

nierozpoznanym typem hemofilii 1 716.   

Populacja osób z hemofilią   

Raport Światowej Federacji Hemofilii zawiera statystykę osób z hemofilią na 2023 rok, według danych 

przekazanych przez Światową Organizację Zdrowia. W Polsce odnotowano 3 424 osoby z hemofilią, 3 096 

z chorobą von Willebranda oraz 1 244 z innymi zaburzeniami krzepnięcia. 

TABELA 2 .  POPULACJA OSÓB Z HEMOFILIĄ W UNII EUROPEJSKIEJ –  DANE ŚWIATOWEJ ORGANIZACJI ZDROWIA 
Z 2023 ROKU 

Kraj  Populacja  Liczba osób z 
hemofilią  

Liczba osób   
z chorobą von 
Willebranda  

Liczba osób   
z innymi 

zaburzeniami 
krzepnięcia  

Austria  9 132 383  884  -  -  

Belgia  11 822 592  1 360  2 359  740  

Chorwacja  3 853 200  332  158  -  

Czechy  10 873 689  1 050  840  188  

Dania  5 946 952  558  307  116  

Finlandia  5 584 264  225  571  344  

Francja  68 170 228  9 971  3 724  1 695  

Grecja  10 361 295  1 042  1 349  707  

Hiszpania  48 373 336  2 156  728  184  

Irlandia  5 262 382  965  1 968  1 659  

Litwa  2 871 897  211  320  27  

Łotwa  1 881 750  114  91  22  

Malta  553 214  41  45  22  

Holandia 17 879 488  1 759  767  189  

Niemcy  84 482 267  6 136  6 870  4 239  

Norwegia  5 519 594  478  611  92  

Polska  36 685 849  3 424  3 096  1 244  

Portugalia  10 525 347  1 117  1 089  1 175  

Rumunia  19 056 116  1 825  325  18  

Słowacja  5 426 740  729  804  1 779  

Słowenia  2 120 937  279  230  105  
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Szwajcaria  8 849 852  576  181  91  

Szwecja  10 536 632  1 121  1 094  -  

Węgry  9 589 872  1 178  1 488  748  

„- we wszystkich tabelach w rozdziale oznacza brak danych” Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji 
Hemofilii z 2023 roku56. 

W Polsce 2 925 osób ma rozpoznaną hemofilię typu A, a hemofilię typu B 499 osób. 

TABELA 3 .  POPULACJA OSÓB Z HEMOFILIĄ WEDŁUG RODZAJU ZABURZENIA KRZEPNIĘCIA KRWI –  HEMOFILIA 
TYPU A, HEMOFILIA TYPU B, NIEZNANY TYP HEMOFILII, VWD, FI, FII, FV –  W UNII EUROPEJSKIEJ  W 2023 ROKU 

Kraj  Hemofilia A  Hemofilia B  
Typ 

hemofilii 
nieznany  

VWD  FI  FII  FV  

Austria  733  151  0  -  -  -  -  

Belgia  1085  268  7  2359  5  2  26  

Chorwacja  265  67  0  158  -  -  -  

Czechy  906  144  0  840  0  4  18  

Dania  441  117  0  307  3  3  3  

Finlandia  189  36  -  571  -  -  -  

Francja  8031  1940  0  3724  52  2  68  

Niemcy  5147  989  0  6870  496  111  397  

Grecja  848  194  -  1349  50  2  48  

Węgry  923  255  -  1488  24  2  30  

Irlandia  720  245  0  1958  116  3  206  

Łotwa  93  21  0  91  0  0  2  

Litwa  180  30  1  320  -  -  -  

Malta  -  -  41  45  -  -  -  

Holandia  1527  232  0  767  16  5  10  

Norwegia  362  116  0  611  3  2  5  

Polska  2925  499  0  3096  181  2  44  

Portugalia  877  240  -  1089  38  2  35  

Rumunia  1615  210  -  325  2  -  -  

Słowacja  634  95  0  804  450  0  90  

Słowenia  245  34  -  230  4  0  14  

Hiszpania  1862  294  -  728  20  3  12  

Szwecja  889  232  0  1094  -  -  -  

Szwajcaria  458  118  0  181  20  -  4  

 
56 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023. 
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Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku57.  

TABELA 4 . POPULACJA OSÓB Z HEMOFILIĄ WEDŁUG RODZAJU ZABURZENIA KRZEPNIĘCIA KRWI –  FV+VIII,  FVII 
FX, FXI, FXIII, TROMBASTENIA GLANZMANNA, ZESPÓŁ BERNARDA SOULIERA, NIEZNANE ZABURZENIA PŁYTEK 
KRWI –  W UNII EUROPEJSKIEJ 2023 ROKU  

Kraj  FV+VIII  FVII  FX  FXI  FXIII  

Zaburzenie 
krwawienia: 

typ 
nieznany  

Tromba-
stenia 

Glanzmanna  

Zespół 
Bernarda-
Souliera  

Zaburze-
nia 

płytek 
krwi – 

nieznane  

Austria  -  -  -  -  -  -  -  -  -  

Belgia  0  215  12  180  5  32  21  12  230  

Chorwacja  -  -  -  -  -  -  -  -  -  

Czechy  1  99  7  35  1  23  -  -  -  

Dania  1  39  9  15  9  1  16  13  4  

Finlandia  -  -  -  2  -  340  -  -  2  

Francja  27  249  43  292  40  0  276  78  568  

Niemcy  -  2096  207  201  731  -  -  -  -  

Grecja  1  230  13  108  11  0  21  10  213  

Węgry  0  471  26  -  7  -  3  1  83  

Irlandia  1  353  182  323  21  0  14  4  436  

Łotwa  2  13  3  0  0  0  1  1  0  

Litwa  -  19  2  -  -  -  3  -  3  

Malta  -  -  -  -  -  22  -  -  -  

Holandia  1  31  4  27  15  0  21  3  56  

Norwegia  -  39  6  2  5  0  15  6  9  

Polska  6  464  40  114  17  4  34  10  328  

Portugalia  6  484  27  204  12  25  37  32  273  

Rumunia  1  10  -  2  1  2  -  -  -  

Słowacja  2  1029  45  92  11  0  10  15  35  

Słowenia  5  26  5  29  0  0  6  0  16  

Hiszpania  -  30  8  30  17  -  1  -  63  

Szwecja  -  -  -  -  -  -  -  -  -  

Szwajcaria  -  20  4  22  14  -  7  -  -  

Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku58.  

 
57 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023. 

58 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.  
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Spośród 27 krajów Unii Europejskiej 19 krajów wskazało przypadki występowania inhibitorów w hemofilii. 

Do przedmiotowego raportu Polska nie wskazała danych dotyczących liczby występujących inhibitorów. 

TABELA 5. LICZBA PRZYPADKÓW Z INHIBITORAMI W HEMOFILII  W UNII EUROPEJSKIEJ W 2023 ROKU  

Kraj  
Aktywne inhibitory 
w hemofilii typu A  

Nowe przypadki - 
inhibitory w 

hemofilii typu A  

Aktywne inhibitory 
w hemofilii typu B  

Nowe przypadki - 
inhibitory w 

hemofilii typu B  

Austria  15  -  0  -  

Chorwacja  11  0  4  0  

Czechy  21  2  2  0  

Dania  7  1  0  -  

Finlandia  13  -  1  -  

Francja  234  6  14  0  

Grecja  12  1  2  0  

Irlandia  13  3  2  0  

Łotwa  9  -  -  -  

Holandia 47  3  1  0  

Niemcy  126  -  10  -  

Norwegia  10  0  0  0  

Portugalia  34  0  1  0  

Rumunia  70  -  2  -  

Słowacja  9  1  1  0  

Słowenia  4  0  1  0  

Szwajcaria  7  -  0  -  

Szwecja  32  0  3  0  

Węgry  8  -  1  -  

Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku59.  

W większości krajów Unii Europejskiej w przypadkach ciężkich zaburzeń krzepnięcia krwi u osób poniżej i 

powyżej 18. r.ż. stosowana jest profilaktyka. Wśród osób w wieku 18. lat i młodszych 100% stosuje 

profilaktykę w stanie ciężkim w krajach takich jak Chorwacja, Dania, Litwa, Łotwa, Malta oraz Polska, 

podczas gdy wszystkie pozostałe kraje biorące udział w badaniu deklarują nieco mniej niż 100% 

przypadków. W przypadku profilaktyki wśród osób powyżej 19. r.ż. z ciężkimi przypadkami zaburzeń 

krzepnięcia krwi tylko Łotwa deklaruje realizację u wszystkich, natomiast Polska – 79 %. 

 
59 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.  
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TABELA 6.  UDZIAŁ OSÓB PONIŻEJ 18. R.Ż. I  POWYŻEJ 19. R.Ż.  Z  CIĘŻKIMI PRZYPADKAMI ZABURZEŃ KRZEPNIĘCIA 
KRWI STOSUJĄCYCH PROFILAKTYKĘ W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ W 2023 ROKU  

Kraj  
Udział osób w stanie ciężkim poniżej 

18. r.ż. stosujących profilaktykę  
Udział osób w stanie ciężkim powyżej 

19. r.ż. stosujących profilaktykę  

Austria  90  85  

Belgia  99  85  

Chorwacja  100  96  

Czechy  96  80  

Dania  100  97  

Finlandia  95  -  

Grecja  96  76  

Irlandia  99  96  

Litwa  100  70  

Łotwa  100  100  

Malta  100  94  

Holandia 99  93  

Polska  100  79  

Rumunia  90  -  

Słowacja  99  76  

Szwajcaria  93  90  

Szwecja  95  90  

Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku60. 

Wykorzystanie czynników krzepnięcia   

Organizacje zrzeszone wskazywały w raporcie WFH zużycie per capita czynnika VIII na poziomie 1.30 IU 

oraz czynnika IX na poziomie 0,22 IU. Europejski Departament Jakości Leków i Opieki Zdrowotnej (EDQM) 

zaleca, aby minimalne spożycie koncentratu czynnika VIII i IX w każdym kraju wynosiło odpowiednio 4 IU i 

0,5 IU na osobę w populacji ogólnej.   

Najwyższe wykorzystanie czynnika krzepnięcia VIII per capita w 2023 roku zaobserwowano na Węgrzech – 

14,95 IU, następnie na Litwie – 11,81 IU oraz w Polsce – 10,45 IU. 

 
60 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.  
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RYSUNEK 1 . WYKORZYSTANIE CZYNNIKA VIII/ IU NA MIESZKAŃCA W EUROPIE W 2023 ROKU    

Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku61. 

Najwyższe wykorzystanie czynnika VIII krzepnięcia per capita zaobserwowano na Litwie – 4,22 IU, kolejno 

w Irlandii – 2,31 IU, następnie w Szwecji – 1,171 IU oraz w Polsce – 1,55 IU. 

 
61 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.  
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RYSUNEK 2 . WYKORZYSTANIE CZYNNIKA IX/IU NA MIESZKAŃCA W EUROPIE W 2023 ROKU  

Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku62. 

Ilości wykorzystanego czynnika VIII w tabeli 7., są podane w WFH i nie są niezależnie weryfikowane, z 

wyjątkiem sytuacji, gdy WFH dostarczyło produkty pomocy humanitarnej. W niektórych przypadkach 

podane liczby mogą być oparte na szacunkach. Niektóre kraje podają ilość koncentratu czynnika zużytego 

w roku 2023, podczas gdy inne – ilość zakupioną. Obliczone IU czynnika VIII obejmuje produkty 

pochodzące z osocza, rekombinowane, o przedłużonym okresie półtrwania oraz pomoc humanitarną. 

Wartość per capita uzyskuje się, dzieląc całkowitą liczbę IU zużytych w kraju przez całkowitą jego 

populację. Dane te informują o ilości produktu stosowanego w kraju, ale nie mogą być używane do 

określania poziomu opieki nad poszczególnymi osobami. Należy pamiętać, że niektóre produkty czynnika 

VIII są stosowane w leczeniu choroby von Willebranda, a nie w leczeniu hemofilii A.  

Najwyższe całkowite wykorzystanie czynnika krzepnięcia VIII zaobserwowano w Szwecji – 85 811000 IU, 

kolejno na Słowacji – 51 900 000 IU oraz w Szwajcarii – 46 296 789 IU. W Polsce ilość całkowita 

wykorzystanego czynnika krzepnięcia VIII wyniosła 383 666 100 IU.  

 

 
62 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.  
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TABELA 7 . WYKORZYSTANIE KONCENTRATU CZYNNIKA VIII  KRZEPNIĘCIA W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ 
W 2023 ROKU 

Kraj  
Czynnik VIII 

całkowity IU  

Czynnik VIII 
pochodzący 

z osocza  

Czynnik VIII 
rekombino-

wany  

Czynnik VIII 
rekombino-

wany – 
wydłużony 

okres 
półtrwania  

Całkowity 
procent 

pochodzący 
z osocza  

Całkowity 
procent 

rekombinowany  

Całkowity 
procent –

wydłużony 
okres 

półtrwania  

Czechy  66 244 107  2 651 863  9 187 179  54 405 065  4  14  82  

Finlandia  34 530 750  1 599 000  8 817 750  24 114 000  5  26  70  

Grecja  63 783 050  2 163 500  18 110 550  43 509 000  3  28  68  

Irlandia  24 989 500  -  1 000  24 988 500  -  -  100  

Litwa  33 911 000  3 773 000  17 345 000  12 793 000  11  51  38  

Łotwa  8 877 000  595 000  5 614 000  2 668 000  7  63  30  

Holandia  54 621 750  -  35 777 500  18 844 250  -  66  35  

Niemcy  722 520 134  156 026 100  -  -  22  -  -  

Polska  383 666 100  310 555 350  48 137 250  24 973 500  81  13  7  

Portugalia  41 469 200  -  4 169 700  37 299 500  -  10  90  

Rumunia  79 604 500  28 818 000  29 210 250  21 576 250  36  37  27  

Słowacja  51 900 000  17 900 000 16 000 000  18 000 000  34  31  35  

Słowenia  21 055 500  1 920 000  1 441 500 17 694 000  9  7  84  

Szwajcaria  46 296 789  1 489 999  10 525 744  34 282 045  3  23  74  

Szwecja  85 811 000  -  28 136 000  57 105 000  -  33  67  

Węgry  143 393 000  359 494 500  66 410 500  41 488 000  25  46  29  

Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku63.  

TABELA 8 . WYKORZYSTANIE KONCENTRATU CZYNNIKA VIII  KRZEPNIĘCIA W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ W 
2023 ROKU 

Kraj  

Czynnik VIII: 
pomoc 

humanitarna 
całkowita  

Czynnik VIII: 
pomoc 

humanitarna 
WFH – 

standardowy 
okres 

półtrwania  

Czynnik VIII: 
pomoc 

humanitarna 
WFH – 

wydłużony okres 
półtrwania  

Czynnik VIII na 
mieszkańca  

Czynnik VIII na 
mieszkańca bez 

pomocy 
humanitarnej  

Czechy  -  -  -  6,09  6,09  

Finlandia  -  -  -  6,18  6,18  

Grecja  -  -  -  6,16  6,16  

 
63 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.  



HEMOFILIA  –  STAN OBECNY I KIERUNKI ROZWOJU  wersja 1.0 

48  

Irlandia  -  -  -  4,75  4,75  

Litwa  -  -  -  11,81  11,81  

Łotwa  -  -  -  4,72  4,72  

Holandia -  -  -  3,05  3,05  

Niemcy  -  -  -  8,55  8,55  

Polska  -  -  -  10,46  10,46  

Portugalia  -  -  -  3,94  3,94  

Rumunia  -  -  -  4,18  4,18  

Słowacja  -  -  -  9,56  9,56  

Słowenia  -  -  -  9,93  9,93  

Szwajcaria  -  -  -  5,23  5,23  

Szwecja  -  -  -  8,15  8,15  

Węgry  -  -  -  14,95  14,95  

Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku64. 

Najwyższe całkowite wykorzystanie czynnika krzepnięcia IX zaobserwowano w Niemczech – 90 077 120 IU, 

kolejno w Polsce – 56 826 650 IU oraz w Szwecji – 17 967 650 IU.  

TABELA 9.  WYKORZYSTANIE KONCENTRATU CZYNNIKA IX KRZEPNIĘCIA W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ W 2023 
ROKU 

Kraj Czynnik IX: 
całkowita 

pomoc 
humanitarna  

Czynnik IX: 
pomoc 

humanitarna 
WFH – 

standardowy 
okres 

półtrwania 

Czynnik IX: 
pomoc 

humanitarna 
WFH – 

wydłużony 
okres 

półtrwania 

Czynnik IX na 
mieszkańca 

Czynnik IX na 
mieszkańca 
bez pomocy 

humanitarnej 

Czechy - - - 0,78 0,78 

Finlandia - - - 1,12 1,12 

Grecja - - - 0,65 0,65 

Irlandia - - - 2,31 2,31 

Litwa - - - 4,22 4,22 

Łotwa - - - 0,44 0,44 

Holandia - - - 0,83 0,83 

Niemcy - - - 1,07 1,07 

Polska - - - 1,55 1,55 

Portugalia - - - 0,72 0,72 
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Rumunia - - - 0,42 0,42 

Słowacja - - - 1,16 1,16 

Słowenia - - - 0,97 0,97 

Szwajcaria - - - 1,28 1,28 

Szwecja - - - 1,71 1,71 

Węgry - - - 1,03 1,03 

 

Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku65.  

TABELA 10.  WYKORZYSTANIE KONCENTRATU CZYNNIKA IX KRZEPNIĘCIA W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ W 2023 
ROKU 

Kraj  

Czynnik IX: 

całkowita 
pomoc 

humanitarna   

Czynnik IX: 

pomoc 
humanitarna 

WFH – 
standardowy 

okres 
półtrwania  

Czynnik IX: 
pomoc 

humanitarna 
WFH – 

wydłużony okres 
półtrwania  

Czynnik IX na 
mieszkańca  

Czynnik IX na 
mieszkańca bez 

pomocy 
humanitarnej  

Czechy  -  -  -  0,78  0,78  

Finlandia  -  -  -  1,12  1,12  

Grecja  -  -  -  0,65  0,65  

Irlandia  -  -  -  2,31  2,31  

Litwa  -  -  -  4,22  4,22  

Łotwa  -  -  -  0,44  0,44  

Holandia -  -  -  0,83  0,83  

Niemcy  -  -  -  1,07  1,07  

Polska  -  -  -  1,55  1,55  

Portugalia  -  -  -  0,72  0,72  

Rumunia  -  -  -  0,42  0,42  

Słowacja  -  -  -  1,16  1,16  

Słowenia  -  -  -  0,97  0,97  

Szwajcaria  -  -    1,28  1,28  

Szwecja  -  -  -  1,71  1,71  

Węgry  -  -  -  1,03  1,03  
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Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku66.  

Najwięcej osób objętych leczeniem bez inhibitorów emicizumabem w 2023 roku było w Belgii – 300. W 

Rumunii liczba osób objętych leczeniem z inhibitorami emicizumabem wyniosła 98, nie leczono 

emicizumabem bez inhibitorów. We Francji 93 osoby były objęte leczeniem z inhibitorami emcizumabem, 

a 497 było leczonych emcizumabem bez inhibitorów. W Polsce 70 osób było leczonych z inhibitorami 

ecizumabem, a tylko 2 bez inhibitorów. Natomiast w Austrii 50 osób było leczonych emcizumabem z 

inhibitorami, a 551 osób bez. Najwięcej jednostek (mg) emcizumabu zakupiono w 2023 roku w Austrii – 

2 561 024 mg, następnie w Niemczech – 2 555 348 mg oraz w Holandii – 2 099 385 mg. 

TABELA 11. WYKORZYSTANIE EMICIZUMABU W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ W 2023 ROKU  

Kraj Liczba pacjentów 
z inhibitorami 

leczonych 
emicizumabem 

Liczba pacjentów 
bez inhibitorów 

leczonych 
emicizumabem 

Całkowita ilość 
zakupionego 

emicizumabu 
(mg) 

Całkowita ilość 
przekazanego 

przez WFH 
emicizumabu 

(mg) 

Austria 50 551 2 561 024 - 

Belgia - 300 - - 

Chorwacja 11 - - - 

Czechy 18 73 324 194 
 

Dania 16 14 - - 

Finlandia 15 48 187 515 
 

Francja 93 497 - - 

Grecja 18 23 166 065 - 

Irlandia - - 786 090 - 

Litwa - - 87 660 - 

Łotwa - - 24 750 - 

Holandia 26 355 2 099 385 - 

Niemcy - - 2 555 348 - 

Polska 70 2 360 795 
 

Portugalia 21 23 155 490 
 

Rumunia 98 - 198 165 - 

Słowacja 7 8 35 135 - 

Słowenia 3 25 148 942 - 

Szwajcaria - 52 63 160 - 

Szwecja 26 111 437 760 - 

Węgry 15 - - - 
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Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku67.  

Najwyższą liczbę osób leczonych rekombinowanym czynnikiem VIIa odnotowano w 2023 roku w Polsce – 

181 osób, kolejno w Szwecji – 64, a następnie w Holandii – 26. Natomiast największą zakupioną ilość 

rekombinowanego czynnika VIIa zaobserwowano w Rumunii – 6 359 000 mg, kolejno w Niemczech – 29 759 

mg oraz w Polsce – 22 530 mg.   

Z kolei najwięcej osób objętych leczeniem czynnikiem FEIBA było w 2023 roku w Polsce – 44, kolejno w 

Szwecji – 13 oraz w Holandii – 7. Największą ilość czynnika FEIBA zakupiono w 2023 roku w Polsce – 

13 219 000 mg, następnie Rumunii – 4 483 500 mg i w Niemczech – 2 829 500 mg. 

TABELA 12 .  WYKORZYSTANIE CZYNNIKA FEIBA (CZYNNIK OMIJAJĄCY AKTYWNOŚĆ INHIBITORA CZYNNIKA VIII)  I 
RFVIIA (REKOMBINOWANY CZYNNIK VIIA) W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ W 2023 ROKU  

Kraj Liczba pacjentów 
leczonych 

rekombinowanym 
czynnikiem VIIa 

Całkowita liczba 
zakupionego 

czynnika FVIIa 
(mg) 

Liczba pacjentów 
leczonych 

czynnikiem FEIBA 

Całkowita liczba 
zakupionego 

czynnika FEIBA 
(mg) 

Chorwacja - - - - 

Czechy 6 1 464 1 13 000 

Dania 4 - - - 

Finlandia 2 223 - 390 000 

Francja 23 - 2 - 

Grecja 15 4 817 6 419 000 

Irlandia 5 1 374 - 681 000 

Litwa - 2 917 - 1 628 000 

Łotwa - 682 - - 

Holandia 26 142 7 151 000 

Niemcy - 29 759 - 2 839 500 

Polska 181 22 530 44 13 219 000 

Portugalia 11 - 1 - 

Rumunia - 6 359 000 - 4 483 500 

Słowacja 4 646 2 680 000 

Słowenia - - - - 

Szwecja 64 3 979 13 387 500 
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Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku68. 

Najwięcej osób z chorobą von Willebranda leczonych różnymi metodami w 2023 roku zaobserwowano w 

Holandii. Całkowita liczba leczonych DDAVP wyniosła 225 osób, leczonych koncentratem pochodzącym 

z osocza 739, a liczba osób leczonych koncentratem rekombinowanym wyniosła 27. Wysoki udział osób 

korzystających z tych opcji leczenia w chorobie von Willebranda stanowiły kobiety.   

W Szwecji 367 osób było objętych leczeniem koncentratem pochodzącym z osocza, podczas gdy w 

Portugalii było ich 147, w Słowacji 144, w Szwajcarii 121, we Francji 80, w Słowenii 12. W Słowacji 104 

osoby były leczone kwasem traneksamowym, a w Portugalii 45. 
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TABELA 13. WYKORZYSTANIE CZYNNIKA VON WILLEBRANDA W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ W 2023 ROKU  

Kraj 
 

Liczba pacjentów 
z vWD leczonych 
krioprecypitatem 

Liczba 
pacjentów z 

vWD leczonych 
DDAVP 

Liczba 
pacjentów z 

vWD leczonych 
koncentratem 

pochodzącym z 
osocza 

 Liczba 
pacjentów z 

vWD leczonych 
osoczem 

Liczba pacjentów 
z vWD leczonych 

koncentratem 
rekombinowanym 

Liczba 
pacjentów z 

vWD leczonych 
kwasem 

traneksamowym 

Liczba 
pacjentów z 

vWD leczonych 
terapią 

hormonalną 

Całkowita Kobiety Całkowita Kobiety Całkowita Kobiety  Całkowita Kobiety Całkowita Kobiety Całkowita Kobiety Całkowita Kobiety 

Czechy - - 2 - 127 -  - - - - - - - - 

Francja - - 34 18 80 45  - - 15 9 - - - - 

Grecja - - - - - -  - - - - - - - - 

Holandii - - 225 144 739 374  - - 27 12 - - - - 

Portugalia - - - - 147 56  - - 3 3 45 26 7 7 

Słowacja - - - - 144 113  - - - - 104 90 82 82 

Słowenia - - - - 12 8  - - 2 1 - - - - 

Szwecja - - - - 367 177  - - 23 18 - - - - 

Szwajcaria - - - - 121 -  - - 9 - - - - - 

Źródło: Opracowanie własne na podstawie badania Światowej Federacji Hemofilii z 2023 roku69.  
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Publikacja pt. „Ewolucja opieki nad chorymi na hemofilię w Europie: 10 lat 
zasad opieki” z 2020 roku 

W lipcu 2020 roku opublikowano pracę pt. „Ewolucja opieki nad chorymi na hemofilię w Europie: 10 lat 

zasad opieki”70. W 2018 roku minęła pierwsza dekada od wprowadzenia europejskich zasad opieki nad 

chorymi na hemofilię. Zapoczątkowały one przegląd ich przestrzegania przez kraje europejskie w latach 

2009, 2012, 2015 i 2018, przeprowadzony przez Europejskie Konsorcjum ds. Hemofilii (EHC).    

W badaniu opublikowanym w 2020 roku stwierdzono, że dziesięć lat funkcjonowania tych zasad miało w 

Europie istotny wpływ na rozwój opieki nad chorymi na hemofilię i powiązane z nią zaburzenia krzepnięcia. 

Na podstawie wspólnych celów ustalono w poszczególnych krajach zalecenia i konkretne kroki mające na 

celu stopniową poprawę opieki nad chorymi z zaburzeniami krzepnięcia. Europejskie kraje wdrażały te 

zasady i zalecenia w różnym stopniu. Monitorowanie przestrzegania europejskich zasad opieki znacznie 

pomaga w rozwoju i wskazywaniu braków w systemach opieki zdrowotnej. Wyzwaniem pozostaje 

niezdolność krajów do przekazywania spójnych i kompletnych danych, co utrudnia leczenie i zapewnienie 

opieki nad pacjentami. 

Opiekę nad chorymi na hemofilię oceniono według dziesięć zasad, a przedmiotem analizy jest region 

centralny (w którym znajduje się Polska) i zachodni Europy.  

1. W ramach zasady pierwszej oceniano utworzenie centralnej organizacji zajmującej się hemofilią, 

takiej jak Krajowa Rada ds. Hemofilii. W regionie zachodnim Europy 7 organizacji zostało 

utworzonych, natomiast 9 w centralnym. Zaobserwowano jednocześnie na przestrzeni lat 

zróżnicowaną ich aktywność. W krajach, w których nie ma takich organizacji, dane wskazują na 

ograniczony rozwój opieki, a w krajach posiadających takie organizacje – niewielki wzrost dostępu 

do leczenia czynnikiem IX (ale nie czynnikiem VIII). Dlatego istnienie takich organizacji można 

uznać za wskaźnik opieki dla mniejszych kohort pacjentów.  

2. Rozwój rejestrów w regionie centralnym i zachodnim w systematycznie postępował  (rysunek 2). 

Dania i Portugalia to jedyne kraje w regionie Europy Zachodniej, które obecnie nie mają krajowego 

rejestru, zaś w regionie centralnym – Bułgaria, Estonia i Litwa. Rejestry rozwinęły się od 2009 roku. 

Wyniki pokazują, że mają największy wpływ na opiekę, gdy są koordynowane centralnie. 

Dostarczają wówczas m.in. dokładniejszych informacji na temat zmienności częstości 

występowania choroby oraz odsetka ciężkich, umiarkowanych i łagodnych przypadków.  

 
70 Noone, D., O’Mahony, B., Peyvandi, F., Makris, M., & Bok, A., et al. (2020). Evolution of haemophilia care in Europe: 10 years of the 

principles of care. Orphanet Journal of Rare Diseases, 15, Article 184. https://doi.org/10.1186/s13023-020-01456-y 

https://doi.org/10.1186/s13023-020-01456-y
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3. W ramach zasady trzeciej oceniano sieć multidyscyplinarnych ośrodków kompleksowej opieki i 

leczenia hemofilii. Takie ośrodki posiadało 12 krajów regionu zachodniego Europy oraz 5 krajów 

regionu centralnego. W 2018 roku Polska po raz pierwszy zgłosiła taki ośrodek. Akredytacja 

ośrodków w ramach European Haemophilia Network (EUHANET) znacznie pomogła w 

zrozumieniu struktur opieki na szczeblu krajowym.  

4. Współpraca między przedstawicielami pacjentów, klinicystami i płatnikami przy podejmowaniu 

decyzji dotyczących świadczenia opieki nad hemofilią była oceniana w ramach zasady czwartej. 

W regionie zachodnim 11 krajów wskazało, że wszystkie trzy grupy są zaangażowane w 

podejmowanie decyzji o świadczeniu opieki, natomiast w regionie centralnym było to 7 krajów.  

5. W ramach zasady piątej oceniano dostępność bezpiecznych i skutecznych koncentratów na 

optymalnym poziomie leczenia. W regionie centralnym Europy dostęp do koncentratów 

pochodzących z osocza jest większy. W Polsce wykorzystanie czynnika VIII na 1 mieszkańca  

wynosiło w 2015 roku 5,1 j.m., natomiast do 2018 roku średnia wykorzystania czynnika VIII w 

Europie wzrosła do 5,48 j.m. Z kolei region zachodni Europy wykazał największy wzrost 

wykorzystania czynnika VIII w latach 2009–2018. Ocenie poddano także sposób zakupu czynnika 

VIII. Zaobserwowano trzy warianty zakupów w Europie: refundacja w ramach powszechnego 

systemu opieki zdrowotnej, zakup w szpitalu lub w ramach ubezpieczenia; wiele przetargów 

regionalnych lub przetarg scentralizowany z zakupem większościowym i zakupem 

mniejszościowym w drodze nieskoordynowanych, niezależnych przetargów przy 

scentralizowanym procesie koordynacji zamówień i budżecie centralnym; w regionie centralnym 

– scentralizowane, skoordynowane modele zamówień, natomiast w zachodnim powszechniejsze 

krajowe przetargi.   

6. Zgodnie z zasadą szóstą ocenie poddano dostępność do leczenia w domu. W regionie zachodnim 

większość pacjentów – ponad 75% – miała w analizowanych latach dostęp do leczenia w domu. Z 

kolei w regionie centralnym miała go ponad połowa pacjentów. Brak dostępności leczenia 

domowego najczęściej jest spowodowany niewystarczającą ilością produktów leczniczych lub 

przeszkodami prawnymi.  

7. Dostęp do profilaktyki dla dzieci był przedmiotem oceny według zasady siódmej. W regionie 

centralnym w latach 2009–2018 ulegał on poprawie – w 2009 roku dostęp do profilaktyki dla dzieci 

zapewniały całkowicie 3 kraje, a w 2018 roku już 17. Z kolei w regionie zachodnim dostęp był 

zapewniony w zdecydowanej większości krajów. Natomiast dostępność do profilaktyki dla 

dorosłych w latach 2009–2018 była bardziej zróżnicowana. W regionie centralnym tylko 2 państwa 

miały pełen dostęp do profilaktyki dla dorosłych, w zachodnim w 2015 roku było 6 krajów z 

dostępem do profilaktyki dla dorosłych obejmującej większości pacjentów, a w 2018 roku 9.  
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8. Analiza dostępu do usług specjalistycznych i opieki w nagłych przypadkach wykazała jego wzrost 

– od zapewniających go 37% krajów w 2009 roku do 79% w 2018 roku. Podobny wzrost obserwuje 

się w ortopedii (z 34% do 72%) i pediatrii (z 37% do 86%). Zgłaszany poziom dostępu wzrósł 

również w odniesieniu do innych obszarów opieki, obejmujących specjalistów chorób zakaźnych 

(z 35% do 63%), hepatologię (z 32% do 60%), położnictwo i ginekologię (z 25% do 60%), usługi 

dentystyczne (z 30% do 60%) i chirurgię ogólną (z 35% do 63%). Utrzymują się znaczne utrudnienia 

w dostępie do takich usług, jak fizjoterapia (30% do 58%), poradnictwo genetyczne (20% do 47%) 

oraz wsparcie społeczne i psychologiczne (19% do 33%). Wraz ze starzeniem się populacji może 

rosnąć zapotrzebowanie na dostęp do reumatologii (30% do 40%) i leczenia bólu (16% do 37%).     

9. W ramach dziewiątej zasady ocenie poddano zarządzanie inhibitorami, monitorując dostęp do 

terapii tolerancji immunologicznej (ITI). W regionie centralnym był on zróżnicowany. Tylko w 5 

krajach w 2015 roku oraz 6 krajach w 2018 roku wszyscy pacjenci mieli dostęp do terapii. Z kolei 

w regionie zachodnim Europy w 2016 roku wszyscy pacjenci mieli dostęp do terapii  w 13 krajach, 

a w 2018 roku – już w 14.  

10. Zasada 10 to edukacja i badania naukowe. Ponieważ wdrażanie tej istotnej zasady odbywa się w 

większym stopniu na poziomie europejskim i ponadnarodowym niż na poziomie krajowym, nie 

została ona uwzględniona w tym badaniu, choć zasługuje na osobne opracowanie mające na celu 

monitorowanie jej realizacji. W ramach niniejszej listy została jedynie wymieniona. 

Narodowe programy leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych, kompleksowe 
ośrodki leczenia, rejestry i liczba pacjentów z hemofilią w krajach Unii Europejskiej. 
Przegląd aktualnych danych 

W lipcu 2025 roku wykonano przegląd aktualnych danych z domeny publicznej dotyczących narodowych 

programów leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych, kompleksowych ośrodków leczenia, rejestrów 

oraz liczby pacjentów z hemofilią w krajach Unii Europejskiej. Kluczowe dane dla poszczególnych krajów 

Unii Europejskiej przedstawia tabela 14. 
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TABELA 14. NARODOWE PROGRAMY LECZENIA HEMOFILII  I  INNYCH SKAZ KRWOTOCZNYCH, KOMPLEKSOWE OŚRODKI LECZENIA, REJESTRY I  LICZBA PACJENTÓW Z 
HEMOFILIĄ W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ  

Lp.  Kraj  Nazwa  

programu  

Okres  

obowiązywania  

Główne założenia/inne informacje  

1.  Austria  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 1071.   
• Rejestry: Austrian Haemophilia Registry – utworzony w 2008 roku jako krajowa i wieloośrodkowa baza danych. Celem 

jest zbieranie danych epidemiologicznych o pacjentach z hemofilią (A i B), monitorowanie leczenia i jakości opieki, a 
także analiza skutków terapii. Obejmuje ponad 85% wszystkich pacjentów z hemofilią w Austrii.  

• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 753 osoby72.  

2.  Belgia  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 473.  
• Rejestry: Belgian Rare Bleeding Disorder Registry (BARBER) – utworzony w 2023 roku. Zapewnia kompleksowy 

przegląd populacji osób z zaburzeniami krzepnięcia krwi w Belgii. Umożliwia przeprowadzenie analizy porównawczej 
ośrodków leczenia hemofilii, ułatwia międzynarodowe porównania i współpracę badawczą. Wspiera 
sprawozdawczość na temat skutków ubocznych leczenia i innych badań bezpieczeństwa. Dostarcza informacji na 
potrzeby badań i publikacji naukowych74.  

• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 3302 pacjentów75.  

 
71 Österreichische Hämophilie Gesellschaft. (n.d.). Behandlungszentren. https://bluter.at/wp/behandlungszentren/ 

Duda, H., Hesse, J., Haschberger, B., Hilger, A., & Keipert, C. (2020). The German Hemophilia Registry: Growing with Its Tasks. Journal of clinical medicine, 9(11), 3408. 

https://doi.org/10.3390/jcm9113408 
72 Rejtő, J., Reitter-Pfoertner, S., Kepa, S., Feistritzer, C., Grundbichler, M., Hörbst, A., Jones, N., Muntean, W., Neumeister, P., Oberbichler, S., Schuster, G., Schwarz, R., Thom, K., Zwiauer, K., Streif, 

W., Male, C., & Pabinger, I. (2019). Epidemiology and Treatment of Patients with Haemophilia in Austria-Update from the Austrian Haemophilia Registry. Epidemiologie und Therapie der Hämophilie in 

Österreich—Update aus dem Österreichischen Hämophilie Register. Hamostaseologie, 39(3), 284–293. https://doi.org/10.1055/s-0038-1675354 
73 AHVH. (2025). Centres spécialisés de l’hémophilie.  https://ahvh.be/nouvelles/355-centres-specialises-de-l-hemophilie.html  
74 Sciensano – Belgian Rare Bleeding Disorder Registry. (2024). Belgian Rare Bleeding Disorder Registry (BRBDR). [Patient Registry]. https://www.orpha.net/pdfs/data/prj/BE/BRBDR_short-summary.pdf 
 Iurea, I. M., Severin, E., & Matei, A. (2024). Transforming Hemophilia A Care: Insights into New Therapeutic Options. Life (Basel, Switzerland), 14(12), 1568. https://doi.org/10.3390/life14121568 
75 AHVH. (2025). Centres spécialisés de l’hémophilie.   
 Narodowe Centrum Krwi. (2025). Lista ośrodków realizujących Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–2028. https://www.gov.pl/web/nck/lista-
osrodkow-realizujacych-narodowy-program-leczenia-chorych-na-hemofilie-i-pokrewne-skazy-krwotoczne-na-lata-2024-2028 

https://ahvh.be/nouvelles/355-centres-specialises-de-l-hemophilie.html
https://www.orpha.net/pdfs/data/prj/BE/BRBDR_short-summary.pdf
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Lp.  Kraj  Nazwa  

programu  

Okres  

obowiązywania  

Główne założenia/inne informacje  

3.  Bułgaria  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 276.   
• Rejestry: brak.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.  

4.  Chorwacja  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 177.   
• Rejestry: brak.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.  

5.  Cypr  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: brak.  
• Rejestry: brak.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 4378.  

6.  Czechy  Český národní 
hemofilický 
program79  

2010–2024  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 980.  
• Rejestry: Český národní hemofilický program (ČNHP) – Registry utworzony w Republice Czeskiej w 2010 roku. 

Gromadzi dane dotyczące pacjentów cierpiących na hemofilię, chorobę von Willebranda i inne schorzenia 
powodujące krwawieniej16.  

• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 106681.  
• Główne założenia:  

o wystarczająca, bezpieczna i aktualna, oparta na wiedzy diagnostyka i leczenie pacjentów,  
o profilaktyka i wczesne leczenie powikłań związanych z hemofilią,  
o poprawa jakości życia pacjentów cierpiących na hemofilię i inne wrodzone schorzenia związane z 

krwawieniem,  
o poprawa diagnostyki prenatalnej i poradnictwa dla pacjentów cierpiących na hemofilię i inne wrodzone 

zaburzenia krzepnięcia krwi,  
o racjonalizacja kosztów diagnostyki i leczenia takich chorób,  
o koordynacja wszystkich procesów związanych z leczeniem, profilaktyką i opieką ambulatoryjną,  

 
76Assoc. Prof. Dr. Valeria Kaleva. (n.d.). Care for haemophilia patients improves with each passing year [Wywiad]. Medical University – Varna. 
https://www.mu-varna.bg/EN/Pages/news-interview-doc-kaleva.aspx 

77 Društvo hemofiličara Hrvatske. (n.d.). Centri za liječenje hemofilije [Strona internetowa]. Društvo hemofiličara Hrvatske. https://www.dhh.hr/centri-za-lijecenje 

78 Tomeo, F., Mariz, S., Brunetta, A. L., Stoyanova-Beninska, V., Penttila, K., & Magrelli, A. (2021). Haemophilia, state of the art and new therapeutic opportunities, a regulatory perspective. British journal 
of clinical pharmacology, 87(11), 4183–4196. https://doi.org/10.1111/bcp.14838 
79 Český národní hemofilický program (2021). ČNHP – domovská stránka. https://www.cnhp.cz/ 

80  Hemofilie. (n.d.). Lékařská pomoc: Léčebná centra pro dospělé. https://www.hemofilie.cz/lekarska-pomoc#lecebna-centra-pro-dospele 

81 Český národní hemofilický program. (n.d.). Hemofilie.cz – hlavní informace o hemofilii v České republice. Hemofilie.cz. https://www.hemofilie.cz/ 

https://www.dhh.hr/centri-za-lijecenje
https://www.hemofilie.cz/
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Lp.  Kraj  Nazwa  

programu  

Okres  

obowiązywania  

Główne założenia/inne informacje  

o centralizacja opieki w sieci akredytowanych miejsc pracy.  

7.  Dania  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 282.  
• Rejestry: brak.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 100083. 

8.  Estonia  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 584.  
• Rejestry: brak.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 9785.  

9.  Finlandia  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 5.  
• Rejestry: brak.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 40086.  

10.  Francja  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 3487. 
• Rejestry: FranceCoag utworzony w 2003 roku. Rejestr obejmuje hemofilię A i B, chorobę von Willebranda oraz inne 

rzadkie zaburzenia krzepnięcia, zbiera dane w 34 ośrodkach. 
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 750088.  

11.  Grecja  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 489.  
• Rejestry: brak.  

 
82 Danish Haemophilia Society. (n.d.). Haemophilia treatment centres in Denmark. Danish Haemophilia Society. https://www.bloderforeningen.dk/about-us/haemophilia-treatment-centres/ 

83 Danmarks Bløderforening. (n.d.). Om foreningen. Danmarks Bløderforening. https://www.bloderforeningen.dk/om-foreningen/ 

84 Eesti Hemofiiliaühing. (n.d.). Haiglad Eestis. Eesti Hemofiiliaühing. https://www.hemofiilia.ee/eng/haiglad-eestis/ 

85 Tomeo, F., Mariz, S., Brunetta, A. L., Stoyanova-Beninska, V., Penttila, K., & Magrelli, A. (2021). Haemophilia, state of the art and new therapeutic opportunities, a regulatory perspective. British journal 

of clinical pharmacology, 87(11), 4183–4196. https://doi.org/10.1111/bcp.14838 

86 Estonian Haemophilia Society. (n.d.). Hospitals in Estonia. https://www.hemofiilia.ee/eng/haiglad-eestis/  

87 FranceCoag. (n.d.). Centres partenaires. FranceCoag. https://www.francecoag.org/presentation-de-france-coag/centres-partenaires/ 

88 MHEMO. (n.d.). L'hémophilie. MHEMO. https://mhemo.fr/les-pathologies/lhemophilie/ 

89 Greek Haemophilia Society. (n.d.). Greek treatment centers. https://hemophiliasociety.gr/wp/en/greek-treatment-centers/ 

https://www.bloderforeningen.dk/about-us/haemophilia-treatment-centres/
https://www.hemofiilia.ee/eng/haiglad-eestis/
https://www.hemofiilia.ee/eng/haiglad-eestis/
https://www.francecoag.org/presentation-de-france-coag/centres-partenaires/
https://mhemo.fr/les-pathologies/lhemophilie/
https://hemophiliasociety.gr/wp/en/greek-treatment-centers/
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Lp.  Kraj  Nazwa  

programu  

Okres  

obowiązywania  

Główne założenia/inne informacje  

• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 104690.  

12.  Hiszpania  Programa para  

la atención 
integral al  

paciente con 
hemofilia91 

2021 • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 6792.  
• Rejestry: Spanish Acquired Haemophilia A Registry (AHASR) utworzony w 2014 roku i funkcjonujący do 2020 roku – 

narodowy rejestr pacjentów z nabytą hemofilią A, zawierający informacje o 154 pacjentach.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 300093.  
• Główne założenia:   

o rozwiązywanie z perspektywy multidyscyplinarnej bieżących problemów związanych z opieką nad 
pacjentami z hemofilią,   

o określenie optymalnego standardu kompleksowej opieki nad pacjentami z hemofilią w celu zapewnienia 
opieki zdrowotnej dostosowanej do ich potrzeb,  

o rozpowszechnianie wiedzy wysokiej jakości na temat hemofilii i potrzeb pacjentów w celu promowania 
lepszego zarządzania powiązaną z nią zachorowalnością.  

13.  Irlandia  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 494. 
• Rejestry: National Haemophilia Register utworzony w 2005 roku95.  

 
90 Greek Haemophilia Society. (n.d.). Γνώρισε την αιμορροφιλία. https://hemophiliasociety.gr/wp/service/gnorise-tin-aimorrofilia 

91 Sobi. (2023). Programa para la atención integral al paciente con hemofilia. https://www.sobi.com/sites/sobi/files/2023-06/20210427_ATENCION%20INTEGRAL%20SOBI.pdf 

92 Federación Española de Hemofilia. (n.d.). Centros de tratamiento. https://fedhemo.com/centros-de-tratamiento/ 

93 Federación Española de Hemofilia. (2023). Pacientes de hemofilia y sanitarios reclaman un 'registro nacional' y más recursos. https://fedhemo.com/pacientes-de-hemofilia-y-sanitarios-reclaman-
un-registro-nacional-y-mas-recursos/ 

94 National Haemophilia Council. (n.d.). Treatment centres. https://www.nationalhaemophiliacouncil.ie/treatment-centres/ 

95 Health Information and Quality Authority. (n.d.). National Haemophilia Register. https://www.hiqa.ie/areas-we-work/health-information/data-collections/national-haemophilia-register 

https://hemophiliasociety.gr/wp/service/gnorise-tin-aimorrofilia/
https://www.sobi.com/sites/sobi/files/2023-06/20210427_ATENCION%20INTEGRAL%20SOBI.pdf
https://fedhemo.com/centros-de-tratamiento/
https://fedhemo.com/pacientes-de-hemofilia-y-sanitarios-reclaman-un-registro-nacional-y-mas-recursos/
https://fedhemo.com/pacientes-de-hemofilia-y-sanitarios-reclaman-un-registro-nacional-y-mas-recursos/
https://www.nationalhaemophiliacouncil.ie/treatment-centres/
https://www.hiqa.ie/areas-we-work/health-information/data-collections/national-haemophilia-register
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Lp.  Kraj  Nazwa  

programu  

Okres  

obowiązywania  

Główne założenia/inne informacje  

• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 86096. 

14.  Litwa  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 297.  
• Rejestry: brak informacji.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.  

15.  Luksemburg  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: brak informacji.  
• Rejestry: brak.   
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.  

16.  Łotwa  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 398.  
• Rejestry: brak.   
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 19899.  

17.  Malta  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 1100.  
• Rejestry: brak.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi:100101.  

18.  Holandia -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 9.  

 
96 Tomeo, F., Mariz, S., Brunetta, A. L., Stoyanova-Beninska, V., Penttila, K., & Magrelli, A. (2021). Haemophilia, state of the art and new therapeutic opportunities, a regulatory perspective. British journal 
of clinical pharmacology, 87(11), 4183–4196. https://doi.org/10.1111/bcp.14838 

97 European Haemophilia Network. (2024). EUHANET Certified Centres. https://www.euhass.org/aspxpages/certcentres.aspx 

98 Hemofilijas pacientu un speciālistu atbalsta biedrība HEMA. (n.d.). Ārstēšanas centri. Hema.lv. https://www.hema.lv/lv/centra/arstesanas-centri 

99 Doctus. (n.d.). Cilvēku ar asins recēšanas traucējumiem ir vairāk nekā reģistrēti. Doctus. https://www.doctus.lv/raksts/zinas/cilveku-ar-asins-recesanas-traucejumiem-ir-vairak-neka-registreti-
4775/ 

100 World Federation of Hemophilia. (2023). Malta Bleeding Disorders Society becomes an associate national member organization. https://wfh.org/article/malta-bleeding-disorders-society-becomes-
an-associate-national-member-organization/ 

101 The Haemophilia Society. (2023). New Malta twinning project launched. https://haemophilia.org.uk/malta-twinning/ 

https://www.euhass.org/aspxpages/certcentres.aspx
https://www.hema.lv/lv/centra/arstesanas-centri
https://www.doctus.lv/raksts/zinas/cilveku-ar-asins-recesanas-traucejumiem-ir-vairak-neka-registreti-4775/
https://www.doctus.lv/raksts/zinas/cilveku-ar-asins-recesanas-traucejumiem-ir-vairak-neka-registreti-4775/
https://wfh.org/article/malta-bleeding-disorders-society-becomes-an-associate-national-member-organization/
https://wfh.org/article/malta-bleeding-disorders-society-becomes-an-associate-national-member-organization/
https://haemophilia.org.uk/malta-twinning/
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• Rejestry: HemoNED – Dutch Hemophilia Registry utworzony w 2016 roku. Rejestr jest odpowiedzialny za: 
monitorowanie jakości opieki nad pacjentami z hemofilią i pokrewnymi zaburzeniami krzepnięcia, zbieranie danych 
dotyczących diagnozy, leczenia, wyników terapii oraz działań niepożądanych, porównywanie jakości opieki między 
różnymi ośrodkami leczenia hemofilii w kraju oraz z innymi krajami, a także wsparcie badań naukowych i oceny 
kosztów leczenia102.  

• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.  

19.  Niemcy  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innymi skaz krwotocznych: 72103.  
• Rejestry: Niemiecki Rejestr Hemofilii (Deutsches Hämophilieregister, DHR) utworzony w 2008 roku.  Rejestr zbiera 

dane dotyczące diagnozy, historii medycznej i leczenia pacjentów. Dane są pseudonimizowane, co umożliwia 
długoterminowe śledzenie pacjentów i ocenę skuteczności różnych terapii104. 

• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 6000105.  

20.  Polska  Narodowy 
Program 
Leczenia 

Chorych na 
Hemofilię i 
Pokrewne 

Skazy 

2024–2028  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: w 2022 roku powołano 26 specjalistycznych ośrodków 
leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych zarówno dla dzieci, jak i dorosłych107.  

• Rejestry: brak.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 6000108.  
• Główne założenie: zapewnienie opieki i poprawa standardu leczenia chorych na hemofilię i inne skazy krwotoczne.  
• Cele szczegółowe:  

o poprawa jakości życia osób chorych na hemofilię i pokrewne skazy krwotoczne,  

 
102 Stichting HemoNED. (n.d.). Objectives of HemoNED. https://hemoned.nl/en/hemoned/objectives/ 

103 Zimmermann, R., Eifrig, B., Lenk, H., Pollmann, H., Scharrer, I., & Huth-Kühne, A. (2012). Register von Hämophilie-Zentren in Deutschland [Haemophilia treatment centres in 
Germany]. Hamostaseologie, 32 Suppl 1, S12–S19. https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/22960780/ 

104 Duda, H., Hesse, J., Haschberger, B., Hilger, A., & Keipert, C. (2020). The German Hemophilia Registry: Growing with Its Tasks. Journal of clinical medicine, 9(11), 3408. 
https://doi.org/10.3390/jcm9113408 

105 Deutsche Hämophiliegesellschaft e.V. (DHG). (n.d.). Hämophilie. https://www.dhg.de/blutungskrankheiten/haemophilie.html 

107 Hemostaza.edu.pl. (n.d.). Ośrodki leczenia hemofilii. https://hemostaza.edu.pl/osrodki-leczenia-hemofilii 

108 Medycyna Praktyczna. (2023). Leczenie hemofilii w Polsce. https://www.mp.pl/pacjent/hematologia/aktualnosci/347119,leczenie-hemofilii-w-polsce 

https://hemoned.nl/en/hemoned/objectives/
https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/22960780/
https://www.dhg.de/blutungskrankheiten/haemophilie.html
https://www.mp.pl/pacjent/hematologia/aktualnosci/347119,leczenie-hemofilii-w-polsce
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Krwotoczne na 
lata 2024–

2028106  

o zaopatrzenie w leki niezbędne dla chorych na hemofilię i pokrewne skazy krwotoczne,  
o wzmocnienie nadzoru nad stosowaniem produktów leczniczych u ww. grupy chorych,  
o podniesienie wiedzy personelu medycznego zaangażowanego w sprawowanie specjalistycznej opieki nad 

tą grupą chorych.  
• Budżet roczny: 517 mln zł w 2025 r.  

21.  Portugalia  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 17109.  
• Rejestry: brak.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 3196110.  

22.  Rumunia  Programul 
Naţional de 

Tratament al 
Hemofiliei şi  

Talasemiei111  

2013 (co rok odnawiany)  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 8.  
• Rejestry: Został powołany i wspierany przez Romanian Society of Hematology we współpracy z Novo Nordisk 

Haemophilia Foundation, realizując projekt establishing a national registry utworzony w 2018 roku i kontynuowany do 
2022 roku112.  

• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 1230113.  
• Główne założenia: zapewnienie kompleksowego leczenia pacjentów z hemofilią i talasemią.  
• Cele szczegółowe:  

 
106 Ministerstwo Zdrowia. (2024). Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–2028. https://www.gov.pl/web/zdrowie/narodowy-pogram-leczenia-
chorych-na-hemofilie-i-pokrewne-skazy-krwotoczne-na-lata-2024-2028 

109 Associação Portuguesa de Hemofilia. (n.d.). Centros de tratamento. APHemofilia. https://aphemofilia.pt/centros-de-tratamento/ 

110 Teixeira, L., Ferreira, C., Santos, B. S., & Saavedra, V. (2012). Web-enabled registry of inherited bleeding disorders in Portugal: conditions and perception of the patients. Haemophilia: the official 
journal of the World Federation of Hemophilia, 18(1), 56–62. https://doi.org/10.1111/j.1365-2516.2011.02574.x 

111 Casa Națională de Asigurări de Sănătate. (2022). Programul național de tratament al hemofiliei și talasemiei. Casa Națională de Asigurări de Sănătate. https://cnas.ro/wp-
content/uploads/2022/04/Programul-national-de-tratament-al-hemofiliei-si-talasemiei-.pdf 

112 Novo Nordisk Haemophilia Foundation. (2020). Strengthen haemophilia care in the north and establish a national registry in Romania. Romanian Society of Hematology. 
https://nnhf.org/programmes 

113 Iurea, I.-M., Severin, E., & Matei, A. (2024). Transforming Hemophilia A care: Insights into new therapeutic options. Life, 14(12), 1568. https://doi.org/10.3390/life14121568 

https://www.gov.pl/web/zdrowie/narodowy-pogram-leczenia-chorych-na-hemofilie-i-pokrewne-skazy-krwotoczne-na-lata-2024-2028
https://www.gov.pl/web/zdrowie/narodowy-pogram-leczenia-chorych-na-hemofilie-i-pokrewne-skazy-krwotoczne-na-lata-2024-2028
https://aphemofilia.pt/centros-de-tratamento/
https://cnas.ro/wp-content/uploads/2022/04/Programul-national-de-tratament-al-hemofiliei-si-talasemiei-.pdf
https://cnas.ro/wp-content/uploads/2022/04/Programul-national-de-tratament-al-hemofiliei-si-talasemiei-.pdf
https://nnhf.org/programmes
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Lp.  Kraj  Nazwa  

programu  

Okres  

obowiązywania  

Główne założenia/inne informacje  

o leczenie substytucyjne – dostarczanie koncentratów czynników krzepnięcia (FVIII i FIX) dla pacjentów z 
hemofilią oraz chelatorów żelaza dla pacjentów z talasemią,  

o leczenie chirurgiczne i ortopedyczne – zapewnienie dostępu do operacji ortopedycznych, w tym 
endoprotezoplastyki stawów oraz rehabilitacji,  

o leczenie stomatologiczne – zapewnienie opieki stomatologicznej dla pacjentów z hemofilią,  
o leczenie w warunkach szpitalnych i ambulatoryjnych – zapewnienie dostępu do leczenia zarówno w 

szpitalach, jak i w placówkach ambulatoryjnych.  
• Budżet roczny: 92 169 800,5 RON (około 18,5 miliona euro) w 2025 r.  

23.  Słowacja  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: Narodowe Centrum Hemofilii w Bratysławie, 3 regionalne 
ośrodki kompleksowej opieki, 38 lokalnych centr hemofilii.  

• Rejestry: National Registry of Bleeding Disorders utworzony po 1974 roku.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 2058114.  

24.  Słowenia  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 2.  
• Rejestry: HEAMOPHAMICUS - rejestr gromadzi dane takie jak demografia, hospitalizacje i zużycie czynników 

krzepnięcia115.   
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 237116. 

25.  Szwecja  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: Certyfikowane Europejskie Centrum Kompleksowej Opieki 
nad Hemofilią (EHCCC) - 2 ośrodki117.  

 
114 Durante, L., Sedmina, M., Vaskova, A., Ziemele, B., & Tollwé, A. (2019, December 17). Raising awareness globally for women with inherited bleeding disorders: World Federation of Hemophilia 

Symposium. The Journal of Haemophilia Practice, 6(2), 18–23. https://doi.org/10.17225/jhp00140 

115 Stichting HaemophAmicus. (n.d.). Zakaj, kako in kam s podatki posameznika o zdravljenju hemofilije? https://haemophamicus.eu/blog/zakaj-kako-in-kam-s-podatki-posameznika-o-zdravljenju-
hemofilije 

116 Tomeo, F., Mariz, S., Brunetta, A. L., Stoyanova-Beninska, V., Penttila, K., & Magrelli, A. (2021). Haemophilia, state of the art and new therapeutic opportunities, a regulatory perspective. British 
journal of clinical pharmacology, 87(11), 4183–4196. https://doi.org/10.1111/bcp.14838 

117 Karolinska University Hospital. (n.d.). Hemophilia. https://www.karolinskahospital.com/care-at-karolinska/conditions/hemophilia 

https://doi.org/10.17225/jhp00140
https://www.karolinskahospital.com/care-at-karolinska/conditions/hemophilia
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Główne założenia/inne informacje  

• Rejestry: Svenska Hemofiliregistret, tj. krajowy rejestr jakościowy hemofilii (A, B) oraz choroby von Willebranda 
utworzony w 2022 roku118.   

• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 2000.  

26.  Węgry  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: National Hemophilia Center - 2 ośrodki.  
• Rejestry: brak.  
• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.  

27.  Włochy  -  -  • Ośrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 54.  
• Rejestry: National Registry of Congenital Coagulopathies (NRCC) utworzony w 2005 roku. Rejestr ma na celu 

gromadzenie informacji epidemiologicznych i klinicznych na temat częstości występowania, powikłań i leczenia tych 
schorzeń.   

• Liczba pacjentów z hemofilią i innymi skazami krwotocznymi: 4879119.  

Źródło: Opracowanie własne. 

  

 
118 Swedish Research Council. (2020). RUT – Register Utiliser Tool. Registerforskning.se. https://rut.registerforskning.se/metadatakatalog/register/52caaa41-9557-4f0e-8b94-a34f94cc3fb0/? 

119 Giampaolo, A., Abbonizio, F., Arcieri, R., & Hassan, H. J. (2017). Italian Registry of Congenital Bleeding Disorders. Journal of clinical medicine, 6(3), 34. https://doi.org/10.3390/jcm6030034 

https://rut.registerforskning.se/metadatakatalog/register/52caaa41-9557-4f0e-8b94-a34f94cc3fb0/
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Wyniki przeglądu  

1. Spośród 27 krajów Unii Europejskiej aż 89% umożliwia leczenie hemofilii w warunkach 

domowych. Leczenie hemofilii w ten sposób nie jest możliwe jedynie w Rumunii. Natomiast dla 

krajów takich jak Malta i Cypr nie odnaleziono informacji o takiej możliwości. 

2. W 23 krajach Unii Europejskiej zakupy leków i preparatów krwi do leczenia hemofilii i innych skaz 

krwotocznych są realizowane na poziomie centralnym. W krajach takich jak Hiszpania i Włochy 

zakup leków i preparatów krwi odbywa się na poziomie regionalnym poprzez regionalne systemy 

zarządzania opieką zdrowotną. W Szwecji zakup leków i preparatów krwi jest realizowany zarówno 

na poziomie centralnym, jak i regionalnym. Nie odnaleziono informacji o sposobach zakupu 

jedynie dla Cypru. 

3. W 74% krajów Unii Europejskiej (tj. 20 państwach) działa rada naukowa lub krajowa zajmująca się 

hemofilią i innymi skazami krwotocznymi albo funkcjonują ośrodki koordynujące opiekę nad tymi 

pacjentami. W 6 krajach, takich jak Bułgaria, Chorwacja, Dania, Estonia, Luksemburg i Łotwa, na 

poziomie krajowym nie ma rady naukowej, a dla Cypru nie odnaleziono informacji. 

TABELA 15. ELEMENTY SYSTEMU OPIEKI NAD PACJENTAMI Z  HEMOFILIĄ W KRAJACH UE  

Lp.  Kraj  Ośrodki 
kompleksowej 

opieki nad 
chorymi  

Dostęp do 
leczenia  

 w domu  

Zakupy leków i 
preparatów krwi 

na poziomie 
centralnym/  

krajowym  

Ośrodki 
koordynujące/rada 
naukowa/krajowa   

1.  Austria  tak  tak  tak  tak  

2. Belgia  tak  tak  tak  tak  

3. Bułgaria  nie  tak  tak  nie  

4. Chorwacja  tak  tak  tak  nie  

5. Cypr  nie  brak informacji  brak informacji  brak informacji  

6. Czechy  tak  tak  tak  tak  

7. Dania  tak  tak  tak  nie  

8. Estonia  tak  tak  tak  nie  

9. Finlandia  tak  tak  tak  tak  

10.  Francja  tak  tak  tak  tak  

11.  Grecja  tak  tak  tak  tak  

12.  Hiszpania  tak  tak  nie  tak  

13.  Irlandia  tak  tak  tak  tak  

14.  Litwa  tak  tak  tak  tak  

15.  Luksemburg  nie  tak  tak  nie  



HEMOFILIA  –  STAN OBECNY I KIERUNKI ROZWOJU  wersja 1.0 

67  

16.  Łotwa  tak  tak  tak  nie  

17.  Malta  tak  brak informacji  tak  tak  

18.  Holandia tak  tak  tak  tak  

19.  Niemcy  tak  tak  tak  tak  

20.  Polska  tak  tak  tak  tak  

21.  Portugalia  tak  tak  tak  tak  

22.  Rumunia  tak  nie  tak  tak  

23.  Słowacja  tak  tak  tak  tak  

24.  Słowenia  tak  tak  tak  tak  

25.  Szwecja  tak  tak  regionalnie i centralnie  tak  

26.  Węgry  tak  tak  tak  tak  

27.  Włochy  tak  tak  nie  tak  

Źródło: Opracowanie własne. 

4. W Unii Europejskiej spośród 27 krajów tylko 4 posiadają narodowy plan lub program leczenia 

hemofilii i innych skaz krwotocznych. Należą do nich Czechy (Český národní hemofilický program), 

Hiszpania (Programa para la atención integral al paciente con hemofilia), Polska (Narodowy 

Pogram Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–2028) oraz 

Rumunia (Programul Naţional de Tratament al Hemofiliei şi Talasemiei). Pozostałe kraje nie 

posiadają krajowego planu lub programu leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych – 

zagadnienia te są najczęściej poruszane w ramach narodowych programów dla chorób rzadkich.  

5. Spośród 27 krajów Unii Europejskiej tylko 2 nie posiadają ośrodków leczenia hemofilii i innych skaz 

krwotocznych – Luksemburg oraz Cypr. Najwięcej ośrodków leczenia odnotowano w Niemczech – 

72, kolejno w Hiszpanii – 67 oraz we Włoszech – 54. W Polsce liczba ośrodków wyniosła 26. 
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RYSUNEK 3 . L ICZBA OŚRODKÓW LECZENIA HEMOFILII  I INNYCH SKAZ KRWOTOCZNYCH W KRAJACH UNII 
EUROPEJSKIEJ     

Źródło: Opracowanie własne.  

6. 52% krajów Unii Europejskiej nie posiada rejestrów pacjentów z hemofilią i innymi skazami 

krwotocznymi, jest ich 14. Natomiast pozostałych 13 krajów posiada takie rejestry; są to: Austria, 

Belgia, Czechy, Francja, Hiszpania, Irlandia, Holandia, Rumunia, Słowacja, Słowenia, Szwecja, 

Włochy.  

 

 

 

 

0
0

1
1

2
2
2
2

3
3
3

4
4
4

5
5

8
9
9

10
13

17
34

42
54

67
72

0 10 20 30 40 50 60 70 80

Cypr
Luksemburg

Chorwacja
Malta

Bułgaria
Dania
Litwa

Słowenia
Łotwa

Szwecja
Węgry
Belgia

Grecja
Irlandia
Estonia

Finlandia
Rumunia

Czechy
Holandia

Austria
Polska

Portugalia
Francja

Słowacja
Włochy

Hiszpania
Niemcy

Liczba ośrodków

Kr
aj

 w
 U

E



HEMOFILIA  –  STAN OBECNY I KIERUNKI ROZWOJU  wersja 1.0 

69  

5. Finansowanie leczenia hemofilii ze 
środków publicznych w Polsce 

Dr n. med. Jakub Gierczyński, MBA 

W Polsce finansowanie leczenia hemofilii ze środków publicznych odbywa się poprzez:  

o Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne 2024–2028,  
o Program lekowy B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B”. 
 

5.1. Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy 
Krwotoczne 2024–2028 

Krajowy program leczenia hemofilii, znany jako Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i 

Pokrewne Skazy Krwotoczne, jest realizowany w Polsce od 2005 roku, a obecna edycja obejmuje lata 

2024–2028120. Według Ministerstwa Zdrowia, głównym celem tego Programu jest zapewnienie opieki i 

poprawa standardu leczenia chorych na hemofilię i pokrewne skazy krwotoczne.  

Celami szczegółowymi Programu są:   

 poprawa jakości życia osób chorych na hemofilię i pokrewne skazy krwotoczne,  

 zaopatrzenie w leki niezbędne dla chorych na hemofilię i pokrewne skazy krwotoczne,  

 wzmocnienie nadzoru nad stosowaniem produktów leczniczych u ww. grupy chorych oraz 

podniesienie poziomu wiedzy personelu medycznego zaangażowanego w sprawowanie 

specjalistycznej opieki nad tą grupą chorych. 

Efekty realizacji programu to: 

 Zwiększenie dostępu do skutecznych terapii. Program umożliwia pacjentom dotkniętym hemofilią i 

innymi skazami krwotocznymi dostęp do wysokiej jakości terapii, włączenie nowoczesnych metod 

leczenia, a także zmniejszenie uciążliwości związanych z odbiorem produktów leczniczych celem 

prowadzenia profilaktyki i leczenia domowego. 

 Poprawa jakości życia pacjentów. Dzięki zapewnieniu skutecznych leków i odpowiedniej opieki 

medycznej pacjenci mogą doświadczyć poprawy jakości swojego życia. Redukcja częstości i 

 
120 Ministerstwo Zdrowia. (2024). Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–

2028. https://www.gov.pl/web/zdrowie/narodowy-pogram-leczenia-chorych-na-hemofilie-i-pokrewne-skazy-krwotoczne-na-lata-

2024-2028 

https://www.gov.pl/web/zdrowie/narodowy-pogram-leczenia-chorych-na-hemofilie-i-pokrewne-skazy-krwotoczne-na-lata-2024-2028
https://www.gov.pl/web/zdrowie/narodowy-pogram-leczenia-chorych-na-hemofilie-i-pokrewne-skazy-krwotoczne-na-lata-2024-2028
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intensywności krwawień przyczynia się do zwiększenia zdolności funkcjonowania w codziennym 

życiu.  

 Zmniejszenie chorobowości dzięki opiece w specjalistycznych ośrodkach. Program umożliwia 

skupienie wysoko wykwalifikowanych specjalistów medycznych oraz zasobów w specjalistycznych 

ośrodkach dedykowanych chorym na hemofilię i inne pokrewne skazy krwotoczne. Dzięki temu 

pacjenci mają dostęp do specjalistycznej wiedzy, kompleksowej opieki oraz innowacyjnych terapii, co 

przekłada się na zmniejszenie ryzyka powikłań zdrowotnych i poprawę wyników leczenia.  

 Edukacja i wsparcie. Wzmocnienie nadzoru nad stosowaniem produktów leczniczych u ww. grupy 

chorych oraz podniesienie wiedzy personelu medycznego zaangażowanego w sprawowanie 

specjalistycznej opieki nad tą grupą chorych. 

Realizację Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne nadzoruje 

Narodowe Centrum Krwi (NCK). Jest ono państwową jednostką budżetową podległą ministrowi 

właściwemu do spraw zdrowia. Powstało na mocy Zarządzenia Ministra Zdrowia121. Narodowe Centrum 

Krwi realizuje zadania Ministra Zdrowia określone w Ustawie o publicznej służbie krwi122, związane z 

koordynacją zaopatrzenia Rzeczypospolitej Polskiej w bezpieczną krew, jej składniki i produkty 

krwiopochodne123. 

Ośrodki kliniczne realizujące Narodowy Program Leczenia Chorych na 
Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–2028  

Według Narodowego Centrum Krwi, Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy 

Krwotoczne na lata 2024–2028 realizuje aktualnie 27 ośrodków klinicznych124. 

 
121 Minister Zdrowia. (2010, 8 lipca). Zarządzenie Ministra Zdrowia w sprawie Narodowego Centrum Krwi (Dz. U. 2010 nr 9 poz. 60, z 
późn. zm.) https://sip.lex.pl/akty-prawne/dzienniki-resortowe/narodowe-centrum-krwi-34415442 

122 Sejm Rzeczypospolitej Polskiej. (1997, 22 sierpnia). Ustawa o publicznej służbie krwi (Dz. U. 2019, poz. 1222), art. 24. 
https://isap.sejm.gov.pl/isap.nsf/DocDetails.xsp?id=WDU19970990822 

123 Narodowe Centrum Krwi. (2021). O NCK. https://www.gov.pl/web/nck/o-narodowym-centrum-krwi 

124 Narodowe Centrum Krwi. (n.d.). Lista ośrodków realizujących Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy 
Krwotoczne na lata 2024–2028. https://www.gov.pl/web/nck/lista-osrodkow-realizujacych-narodowy-program-leczenia-chorych-
na-hemofilie-i-pokrewne-skazy-krwotoczne-na-lata-2024-2028 

https://sip.lex.pl/akty-prawne/dzienniki-resortowe/narodowe-centrum-krwi-34415442
https://www.gov.pl/web/nck/o-narodowym-centrum-krwi
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TABELA 16 . L ISTA OŚRODKÓW REALIZUJĄCYCH NARODOWY PROGRAM LECZENIA CHORYCH NA HEMOFILIĘ I 
POKREWNE SKAZY KRWOTOCZNE NA LATA 2024 –2028, DANE NCK 

Województwo  Ośrodek leczenia chorych na hemofilię 
i pokrewne skazy krwotoczne 

Rodzaj 
ośrodka (dla 
dzieci / dla 
dorosłych) 

Poziom 
referencyjności 

podlaskie Uniwersytecki Szpital Kliniczny w Białymstoku                                                
z siedzibą przy ul. M. Skłodowskiej 24a, 15-276 Białystok 

dla dorosłych II 

podlaskie Uniwersytecki Dziecięcy Szpital Kliniczny im. Ludwika 
Zamenhofa Białymstoku z siedzibą przy ul. Waszyngtona 

17, 15-274 Białystok 

dla dzieci  II 

kujawsko-pomorskie Szpital Uniwersytecki nr 2 im. dr Jana Biziela w Bydgoszczy 
z siedzibą przy ul. Ujejskiego 75, 85-168 Bydgoszcz 

dla dorosłych  II 

kujawsko-pomorskie Szpital Uniwersytecki nr 1 im. dr Antoniego Jurasza w 
Bydgoszczy z siedzibą przy ul. M. –Skłodowskiej-Curie 9, 

85-094 Bydgoszcz 

dla dzieci  II 

pomorskie Uniwersyteckie Centrum Kliniczne w Gdańsku                                                                        
z siedzibą przy ul. Dębinki 7, 80-952 Gdańsk 

dla dzieci / dla 
dorosłych  

I 

lubuskie Wielospecjalistyczny Szpital Wojewódzki w Gorzowie Wlkp. 
Spółka z ograniczoną odpowiedzialnością                                                                                                 

z siedzibą przy ul. Dekerta 1, 66-400 Gorzów Wielkopolski 

dla dorosłych  II 

lubuskie Szpital Uniwersytecki im. Karola Marcinkowskiego w 
Zielonej Górze Spółka z ograniczoną odpowiedzialnością 

z siedzibą przy ul. Zyty 26, 65-046 Zielona Góra 

dla dzieci / dla 
dorosłych  

I 

śląskie  Samodzielny Publiczny Szpital Kliniczny im. Andrzeja 
Mielęckiego Śląskiego Uniwersytetu Medycznego w 

Katowicach z siedzibą przy ul. Francuskiej 20-24,  

40-027 Katowice 

dla dorosłych  I 

śląskie  Samodzielny Publiczny Szpital Kliniczny nr 1 im. prof. 
Stanisława Szyszko Śląskiego Uniwersytetu Medycznego w 

Katowicach z siedzibą przy ul. 3-go Maja 13-15,  

41-800 Zabrze 

dla dzieci  I 

świętokrzyskie Świętokrzyskie Centrum Onkologii Samodzielny Publiczny 
Zakład Opieki Zdrowotnej w Kielcach                                                                                                                   

z siedzibą przy ul. Artwińskiego 3, 25-734 Kielce 

dla dorosłych  II 

świętokrzyskie Wojewódzki Szpital Zespolony w Kielcach                                                                    
z siedzibą przy ul. Grunwaldzkiej 45, 25-736 Kielce 

dla dzieci  II 

małopolskie Samodzielny Publiczny Zakład Opieki Zdrowotnej Szpital 
Uniwersytecki w Krakowie                                                                                                                                                                                                 

z siedzibą przy ul. Kopernika 36, 31-501 Kraków 

dla dorosłych  II 

małopolskie Uniwersytecki Szpital Dziecięcy w Krakowie                                                                                                                         
z siedzibą przy ul. Wielickiej 265, 30-663 Kraków                             

dla dzieci  II 

lubelskie Uniwersytecki Szpital Kliniczny nr 1 w Lublinie                                             
z siedzibą przy ul. Stanisława Staszica 16, 20-081 Lublin 

dla dorosłych  I i II 

lubelskie Uniwersytecki Szpital Dziecięcy w Lublinie                                                     
z siedzibą przy ul. prof. Antoniego Gębali 6, 20-093 Lublin 

dla dzieci II 

łódzkie  Samodzielny Publiczny Zakład Opieki Zdrowotnej Centralny 
Szpital Kliniczny Uniwersytetu Medycznego w Łodzi z 

siedzibą przy ul. Pomorskiej 251, 92-213 Łódź 

dla dzieci  II 
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Województwo  Ośrodek leczenia chorych na hemofilię 
i pokrewne skazy krwotoczne 

Rodzaj 
ośrodka (dla 
dzieci / dla 
dorosłych) 

Poziom 
referencyjności 

łódzkie  Wojewódzkie Wielospecjalistyczne Centrum Onkologii i 
Traumatologii im. Mikołaja Kopernika w Łodzi z siedzibą 

przy ul. Pabianickiej 62, 93-513 Łódź 

dla dorosłych  II 

warmińsko-
mazurskie 

Wojewódzki Specjalistyczny Szpital Dziecięcy im. prof. dr. 
Stanisława Popowskiego w Olsztynie                                                                                         

z siedzibą przy ul. Żołnierskiej 18a, 10-561 Olsztyn 

dla dzieci  II 

warmińsko-
mazurskie 

Szpital Kliniczny Ministerstwa Spraw Wewnętrznych i 
Administracji z Warmińsko-Mazurskim Centrum Onkologii 
w Olsztynie z siedzibą przy al. Wojska Polskiego 37, 10-228 

Olsztyn 

dla dorosłych  I 

wielkopolskie  Specjalistyczny Zespół Opieki Zdrowotnej nad Matką i 
Dzieckiem w Poznaniu z siedzibą przy ul. Adama Wrzoska 1, 

60-663 Poznań 

dla dzieci  II 

wielkopolskie  Uniwersytecki Szpital Kliniczny w Poznaniu                                                                                             
z siedzibą przy ul. Przybyszewskiego 49, 60-355 Poznań 

dla dorosłych  I 

podkarpackie Kliniczny Szpital Wojewódzki nr 2 im. Św. Jadwigi Królowej 
w Rzeszowie z siedzibą przy ul. Lwowskiej 60,  

35-301 Rzeszów 

dla dzieci  II 

zachodniopomorskie Uniwersyteckim Szpitalem Klinicznym nr 1 im. prof. 
Tadeusza Sokołowskiego PUM w Szczecinie                                                                                                                                    

z siedzibą przy ul. Unii Lubelskiej 1, 71-252 Szczecin 

dla dzieci / dla 
dorosłych  

II 

kujawsko-
pomorskiego 

Wojewódzki Szpital Zespolony im. L. Rydygiera w Toruniu z 
siedzibą przy ul. św. Józefa 53-59, 87-100 Toruń 

dla dorosłych  II 

mazowieckie Uniwersyteckie Centrum Kliniczne Warszawskiego 
Uniwersytetu Medycznego z siedzibą przy ul. Banacha 1A, 

02-097 Warszawa 

dla dzieci  II 

mazowieckie Instytut Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie                                       
z siedzibą przy ul. Indiry Gandhi 14, 02-776 Warszawa 

dla dorosłych  II 

dolnośląskie Uniwersytecki Szpital Kliniczny im. Jana Mikulicza 
Radeckiego we Wrocławiu z siedzibą przy ul. 

Borowskiej 213, 50-556 Wrocław 

dla dzieci  II 

dla dorosłych  II 

Źródło: Opracowano na podstawie danych NCK. 

Liczba pacjentów z hemofilią i pokrewnymi skazami krwotocznymi 
leczonych w ramach Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilię 
i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–2028 

Według NCK w ramach Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy 

Krwotoczne na lata 2024–2028 jest leczonych obecnie: 

o 1 500 pacjentów z hemofilią A,   

o 1 000 pacjentów z chorobą von Willebranda,   
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o 400 pacjentów z innymi skazami krwotocznymi,   

o 280 pacjentów z hemofilią B,   

o 35 pacjentów z hemofilią nabytą. 

 

Finansowanie oraz zakupy leków w ramach Narodowego Programu 
Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–
2028 

Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–2028 

finansowany przez Narodowy Fundusz Zdrowia w zakresie zakupu poszczególnych produktów leczniczych 

i wyrobów medycznych oraz z budżetu będącego w dyspozycji ministra właściwego do spraw zdrowia, w 

części 46 – Zdrowie, dziale – 851 – Ochrona zdrowia, rozdziale 85149 – Programy polityki zdrowotnej w 

zakresie pozostałych zadań. W latach 2024–2028 zaplanowano na realizację tego Programu: 478 145 283 

zł w 2024 r., 527 297 000 zł w 2025 r., 559 390 000 zł w 2026 r., 623 991 000 zł w 2027 r. i 658 581 000 zł w 

2028 r. 

TABELA 17 . KOSZTY CAŁKOWITE REALIZACJI NARODOWEGO PROGRAMU LECZENIA CHORYCH NA HEMOFILIĘ 
I  POKREWNE SKAZY KRWOTOCZNE W LATACH 2024 –2028 (W ZŁ)  

Cel szczegółowy   2024  

Planowane 

wartości  

2024  

Wykonanie  

2025  

Planowane 

wartości  

2026  

Planowane 

wartości  

2027  

Planowane 

wartości  

2028  

Planowane 

wartości  

Powołanie i funkcjonowanie ośrodków 
leczenia hemofilii i pokrewnych skaz 

krwotocznych i objęcie pacjentów 
kompleksową opieką w tych ośrodkach   

4 099 150  3 946 122  4 730 016  5 000 000  5 500 000  6 000 000  

Powierzenie funkcji konsultacyjnej 
i szkoleniowej  

72 640  66 885  

  

112 000  112 000  112 000  112 0000  

Powołanie i funkcjonowanie Rady 
Programu  

15 000  0  15 000  15 000  15 000  15 000  

Zakupy produktów leczniczych dla 
chorych na hemofilię i pokrewne skazy 

krwotoczne oraz zapewnienie pacjentom 
zakupionych produktów leczniczych 

zgodnie z kryteriami kwalifikacji i 
wyłączenia w rozdziale III.2. Programu  

457 884 000  455 863 177  510 000 000  550 000 000  610 000 000  650 000 000  

Zakończenie budowy systemu 
teleinformatycznego dotyczącego obsługi 

pacjenta chorego na hemofilię, w tym 
ewidencji chorych na hemofilię 

i pokrewne skazy krwotoczne oraz jego 
wdrożenie, utrzymanie i rozwój   

10 074 493  9 618 915  6 739 984  4 263 000  8 364 000  2 454 000  

Razem: budżet Ministra Zdrowia/ budżet 
Narodowego Funduszu zdrowia  

472 145 283  469 495 098  521 597 000  559 390 000  623 991 000  658 581 000  



HEMOFILIA  –  STAN OBECNY I KIERUNKI ROZWOJU  wersja 1.0 

74  

Razem: Fundusz Pomocy  6 000 000  5 998 523  5 700 000  0  0  0  

Razem  478 145 283  475 493 621  527 297 000  559 390 000  623 991 000  658 581 000  

Źródło. Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–2028125. 

W latach 2024– 2028 zaplanowano konkretne ilości produktów leczniczych przewidzianych do zakupu w 

ramach realizacji Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne. 

TABELA 18 . ILOŚCI PRODUKTÓW LECZNICZYCH PRZEWIDZIANYCH DO ZAKUPU W POSZCZEGÓLNYCH LATACH 
REALIZACJI NARODOWEGO PROGRAMU LECZENIA CHORYCH NA HEMOFILIĘ I  POKREWNE SKAZY KRWOTOCZNE 
NA LATA 2024–2028 

Produkt leczniczy  2024 r.  2024 r.  2025 r.  2026 r.  2027 r.  2028 r.  

Zakupy  Ilości 
planowane  

Ilości 
zakupione  

Ilości  

planowane  

Ilości 
planowane  

Ilości 
planowane  

Ilości 
planowane  

koncentrat czynnika VIII   330 000 000  258 919 500  346 500 000  364 000 000  382 200 000  400 000 000  

koncentrat rekombinowanego 
czynnika VIII (j.m.)   

6 750 000  13 500 000  7 080 000  7 400 000  7 770 000  8 100 000  

koncentrat czynnika IX (j.m.)   50 000 000  41 825 000  52 500 000  55 125 000  57 800 000  61 261 515  

koncentrat rekombinowanego 
czynnika IX (j.m.)   

820 000  1 250 000  860 000  900 000  945 000  990 000  

koncentrat czynnika VIII 
zawierającego czynnik von 

Willebranda o proporcji VWF: 
FVIII co najmniej 1:1 

(jednostka międzynarodowa 
czynnika von Willebranda)   

19 000 000  16 999 200  19 950 000  20 950 000  22 000 000  23 100 000  

koncentrat czynnika VIII 
zawierającego czynnik von 

Willebranda o proporcji VWF: 
FVIII co najmniej 2:1 

(jednostka międzynarodowa 
czynnika von Willebranda)   

12 300 000  14 500 200  12 915 000  13 560 000  14 238 000  14 950 000  

koncentrat czynników 
zespołu protrombiny (PCC) 

(jednostka międzynarodowa   

900 000  560 000  945 000  990 000  1 040 000  1 092 000  

koncentrat aktywowanych 
czynników zespołu 

protrombiny (aPCC) 
(jednostka międzynarodowa)   

18 150 000  8 000 000  18 150 000  18 150 000  18 150 000  18 150 000  

bispecyficzne przeciwciało 
naśladujące czynnik VIII (mg)   

405 000  439 635  425 000  450 000  470 000  490 000  

koncentrat czynnika VII (j.m.)   600 000  859 800  630 000  660 000  693 000  720 000  

koncentrat rekombinowanego 
czynnika VIIa (mg)   

25 000  20 469  25 000  25 000  25 000  25 000  

 
125 Ministerstwo Zdrowia. (2024).  
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koncentrat rekombinowanego 
wieprzowego czynnika VIII 

(jednostka międzynarodowa)   

2 000 000  750 000  2 200 000  2 400 000  2 600 000  2 800 000  

koncentrat fibrynogenu (g)   300  260  315  330  345  360  

koncentrat czynnika XIII 
(jednostka międzynarodowa   

210 000  150 000  220 000  230 000  240 000  250 000  

desmopresyna dożylna 
w amp. 4 μg (amp.)   

5 500  7 200  5 500  5 500  5 500  5 500  

desmopresyna donosowa 
(opak.)   

750  0  750  750  750  750  

Wartość razem (zł)  457 884 000   461 861 700  510 000 000  550 000 000  610 000 000  650 000 000  

Źródło. Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–2028126. 

5.2 Program lekowy B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A 
i B”  

Program lekowy B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B (D 66, D 67)” jest refundowany 

od 2010 roku.   

Wartość kontraktów w ramach programu lekowego B.15. „Zapobieganie 
krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B (D 66, D 67)” w latach 2021–2025 

W 2021 roku wartość kontraktów na program lekowy B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią 

A i B” wynosiła 32,3 mln zł. W 2022 roku uległa ona zmniejszeniu o 2% do 31,6 mln zł. W kolejnym roku była 

zmniejszona o 20% do 25,3 mln zł. Natomiast w 2024 roku wartość kontraktów wzrosła o 74% w 

porównaniu do roku poprzedniego – do 44,1 mln zł. W 2025 roku ponownie zaobserwowano zmniejszenie 

wartości kontraktów do 36,1 mln zł, czyli spadek o 18%. 

 
126 Ministerstwo Zdrowia. (2024).  
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RYSUNEK 4 .  WARTOŚĆ KONTRAKTÓW NA REALIZACJĘ PROGRAMU LEKOWEGO B.15 . „ZAPOBIEGANIE 
KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIĄ A I  B ”  W LATACH 2021 –2025 

Źródło: Opracowanie własne na podstawie danych NFZ.  

 

RYSUNEK 5 . ZMIANA ROK DO ROKU WARTOŚCI KONTRAKTÓW NA REALIZACJ Ę  PROGRAMU LEKOWEGO B.15 . 
„ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIĄ A I B ”  W LATACH 2021 –2025 

Źródło: Opracowanie własne na podstawie danych NFZ. 

TABELA 19 .  WARTOŚĆ KONTRAKTÓW NA REALIZACJĘ PROGRAMU LEKOWEGO B.15 . „ZAPOBIEGANIE 
KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIĄ A I  B  W LATACH 2021 –2025”  

Rok Wartość kontraktów Zmiana rok do roku 

2021 32 364 718,95 - 

2022 31 650 792,09 -2% 

2023 25 399 619,76 -20% 

2024 44 147 679,85 74% 

2025 36 139 281,45* -18% 

*Kontrakt tylko na czynnik VIII, nie uwzględnia kontraktów na emicizumab. 

Źródło: Opracowanie własne na podstawie danych NFZ. 
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W 2021 roku wartość świadczeń na realizację programu lekowego B.15. „Zapobieganie krwawieniom u 

dzieci z hemofilią A i B” wynosiła 1,5 mln zł, podczas gdy wartość produktów leczniczych w programie w 

ramach kontraktów – 30,8 mln zł. W 2022 roku wartość świadczeń wyniosła 2,3 mln zł, a wartość leków 

29,3 mln zł. W 2023 roku wartość świadczeń wyniosła 2,8 mln zł, a wartość leków 22,5 mln zł. W 2024 roku 

wartość kontraktów na świadczenia w programie lekowym wyniosła 3,1 mln zł, a wartość leków w ramach 

programu lekowego wyniosła 40,9 mln zł. W 2025 roku wartość świadczeń wyniosła 1,6 mln zł, a wartość 

leków 34,4 mln zł. 

 

RYSUNEK 6 . WARTOŚĆ ŚWIADCZEŃ I PRODUKTÓW LECZNICZYCH W RAMACH KONTRAKTÓW NA REALIZACJĘ 
PROGRAMU LEKOWEGO B.15 . „ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIĄ A I  B ”  W LATACH 2021 –
2025 

Opracowanie własne na podstawie danych NFZ. 

W latach 2021–2025 średni udział wartości świadczeń na realizację programu lekowego B.15.  

„Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” wynosił 7%, a wartość produktów leczniczych 

średnio 93% ogółu wydatków na realizację programu lekowego.  
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RYSUNEK 7 . UDZIAŁ WARTOŚCI ŚWIADCZEŃ I  PRODUKTÓW LECZNICZYCH W KONTRAKTACH NA REALIZACJĘ 
PROGRAMU LEKOWEGO B.15 . „ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIĄ A I  B ”  W LATACH 2021 –
2025 

Źródło: Opracowanie własne na podstawie danych NFZ. 

TABELA 20 .  WARTOŚĆ ŚWIADCZEŃ I  PRODUKTÓW LECZNICZYCH W RAMACH KONTRAKTÓW NA REALIZACJĘ 
PROGRAMU LEKOWEGO B.15 . „ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIĄ A I  B ”  W LATACH 2021 –
2025 

 

Rok Wartość świadczeń Wartość leków 

2021 1 520 536,44 30 844 182,50 

2022 2 301 972,41 29 348 819,70 

2023 2 862 763,89 22 536 855,90 

2024 3 190 607,95 40 957 071,90 

2025 1 696 234,24 34 443 047,20 

Źródło: Opracowanie własne na podstawie danych NFZ.  

TABELA 21 .  RANKING WARTOŚCI KONTRAKTÓW NA REALIZACJĘ PROGRAMU LEKOWEGO B.15 . „ZAPOBIEGANIE 
KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIĄ A I  B ”  W LATACH 2021 –2025 

Nazwa podmiotu 2021 2022 2023 2024 2025 

Uniwersyteckie Centrum 
Kliniczne Warszawskiego 

Uniwersytetu Medycznego 

6 029 291,97 6 195 498,65 5 239 637,67 7 615 111,26 5 941 767,93 

Samodzielny Publiczny Szpital 
Kliniczny 1 im. prof. Stanisława 

Szyszko 

3 686 192,53 4 752 229,22 3 537 066,94 5 498 557,58 4 444 613,06 

Uniwersytecki Szpital Dziecięcy 
w Krakowie 

3 443 209,07 3 392 954,55 2 820 913,50 5 093 586,12 3 746 102,24 

Uniwersyteckie Centrum 
Kliniczne 

3 098 076,25 2 763 565,21 2 069 995,19 4 477 646,96 3 416 585,43 
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Specjalistyczny Zespół Opieki 
Zdrowotnej nad Matką 

i Dzieckiem 

3 520 806,94 2 522 482,18 2 225 831,09 4 379 868,38 3 612 929,21 

Kliniczny Szpital Wojewódzki 
nr 2 im. św. Jadwigi Królowej 

1 944 771,50 1 915 600,99 1 754 782,01 2 873 163,60 2 477 767,65 

Szpital Uniwersytecki nr 1 im. 
dr. A. Jurasza w Bydgoszczy 

1 815 784,04 1 564 257,03 1 452 866,74 2 245 422,58 2 434 501,06 

Uniwersytecki Szpital Kliniczny 
im. Jana Mikulicza-Radeckiego 

1 949 260,41 2 447 015,95 1 330 532,25 2 150 385,28 1 713 085,04 

Uniwersytecki Szpital Kliniczny 
nr 1 im. prof. Tadeusza 

Sokołowskiego 

929 320,50 722 586,45 829 426,11 1 941 993,57 1 658 164,63 

Uniwersytecki Szpital Dziecięcy 
w Lublinie 

1 636 135,43 1 236 360,08 814 935,60 1 899 228,45 1 756 404,51 

SPZOZ Centralny Szpital 
Kliniczny Uniwersytetu 

Medycznego w Łodzi 

1 234 014,49 1 199 370,95 841 877,72 1 755 636,01 1 814 811,55 

Wojewódzki Szpital Zespolony 
w Kielcach 

803 477,08 867 624,66 834 716,43 1 594 557,57 1 037 518,20 

Wojewódzki Specjalistyczny 
Szpital Dziecięcy  

im. prof. St. Popowskiego 

720 108,77 488 793,46 452 557,75 1 009 147,24 655 316,87 

Uniwersytecki Dziecięcy Szpital 
Kliniczny im. L. Zamenhofa 

840 956,04 818 938,57 705 211,81 962 816,41 792 334,85 

Szpital Uniwersytecki  

im. Karola Marcinkowskiego 

713 313,93 763 514,14 489 268,95 650 558,84 637 379,22 

Źródło: Opracowanie własne na podstawie danych NFZ.  
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TABELA 22 . RANKING WARTOŚCI ŚWIADCZEŃ I PRODUKTÓW LECZNICZYCH W KONTRAKTACH NA REALIZACJĘ PROGRAMU LEKOWEGO B.15 . „ZAPOBIEGANIE 
KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIĄ A I  B ”  W LATACH 2021 –2025  

2021 2022 2023 2024 2025 

Nazwa podmiotu świadczenia leki świadczenia leki świadczenia leki świadczenia leki świadczenia leki 

Uniwersyteckie Centrum 
Kliniczne Warszawskiego 

Uniwersytetu Medycznego 

102 963,80 5 926 328,17 390 247,28 5 805 251,37 640 429,93 4 599 207,74 672 953,12 6 942 158,14 198 595,90 5 743 172,03 

Samodzielny Publiczny 
Szpital Kliniczny 1  

im. prof. Stanisława 
Szyszko 

262 624,00 3 423 568,53 386 241,25 4 365 987,97 455 789,16 3 081 277,78 570 268,68 4 928 288,90 395 564,91 4 049 048,15 

Uniwersytecki Szpital 
Dziecięcy w Krakowie 

155 060,00 3 288 149,07 192 503,65 3 200 450,90 234 842,20 2 586 071,30 283 528,71 4 810 057,41 163 135,59 3 582 966,65 

Uniwersyteckie Centrum 
Kliniczne 

87 429,00 3 010 647,25 184 892,07 2 578 673,14 234 759,10 1 835 236,09 278 009,92 4 199 637,04 134 987,28 3 281 598,15 

Specjalistyczny Zespół 
Opieki Zdrowotnej nad 

Matką i Dzieckiem 

275 944,00 3 244 862,94 233 955,35 2 288 526,83 376 368,09 1 849 463,00 355 788,33 4 024 080,05 289 315,35 3 323 613,86 

Kliniczny Szpital 
Wojewódzki nr 2  

im. św. Jadwigi Królowej 

6 565,00 1 938 206,50 10 084,33 1 905 516,66 25 636,65 1 729 145,36 47 059,91 2 826 103,69 10 250,07 2 467 517,58 

Szpital Uniwersytecki nr 1 
im. dr. A. Jurasza  

w Bydgoszczy 

106 117,56 1 709 666,48 125 414,92 1 438 842,11 148 682,35 1 304 184,39 200 446,00 2 044 976,58 134 177,25 2 300 323,81 

Uniwersytecki Szpital 
Kliniczny im. Jana 

Mikulicza-Radeckiego 

168 703,00 1 780 557,41 234 016,89 2 212 999,06 196 785,96 1 133 746,29 213 958,42 1 936 426,86 52 542,45 1 660 542,59 

Uniwersytecki Szpital 
Dziecięcy w Lublinie 

65 514,69 1 570 620,74 92 542,64 1 143 817,44 76 069,20 738 866,40 45 407,34 1 853 821,11 25 169,40 1 731 235,11 
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Uniwersytecki Szpital 
Kliniczny nr 1 im. prof. 

Tadeusza Sokołowskiego 

54 739,95 874 580,55 77 636,44 644 950,01 92 275,19 737 150,92 100 072,26 1 841 921,31 2 607,21 1 655 557,42 

SPZOZ Centralny Szpital 
Kliniczny Uniwersytetu 
Medycznego W Łodzi 

49 008,00 1 185 006,49 119 017,24 1 080 353,71 126 461,96 715 415,76 141 662,85 1 613 973,16 57 595,80 1 757 215,75 

Wojewódzki Szpital 
Zespolony w Kielcach 

62 616,00 740 861,08 87 611,25 780 013,41 105 545,58 729 170,85 122 575,08 1 471 982,49 117 113,82 920 404,38 

Wojewódzki 
Specjalistyczny Szpital 

Dziecięcy  
im. prof. St. Popowskiego 

13 000,00 707 108,77 24 446,73 464 346,73 - 452 557,75 8 900,00 1 000 247,24 21 240,00 634 076,87 

Uniwersytecki Dziecięcy 
Szpital Kliniczny  

im. L. Zamenhofa 

77 763,44 763 192,60 103 838,96 715 099,61 104 284,74 600 927,07 103 943,49 858 872,92 44 094,24 748 240,61 

Szpital Uniwersytecki im. 
Karola Marcinkowskiego 

32 488,00 680 825,93 39 523,41 723 990,73 44 833,78 444 435,17 46 033,84 604 525,00 49 844,97 587 534,25 

Źródło: Opracowanie własne na podstawie danych NFZ.  
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Według uchwał Rady NFZ w 2024 roku w ramach programu lekowego B.15. „Zapobieganie krwawieniom u 

dzieci z hemofilią A i B” w warunkach domowych prowadzono 364 pacjentów127.        

TABELA 23. LICZBA ROZLICZONYCH JEDNOSTEK W POSZCZEGÓLNYCH ZAKRESACH ORAZ LICZBA OSÓB 
OBJĘTYCH PROGRAMEM LEKOWYM B.15 . „ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z  HEMOFILIĄ A I B ”  W 2024 
ROKU 

Rodzaj świadczeń Liczba rozliczonych jednostek 
rozliczeniowych 

w poszczególnych zakresach 

Liczba osób 
objętych 

programem 

hospitalizacja związana z wykonaniem programu u dzieci 38 33 

hospitalizacja w trybie jednodniowym związana z wykonaniem 
programu 

433 173 

przyjęcie pacjenta w trybie ambulatoryjnym związane 
z wykonaniem programu 

212 77 

leczenie w warunkach domowych 0 364 

diagnostyka w programie zapobiegania krwawieniom u dzieci 
z hemofilią A i B – lokalne centra leczenia hemofilii 

57 84 

diagnostyka w programie zapobiegania krwawieniom u dzieci z 
hemofilią A i B – regionalne centra leczenia hemofilii 

193 280 

Źródło: Uchwały Rady NFZ128.   

W ramach programu lekowego B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” refundowane 

są obecnie:  

 koncentrat czynnika krzepnięcia VIII,  
 koncentrat czynnika krzepnięcia IX,  
 emicizumab. 

Liczba pacjentów leczonych poszczególnymi lekami w latach 2019–2024 w ramach programu lekowego 

B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” wrosła z 391 w 2019 roku do 430 w 2024 roku.  

 

 
127 Rada Narodowego Funduszu Zdrowia. (2025). Uchwała Nr 6/2025/IV w sprawie przyjęcia okresowego sprawozdania z działalności 
Narodowego Funduszu Zdrowia za IV kwartał 2024 r. https://www.nfz.gov.pl/zarzadzenia-prezesa/uchwaly-rady-nfz/uchwala-nr-
62025iv,6694.html 

128 Rada Narodowego Funduszu Zdrowia. (2025).  

https://www.nfz.gov.pl/zarzadzenia-prezesa/uchwaly-rady-nfz/uchwala-nr-62025iv,6694.html
https://www.nfz.gov.pl/zarzadzenia-prezesa/uchwaly-rady-nfz/uchwala-nr-62025iv,6694.html
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TABELA 24. LICZBA LECZONYCH PACJENTÓW POSZCZEGÓLNYMI LEKAMI W PROGRAMEM LEKOWYM B.15. 
„ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIĄ A I B ”  W LATACH 2019 –2024 

 

Leki 2019 2020 2021 2022 2023 2024 

factor IX coagulationis humanus – p – pozajelitowo (parenteral) – 
1 j.m. 

33 29 24 26 21 18 

factor IX coagulationis humanus recombinate – p – pozajelitowo 
(parenteral) – 1 j.m. 

28 33 36 39 42 44 

factor VIII coagulationis humanus – p – pozajelitowo (parenteral) 
– 1 j.m. 

172 157 - - - - 

factor VIII coagulationis humanus recombinate – p – 
pozajelitowo (parenteral) – 1 j.m. 

158 334 337 353 343 332 

emicizumabum – sc – podskórnie – 1 mg - - - - - 36 

Razem 391 553 397 418 406 430 

Źródło: Uchwały Rady NFZ129. 

 

RYSUNEK 8. LICZBA LECZONYCH PACJENTÓW POSZCZEGÓLNYMI LEKAMI W PROGRAMEM LEKOWYM B.15. 
„ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIĄ A I B” W LATACH 2019 –2024 

Źródło. Uchwały Rady NFZ130. 

5.3. Analiza mierników efektywności leczenia hemofilii ze środków 
publicznych w Polsce 

 
129 Rada Narodowego Funduszu Zdrowia. (2025).  

130 Rada Narodowego Funduszu Zdrowia. (2025).  
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5.3.1. Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy 
Krwotoczne 2024–2028 vs. wytyczne międzynarodowe 

Analiza mierników efektywności  

Ocena skuteczności programu leczenia chorób rzadkich, takich jak hemofilia, wymaga stosowania 

precyzyjnych i adekwatnych mierników. Porównanie wskaźników zdefiniowanych w polskim Narodowym 

Programie Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne 2024–2028 z rekomendowanymi 

przez międzynarodowe wytyczne, głównie Światowej Federacji Hemofilii, ujawnia istotne różnice w filozofii 

oceny efektywności terapii.  

Mierniki w Narodowym Programie Leczenia Chorych na Hemofilię  

NPLH na lata 2024–2028, podobnie jak jego poprzednie edycje, definiuje swoje cele i mierniki efektywności 

głównie w kategoriach procesowych, strukturalnych i ekonomicznych.  

1. Cele ogólne i strukturalne. Program stawia za cel poprawę jakości życia pacjentów, zapewnienie 

dostępu do leków i wzmocnienie nadzoru nad terapią. Kluczowymi miernikami strukturalnymi są 

liczba pacjentów objętych opieką w wyspecjalizowanych ośrodkach (w poprzedniej edycji 

programu celem było objęcie opieką 6000 chorych) oraz wdrożenie ogólnopolskiego systemu 

informatycznego e-Hemofilia.    

2. Mierniki procesowe. Do tej kategorii należą wskaźniki dotyczące organizacji leczenia, takie jak 

liczba pacjentów objętych dostawami domowymi leków (w poprzedniej edycji celem było 200 

osób) oraz zapewnienie odpowiedniej ilości koncentratów czynników krzepnięcia. Kluczowym 

miernikiem dostępu do leczenia jest wskaźnik zużycia koncentratu czynnika VIII na mieszkańca, 

którego minimum, zgodnie z zaleceniami WHO, wynosi 2 j.m./mieszkańca/rok.    

3. Mierniki ekonomiczne. Najważniejszym i najbardziej precyzyjnie zdefiniowanym kryterium oceny 

w ramach procedur zakupowych NPLH i programów lekowych NFZ jest koszt. W przetargach na 

leki dla programów lekowych NFZ całkowity koszt 28-dniowego leczenia ma wagę 90%, podczas 

gdy w zakupach realizowanych przez Narodowe Centrum Krwi cena jednostkowa czynnika ma 

wagę ok. 60%. Oznacza to, że efektywność programu jest w dużej mierze oceniana przez pryzmat 

efektywności kosztowej.  



HEMOFILIA  –  STAN OBECNY I KIERUNKI ROZWOJU  wersja 1.0 

85  

Podsumowując, polski program koncentruje się na zapewnieniu funkcjonowania systemu: zakupie leków 

w sposób oszczędny, ich dystrybucji oraz rejestracji pacjentów. Są to fundamentalne cele logistyczne, 

jednak nie mierzą one bezpośrednio klinicznych wyników leczenia z perspektywy pacjenta.  

Mierniki efektywności w wytycznych międzynarodowych (WFH) 

Międzynarodowe standardy, a zwłaszcza wytyczne WFH, promują paradygmat oceny zorientowany na 

pacjenta, wykorzystując walidowane narzędzia do pomiaru klinicznych i subiektywnych wyników 

leczenia.    

Kluczowe mierniki kliniczne:  

 Roczny wskaźnik krwawień (ABR). Jest to złoty standard oceny skuteczności profilaktyki. Celem 

nowoczesnej terapii jest dążenie do zerowej liczby krwawień (zero bleeds), a ABR (oraz roczny 

wskaźnik krwawień dostawowych – AJBR) jest podstawowym miernikiem tego celu.    

 Stan zdrowia układu mięśniowo-szkieletowego. Długoterminowa skuteczność leczenia jest 

oceniana poprzez monitorowanie stanu stawów za pomocą walidowanych skal klinicznych (np. 

Hemophilia Joint Health Score – HJHS) oraz badań obrazowych (np. rezonans magnetyczny – MRI). 

Wyniki raportowane przez pacjenta (Patient-Reported Outcomes - PROs): 

 Jakość życia (HRQoL). Jest to kluczowy wskaźnik mierzony za pomocą ogólnych (np. EQ-5D) i 

specyficznych dla hemofilii (np. CHO-KLAT dla dzieci) kwestionariuszy.    

 Ból. Regularna ocena bólu za pomocą skal wizualno-analogowych (VAS) lub kwestionariuszy jest 

integralną częścią oceny.    

 Aktywność i uczestnictwo w życiu społecznym. Narzędzia takie jak Functional Independence Score 

in Hemophilia (FISH) pozwalają ocenić, w jakim stopniu choroba ogranicza codzienne 

funkcjonowanie, naukę czy pracę.    

 Satysfakcja z leczenia. Jest uznawana za jeden z podstawowych mierników, szczególnie w populacji 

pediatrycznej. 

Podejście WFH jest holistyczne i zgodne z modelem ICF (International Classification of Functioning, 

Disability and Health) WHO, ocenia nie tylko to, czy pacjent otrzymuje leczenie, ale jak to leczenie wpływa 

na jego zdrowie, sprawność i samopoczucie.  

5.3.2. Program lekowy „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i 
B” vs. wytyczne międzynarodowe 

Ocena skuteczności programu lekowego B.15, podobnie jak w przypadku NPLH, opiera się przede 

wszystkim na kryteriach klinicznych i administracyjnych, jednak w mniejszym stopniu odzwierciedla 

nowoczesne podejście pacjentocentryczne rekomendowane przez WFH i ISTH. 
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Mierniki w programie lekowym B.15  

1. Cele i zakres. Głównym celem programu jest zapobieganie krwawieniom u dzieci i młodzieży z ciężką 

postacią hemofilii A i B do 18. r.ż. poprzez stosowanie profilaktyki pierwotnej i wtórnej. Program skupia 

się na dostępie do koncentratów czynników VIII i IX (osoczopochodnych i rekombinowanych, w tym o 

przedłużonym działaniu) oraz do terapii o alternatywnym mechanizmie działania (tylko w ściśle 

określonych sytuacjach klinicznych). 

2. Mierniki procesowe i diagnostyczne. Obowiązkowe monitorowanie leczenia obejmuje prowadzenie 

rejestru krwawień, regularne badania obrazowe stawów (RTG, USG, NMR), badania wirusologiczne i 

laboratoryjne (w tym oznaczanie inhibitorów). Częstotliwość i zakres badań są szczegółowo określone 

w programie. 

3. Mierniki skuteczności klinicznej. Skuteczność leczenia oceniana jest pośrednio poprzez 

dokumentację częstości krwawień i monitorowanie stanu stawów. Kryterium utrzymania terapii lub jej 

zmiany jest skuteczność farmakologiczna (np. brak odpowiedzi na leczenie czynnikiem lub 

wystąpienie inhibitora). 

4. Mierniki administracyjne i sprawozdawcze. Program wymaga systematycznego raportowania do 

NFZ (co trzy miesiące oraz na zakończenie leczenia). Dane są gromadzone w elektronicznym systemie 

monitorowania programów lekowych i podlegają kontroli NFZ. 

Mierniki efektywności w wytycznych międzynarodowych (WFH/ISTH) 

Wskaźniki kliniczne:   

 roczny wskaźnik krwawień (ABR) i roczny wskaźnik krwawień dostawowych (AJBR) jako podstawowe 

mierniki skuteczności profilaktyki, z celem zero bleeds, 

 ocena stanu stawów przy użyciu zwalidowanych narzędzi, takich jak Hemophilia Joint Health Score 

oraz rezonans magnetyczny. 

Wskaźniki pacjentocentryczne (PROMs/PREMs ):   

 Jakość życia (HRQoL) mierzona kwestionariuszami ogólnymi (np. EQ-5D) i specyficznymi dla hemofilii 

(np. CHO-KLAT), 

 ocena bólu (VAS i kwestionariusze bólu), 

 aktywność i uczestnictwo społeczne, np. Functional Independence Score in Hemophilia,  

 satysfakcja z leczenia i doświadczenie pacjenta jako integralna część oceny terapii, 

 perspektywa holistyczna (ICF WHO) – ocenia nie tylko kontrolę krwawień, ale wpływ terapii na 

zdolność do nauki, pracy, uczestnictwa w życiu społecznym i integrację psychologiczną. 

 

5.3.3. Analiza porównawcza i wnioski 
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NPLH koncentruje się na miernikach systemowych i ekonomicznych, podczas gdy wytyczne 

międzynarodowe kładą nacisk na mierniki kliniczne i zorientowane na pacjenta. 

Główna luka w polskim systemie polega na braku formalnego włączenia kluczowych wskaźników 

klinicznych, takich jak ABR czy walidowane oceny jakości życia jako głównych mierników efektywności 

programu. Choć NPLH deklaruje cel poprawy jakości życia, jego sukces jest mierzony głównie poprzez 

wskaźniki dostępności i kosztów. Dominacja kryterium cenowego w przetargach może stać w 

sprzeczności z dążeniem do najlepszych wyników klinicznych, które często wymagają zastosowania 

droższych, innowacyjnych terapii.    

Należy jednak podkreślić, że planowane pełne wdrożenie systemu e-Hemofilia stanowi ogromną szansę 

na zniwelowanie tej luki. Jeśli system ten zostanie zaprojektowany tak, aby systematycznie gromadzić 

dane na temat ABR, stanu stawów i wyników raportowanych przez pacjentów, umożliwi to przejście od 

oceny dostępu do leczenia do oceny jego jakości i rzeczywistych efektów. Pozwoli to na bardziej 

kompleksową ewaluację NPLH i lepsze dostosowanie go do międzynarodowych standardów opieki, 

maksymalizując korzyści dla pacjentów.    

Natomiast porównanie mierników efektywności stosowanych w programie B.15 z rekomendacjami WFH i 

ISTH ujawnia podobną do NPLH różnicę w filozofii oceny skuteczności leczenia. Program B.15 koncentruje 

się przede wszystkim na wskaźnikach kliniczno-administracyjnych i bezpieczeństwie farmakoterapii, 

podczas gdy wytyczne międzynarodowe również promują podejście holistyczne zorientowane na 

pacjenta. 

W B.15 główne mierniki to: liczba udokumentowanych krwawień, wyniki badań obrazowych i 

laboratoryjnych oraz obecność lub brak inhibitora. Raportowanie do NFZ obejmuje dane ilościowe, które 

są podstawą rozliczenia świadczeń. Program w tym ujęciu zapewnia kontrolę nad procesem leczenia, ale 

ocenia go przede wszystkim przez pryzmat skuteczności klinicznej terapii w wąskim, biologicznym 

znaczeniu oraz zgodności z procedurami. Wytyczne WFH/ISTH kładą nacisk na szersze spektrum 

mierników, takich jak roczny wskaźnik krwawień (ABR), roczny wskaźnik krwawień dostawowych (AJBR), 

ocena stanu stawów w oparciu o zwalidowane narzędzia (HJHS, MRI), a także mierniki pacjentocentryczne 

– jakość życia (HRQoL), ból, sprawność funkcjonalna (FISH) czy satysfakcja z leczenia. Te elementy w 

programie B.15 nie zostały uwzględnione w sposób systemowy. 

Główna luka w B.15 polega więc na braku formalnego włączenia walidowanych wskaźników klinicznych i 

subiektywnych (PROMs, PREMs) jako podstawowych mierników efektywności. Choć program deklaruje 

cel zapobiegania krwawieniom, jego sukces jest oceniany głównie poprzez liczbę incydentów 

krwotocznych i dane administracyjne raportowane do NFZ. Brakuje narzędzi pozwalających na ocenę 

jakości życia dzieci i młodzieży, wpływu terapii na ich codzienne funkcjonowanie oraz satysfakcji z leczenia 

– czyli elementów uznawanych dziś za standard międzynarodowy. 
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Należy jednak podkreślić, że rozbudowana struktura sprawozdawczości programu B.15 daje potencjał do 

integracji nowych mierników. Włączenie do obligatoryjnych raportów wskaźników takich jak ABR, HJHS czy 

kwestionariusze jakości życia (np. CHO-KLAT, EQ-5D) pozwoliłoby na przejście od oceny „czy pacjent 

otrzymuje leczenie” do oceny „jakie są rzeczywiste efekty terapii w życiu pacjenta”.  

W dłuższej perspektywie mogłoby to stanowić podstawę do wdrożenia modelu oceny zgodnie z Value-

Based Health Care (VBHC), w którym finansowanie i rozwój programów opierają się na wartości 

dostarczanej pacjentowi, a nie wyłącznie na spełnianiu kryteriów administracyjnych. 
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6. Niezaspokojona potrzeba lecznicza – 
potrzeby zdrowotne chorych i ich rodzin 

6.1. Wypowiedzi pacjentów i ich rodzin dotyczące 
trudności i wyzwań związanych z chorobą jaką jest 
hemofilia 

 

W niniejszym rozdziale przedstawiono wypowiedzi pacjentów oraz ich bliskich dotyczące funkcjonowania 

z chorobą, jaką jest hemofilia. Przytoczone wypowiedzi pochodzą z ogólnodostępnych serwisów 

internetowych (m.in. YouTube) oraz stron internetowych i zostały zaprezentowane w formie transkrypcji 

wywiadów. Należy zaznaczyć, że materiały przedstawione poniżej nie były autoryzowane przez osoby 

udzielające wypowiedzi.  

Życie z hemofilia. Jakub Kania - Pacjent chory na hemofilię 

 „Choruję od dziecka i całe moje życie to choroba. Zawsze było tak że np. jeżdżąc na rowerze trzeba była 

uważać i uzbrajać się w uważność. Pamiętam ze ja na rowerze, a mama za mną w ciągłej czujności. Całe 

dzieciństwo byłem aktywny i staram się być aktywny i nie poddać chorobie, wychodzić  domu i normalnie 

żyć. Największe ograniczenie związane z hemofilia w dzieciństwie dotyczyło stawów skokowych do których 

miałem wylewy. Ostatnie 7 lat to zmiana terapii i funkcjonowanie na pełnych obrotach z uwagi na zmianę 

produktu którym jestem leczony (…). 

Moje życie po otrzymaniu nowoczesnych leków zmieniło się bardzo. Częstotliwość podawania leków 

zmieniła się, jest to podanie podskórne raz tygodniu które daje mi swobodę. Czuję się bezpiecznie i jestem 

aktywny, jedynie mam z tyłu głowy iż jestem nadal chory ale jakość mojego życia jest lepsza. Poruszam się 

normalnie i funkcjonuję normalnie, uprawiam aktywności sportowe, sam jeżdżę samochodem. Mam 

oczywiście pewne ograniczenia wynikające z wcześniejszego leczenia (bóle stawów czy większą 

wrażliwość na zmęczenie, ale teraz to inny świat. (…) Choroba może być dołująca kiedy próbujemy się 

odnaleźć w jakiejś nowej społeczności i wynika z tego szereg ograniczeń czego mi nie wolno oraz 

ograniczenia wynikające z samego podawania leków (…). Wylewy w młodości (red. kiedy miałem 21 lat) 

spowodowały iż chodziłem o kuli co było dla mnie stygmatyzujące w tak młodym wieku. Miałem wtedy 

perspektywę czy być na czynniku i robić częste wkłucia i robić radiosynowektomię i czekać na rozwój 

choroby czy zdecydować się na badania kliniczne. Możliwość przejścia na nowoczesną terapię była 

zmianą dla mnie i zmianą dla mojego otoczenia i rodziny (…)”. 
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Życie z hemofilia. Jakub Kania - Podanie ma znaczenie – wywiad w serwisie YouTube 

https://youtu.be/YzOqPagjmj8?si=EQEWhoJlWr2dfr3s  

Podanie ma znaczenie - Wojciech Mościbrodzki - Pacjent chory na hemofilię 

Wojciech Mościbrodzki – „Nazywam się Wojciech Mościbrodzki jestem człowiekiem chorym na hemofilię 

od urodzenia ponieważ hemofilia jest chorobą dziedziczną leczenie hemofilii jest leczeniem objawowym 

to znaczy występowało tylko wtedy kiedy następuje jakieś krwawienie (…). W pierwszych latach mojego 

życia byłem leczony preparatem krwiopochodnym - jest podawany w kroplówkach jest on dość gęsty więc 

iniekcja następowała grubą igłą w związku z tym już jako dziecko miałem żyły zniszczone jak dobry 

narkoman problemem w takim leczeniu było przede wszystkim to że zarówno wkłucie się jest trudne 

ponieważ żyły ulegają degradacji poza tyć w którym można taką kroplówkę zrobić trzeba dojechać do 

szpitala trzeba było dojechać do szpitala(…). Dziś dzięki terapii podskórnej jestem w stanie właściwie 

pełnić pędzić życie normalnego człowieka jestem aktywny zawodowo przede wszystkim nie boję się 

również tego co jest bardzo charakterystyczne dla hemofilii znaczy ryzyka wylewu. W hemofilii zdarzają się 

wylewy idiopatyczne czyli nie mające właściwie przyczyny wygląda to w ten sposób czy też wyglądało to w 

ten sposób że budziłem się rano i już miałem świadomość że tego dnia nie będę mógł chodzić i 

najprawdopodobniej przez najbliższy tydzień dwa lub trzy nie będę w stanie chodzić. Jest to duży 

problemem w przypadku prowadzenia jakiejkolwiek działalności zawodowej. Mówi się, że zapobiegać jest 

znacznie łatwiej niż działać po czyli leczyć już po wystąpieniu krwawienia. Jeżeli zapobiegamy czyli 

działamy tak jak w podaniu podskórnym profilaktycznie schemat podania pokazuje to większość z nas nie 

jest wówczas obciążona konsekwencjami hemofilii. Zmaganie się z uszkodzeniami stawów to przede 

wszystkim zmaganie się problemami z ruchomością z często z otyłością również z infekcjami. Ja akurat 

mam to szczęście że mam świetnego lekarza z którym mam bardzo dobry kontakt mogę z nim rozmawiać 

o wszystkim i myślę że to jest wręcz modelowy sposób prowadzenia relacji lekarz pacjent. Moim zdaniem 

lekarz powinien pomagać chorym mogę powiedzieć że chyba nie mogłem trać na lepszego lekarza niż 

mam. Dzięki preparatom nowej generacji wstrzykiwanym podskórnie to mam szansę na takie życie którym 

nigdy nawet nie marzyłem wcześniej. Dziś wejście do takiego programu [red. programu leczenia z 

zastosowaniem innowacyjnych terapii] będzie jak przekroczenie magicznej bariery to jest niesamowita 

radość życia która się pojawiła, tym bardziej że wcześniej piliśmy razem z tego gorzkiego kielicha”. 

Wojciech Mościbrodzki - Pacjent chory na hemofilię – wywiad w serwisie YouTube https://youtu.be/xFdtVu9-UuM?si=uofVrQR7eEUi-

1x9  

Paulina Pluta, żona 36-letniego pana Krzysztofa.  

Paulina Pluta – „Mój mąż ma 36 lat. Nie ma ruchomości w stawach skokowych. Ma przykurcze, ma 

zniekształcone żebra, zniekształcony kręgosłup. Nie widzi na jedno oko prawie.  Żyły nie wytrzymują 

podawania leku, często są to duże objętości leków.  

https://youtu.be/YzOqPagjmj8?si=EQEWhoJlWr2dfr3s
https://youtu.be/xFdtVu9-UuM?si=uofVrQR7eEUi-1x9
https://youtu.be/xFdtVu9-UuM?si=uofVrQR7eEUi-1x9
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(…) Ludzie mają swoje ulubione kubki. Ja mam swoje ulubione igły.  Są to dosyć cienkie igły, którymi kuje 

się dzieci zazwyczaj, ale no właśnie z uwagi na to, że mąż ma bardzo delikatne te żyły, to to wybieramy 

właśnie te cieniutkie igły, które mniej niszczą żyły. Na hemofilię mogą chorować mężczyźni, ale i kobiety. 

To bardzo ciężka choroba, w której życie naznaczone jest naprawdę bardzo trudnymi wyborami. Od lat 

głównym celem leczenia chorych na hemofilię jest zapobieganie krwawieniom. Ta długoterminowa 

profilaktyka polega na regularnym podawaniu koncentratu niedoborowego czynnika krzepnięcia lub leku 

chemostatycznego przez całe życie pacjenta. Mąż ma tak duże przykurcze w rękach, że nie poda sobie sam 

czynnika, pielęgniarki nie chcą go kłuć w związku z bardzo trudnym dostępem żylnym.  

(…) Zdrowie jest najważniejsze. Banał. Każdy z nas był, jest lub będzie pacjentem. A pacjent powinien 

zawsze być w centrum uwagi” 

Paulina Pluta, żona 36-letniego pana Krzysztofa. Wywiad w serwisie https://pacjenci.pl/potrzebujemy-leku-ktory-sprawi-ze-zycie-

mojego-meza-bedzie-pozbawione-bolu-eb-eb-300625  

O chorobie Kuby opowiada jego mama Anna 

„Kuba miał miesiąc. Pojechaliśmy na rutynowe badanie krwi. Zwykłe ukłucie małą igiełką, a krew z 

paluszka sączyła się przez cały dzień. Nie mogliśmy jej sami zatamować. Udało się to dopiero w szpitalu. 

Kubie nie wykonano jednak żadnych badań w celu określenia przyczyny tak silnego krwawienia. Co było 

dalej? Kubuś żył tak, jak inne dzieci – rósł, bawił się, uśmiechał, ale bez przyczyny powstawały u niego duże 

siniaki pod skórą. Było ich coraz więcej. Poszliśmy do lekarza pierwszego kontaktu. Po wykonaniu badań 

otrzymaliśmy diagnozę: Hemofilia A – postać ciężka, poziom czynnika VIII – 1%. Kuba miał wtedy 8 

miesięcy. Pamiętam to poczucie zagubienia, przerażającą niewiedzę, ogromny szok. W naszej rodzinie nikt 

wcześniej nie chorował na hemofilię. Nie wiedzieliśmy o niej praktycznie nic. Zaczęliśmy czytać, szukać 

informacji. Przeczytaliśmy, że jest to choroba nieuleczalna i musimy nauczyć się z nią żyć. Nasze życie 

zmieniło się o 180 stopni. Kubuś uczył się raczkować, stawiać pierwsze kroki. Był energiczny, ruchliwy i 

ciekawski na sposób typowy dla dziecka. Chciał wszędzie zajrzeć, wszystkiego dotknąć, spróbować zrobić 

wszystko samemu. A my? My towarzyszyliśmy mu w każdej chwili. Razem z nim stawialiśmy pierwsze kroki, 

odkrywaliśmy świat na nowo. 

(…) Zdarzało się, że w trakcie podawania żyły pękały, a wylewy pojawiały się średnio co tydzień, dwa. Nasze 

życie przeniosło się do szpitala. Musieliśmy ograniczyć aktywności Kubusia do minimum. Nawet spacer 

mógł spowodować wylew. Żyliśmy jak na bombie zegarowej, patrząc na jego cierpienie.” 

Anna matka Kuby chorującego na hemofilię. Publikacja w serwisie https://www.krokdlahemofilii.pl/historie-pacjentow/moj-syn-

zawsze-siedzi-w-pierwszej-lawce-historia-kuby/  

https://pacjenci.pl/potrzebujemy-leku-ktory-sprawi-ze-zycie-mojego-meza-bedzie-pozbawione-bolu-eb-eb-300625
https://pacjenci.pl/potrzebujemy-leku-ktory-sprawi-ze-zycie-mojego-meza-bedzie-pozbawione-bolu-eb-eb-300625
https://www.krokdlahemofilii.pl/historie-pacjentow/moj-syn-zawsze-siedzi-w-pierwszej-lawce-historia-kuby/
https://www.krokdlahemofilii.pl/historie-pacjentow/moj-syn-zawsze-siedzi-w-pierwszej-lawce-historia-kuby/
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6.2. Psychologiczne aspekty leczenia hemofilii i 
znaczenie rodzaju terapii w kontekście jakości życia 

Adrianna Sobol - psycholog 

Hemofilia jako choroba przewlekła towarzysząca pacjentom od najmłodszych lat, wykracza daleko poza 

kwestie czysto medyczne. Oprócz fizycznych wyzwań związanych z kontrolą krwawień, niesie ze sobą 

złożone konsekwencje psychologiczne, które znacząco kształtują codzienne funkcjonowanie chorych i ich 

rodzin. 

Życie z hemofilią oznacza ciągłą konfrontację z ograniczeniami i niepewnością. Pacjenci, szczególnie w 

młodym wieku, często doświadczają lęku przed aktywnością fizyczną, co może prowadzić do nadmiernej 

ostrożności i ograniczania normalnych aktywności życiowych. Ten stan rzeczy wpływa negatywnie na 

poczucie sprawczości – fundamentalną potrzebę psychologiczną związaną z przekonaniem o własnej 

zdolności do kontrolowania otoczenia i osiągania celów. Nieprzewidywalność epizodów krwawień 

generuje chroniczny stres i poczucie zagrożenia, które może przekształcić się w trwałą postawę lękową. 

Dodatkowo, konieczność regularnego przyjmowania leków i systematycznych kontroli medycznych 

wzmacnia poczucie zależności od systemu opieki zdrowotnej, co może osłabiać autonomię i samoocenę 

pacjenta. 

Hemofilia dotyka nie tylko samego pacjenta, ale całego systemu rodzinnego. Rodzice i opiekunowie muszą 

nauczyć się zarządzania chorobą, co wymaga znacznego zaangażowania emocjonalnego i czasowego. 

Ciągła czujność, obawy o bezpieczeństwo dziecka oraz konieczność podejmowania decyzji dotyczących 

leczenia mogą prowadzić do przeciążenia psychicznego, napięć w relacjach rodzinnych, a w skrajnych 

przypadkach – do wypalenia opiekuńczego. 

Psychologiczne wyzwania u dzieci z hemofilią i ich opiekunów 

Okres dzieciństwa jest szczególnie wrażliwy na wpływ choroby przewlekłej. Dzieci z hemofilią muszą od 

najmłodszych lat radzić sobie z ograniczeniami, których ich rówieśnicy nie znają. Świadomość własnej 

„inności" może prowadzić do obniżonej samooceny i trudności w nawiązywaniu relacji społecznych. 

Dzieci często doświadczają frustracji wynikającej z niemożności uczestniczenia w popularnych 

aktywnościach fizycznych, co może skutkować izolacją społeczną i poczuciem wykluczenia. 

Wśród wyzwań emocjonalnych, z jakimi mierzą się dzieci z hemofilią, ważne miejsce zajmują 

doświadczenia związane z leczeniem. Choć terapia ma na celu poprawę stanu zdrowia i zapobieganie 

powikłaniom, dla najmłodszych pacjentów bywa źródłem silnego stresu, zwłaszcza gdy wiąże się z 

powtarzalnymi, inwazyjnymi procedurami. Istotnym aspektem w kontekście psychologicznego 
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funkcjonowania dziecka jest wpływ licznych wkłuć131, które mogą prowadzić do rozwoju trypanofobii – 

patologicznego lęku przed igłami. Powtarzające się procedury wywołują nie tylko ból fizyczny, ale przede 

wszystkim poczucie przymusu i utraty kontroli, co sprawia, że leczenie staje się dla dziecka 

doświadczeniem obciążającym emocjonalnie. Dzieci często rozwijają zachowania oporowe, takie jak 

krzyk, płacz, aktywne unikanie wizyt lekarskich czy agresja wobec personelu medycznego. Te reakcje, choć 

zrozumiałe z punktu widzenia psychologii rozwojowej, mogą znacząco utrudniać proces leczenia i 

wpływać negatywnie na relację dziecka z medycyną w przyszłości132. Równocześnie rodzice również 

potrzebują wsparcia emocjonalnego i psychologicznego, ponieważ często doświadczają bezsilności i 

stresu, będąc zmuszeni do asystowania dziecku w bolesnych procedurach, co może prowadzić do 

poczucia winy i traumatyzacji pośredniej. 

Rodzice dzieci z hemofilią133  stają przed wyjątkowo trudnymi wyzwaniami psychologicznymi. Poczucie 

winy jest często nieracjonalne, ale głęboko odczuwane. Chroniczny stres związany z nieustanną troską o 

bezpieczeństwo dziecka może prowadzić do zaburzeń lękowych, depresji i wyczerpania emocjonalnego. 

Rodzice muszą nauczyć się balansować między nadopiekuńczością a pozwalaniem dziecku na normalny 

rozwój, co wymaga ciągłego dostosowywania się do zmieniających się potrzeb rozwojowych. 

Wpływ hemofilii na funkcjonowanie rodziny jest wielowymiarowy134. Relacje między rodzeństwem mogą 

być napięte, gdy zdrowe dzieci czują się zaniedbywane lub obciążone dodatkowymi obowiązkami. 

Niekiedy rozwija się syndrom „dziecka parentyfikowanego", gdy starsze rodzeństwo przejmuje 

przedwcześnie odpowiedzialność za opiekę nad chorym bratem lub siostrą. Związek między rodzicami 

również może być wystawiony na próbę – różnice w podejściu do leczenia, obwinianie się wzajemnie czy 

przeciążenie obowiązkami mogą prowadzić do konfliktów i napięć. 

Z czasem jednak uwaga otoczenia zaczyna przesuwać się z relacji wewnątrz rodziny na samego młodego 

pacjenta, który dorastając, stopniowo przejmuje odpowiedzialność za swoje zdrowie i codzienne decyzje 

związane z leczeniem. Szczególnie problematyczny jest okres adolescencji, kiedy naturalna potrzeba 

niezależności i eksploracji świata koliduje z koniecznością zachowania ostrożności. Młodzi ludzie z 

 
131 WFH Psychosocial Committee. (2023). Psychosocial care for people with hemophilia (aktualizowany przegląd praktyk). World 
Federation of Hemophilia. https://www1.wfh.org/publication/files/pdf-1198.pdf 

132 Srivastava, A., et al., 2020.  

133 Khair, K. & Chaplin, S. (2016). The impact on parents of having a child with haemophilia. The Journal of Haemophilia Practice, 3(2), 
2016. 4-14. https://doi.org/10.17225/jhp00075    

134 von Mackensen, S., Myrin Westesson, L., Kavakli, K., lam Dabaja, M., Öztürk, G., Petrini, P., ... & Garrido, C. (2019). The impact of 
psychosocial determinants on caregivers’ burden of children with haemophilia (results of the BBC study). Haemophilia, 25(3), 424–
432. https://doi.org/10.1111/hae.13684 
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hemofilią mogą buntować się przeciwko ograniczeniom związanym z chorobą, co niekiedy prowadzi do 

lekceważenia zaleceń2 medycznych i ryzykownych zachowań. W tym okresie kluczowe staje się wsparcie 

psychologiczne, które pomoże młodemu człowiekowi znaleźć równowagę między bezpieczeństwem a 

normalnym rozwojem społecznym i emocjonalnym. 

Istotnym aspektem jest również ekonomiczny wymiar choroby, który często pozostaje w cieniu zagadnień 

medycznych. Koszty leczenia, częste wizyty u specjalistów, czasem konieczność przerwania pracy przez 

jednego z rodziców – wszystko to może prowadzić do stresu finansowego, który dodatkowo obciąża 

psychikę całej rodziny. Wyzwania dzieciństwa i adolescencji stanowią fundament dla sposobu radzenia 

sobie z hemofilią w życiu dorosłym, choć dojrzałość przynosi również zupełnie nowe, specyficzne dla tego 

okresu życia dylematy. 

Dorosłość z hemofilią – autonomia vs. chroniczne ograniczenia 

Przejście do dorosłości stanowi szczególny moment w życiu osoby z hemofilią. Po latach opieki ze strony 

rodziców i lekarzy pediatrów, młody dorosły musi przejąć pełną odpowiedzialność za zarządzanie swoją 

chorobą. Ten proces transferu odpowiedzialności może być źródłem znacznego stresu i lęku, szczególnie 

gdy pacjent nie czuje się wystarczająco przygotowany do samodzielnego podejmowania decyzji 

medycznych. 

Dorośli z hemofilią mierzą się z szeregiem specyficznych wyzwań psychologicznych, które wpływają na 

wiele obszarów życia. Już na etapie planowania kariery zawodowej trzeba brać pod uwagę ograniczenia 

zdrowotne – niektóre zawody są wykluczone ze względu na ryzyko urazów. Może to prowadzić do frustracji, 

poczucia niesprawiedliwości i przekonania, że nie da się w pełni zrealizować własnych ambicji czy celów. 

Choroba wpływa również na relacje osobiste i decyzje życiowe. Konieczność ujawnienia diagnozy 

partnerowi może wiązać się z lękiem przed odrzuceniem, niezrozumieniem czy stygmatyzacją. Myślom o 

założeniu rodziny często towarzyszy niepokój. Perspektywa rodzicielstwa i emocjonalnych konsekwencji 

związanych z przekazywaniem hemofilii kolejnym pokoleniom bywa jednym z najbardziej obciążających 

psychicznie aspektów życia z tą chorobą. Świadomość jej genetycznego charakteru rodzi liczne dylematy, 

zarówno moralne, jak i emocjonalne. Mężczyźni mogą doświadczać poczucia winy z powodu ryzyka 

przekazania wadliwego genu córkom, a kobiety-nosicielki często zmagają się z trudnymi decyzjami 

dotyczącymi planowania rodziny. Te wątpliwości i obawy wymagają nie tylko wsparcia ze strony bliskich, 

lecz także profesjonalnej pomocy psychologicznej, szczególnie w kontekście podejmowania decyzji o 

rodzicielstwie. 

Z myśleniem o przyszłości nierozerwalnie wiąże się także lęk przed fizycznymi skutkami choroby i ich 

wpływem na dalsze życie. Długoterminowe konsekwencje choroby, takie jak uszkodzenia stawów czy 

przewlekły ból, mogą prowadzić do depresji i lęku o jutro. Strach przed pogarszającym się stanem zdrowia, 
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potencjalną niepełnosprawnością czy skróconą perspektywą życia może znacząco wpływać na jakość 

życia i podejmowane decyzje. Niektórzy pacjenci rozwijają mechanizmy unikowe: ograniczają aktywność 

fizyczną bardziej niż to konieczne, rezygnują z podróży czy innych aktywności, które mogłyby przynieść im 

radość i satysfakcję. 

Istotnym aspektem jest również proces akceptacji choroby, który u różnych osób przebiega w różnym 

tempie i na różne sposoby. Niektórzy pacjenci nigdy w pełni nie akceptują swojej sytuacji, co może 

prowadzić do chronicznego stresu i negatywnego wpływu na zdrowie psychiczne. Inni znajdują sposoby na 

integrację choroby ze swoją tożsamością i prowadzą pełnowartościowe życie, ale wymaga to często 

długotrwałej pracy nad sobą, niekiedy przy wsparciu specjalisty. 

Te złożone psychologiczne aspekty życia z hemofilią w znacznym stopniu mogą być łagodzone lub 

wzmacniane w zależności od dostępnych opcji terapeutycznych i sposobu ich realizacji. 

Wpływ metod leczenia i form podania leków na psychologiczny komfort 
pacjentów 

Sposób podawania leków i częstotliwość terapii mają bezpośredni wpływ na psychologiczne 

funkcjonowanie pacjentów z hemofilią. Tradycyjne leczenie, wymagające częstych iniekcji dożylnych, 

niesie ze sobą szereg obciążeń psychologicznych, które wykraczają daleko poza fizyczny dyskomfort 

zabiegu. 

Lęk przed igłami, rozwijający się u znacznej części pacjentów, może prowadzić do unikania lub opóźniania 

leczenia, co bezpośrednio wpływa na skuteczność terapii i bezpieczeństwo pacjenta. Szczególnie u dzieci 

strach przed iniekcjami może być tak intensywny, że każda wizyta medyczna staje się traumatycznym 

doświadczeniem, zarówno dla dziecka, jak i dla rodziców. Ten lęk może się uogólniać, prowadząc do fobii 

medycznej i unikania kontaktów ze służbą zdrowia w przyszłości. 

Konieczność regularnych iniekcji narzuca pacjentom sztywny rytm dnia, co często wiąże się z frustracją i 

poczuciem ograniczenia. Planowanie codziennych aktywności wokół harmonogramu leczenia utrudnia 

spontaniczne decyzje, podróże czy udział w wydarzeniach towarzyskich. Szczególnie dotkliwe jest to dla 

młodych osób, dla których swoboda i elastyczność stanowią istotną wartość. 

Zmęczenie powtarzalnością leczenia i pragnienie większej niezależności sprawiają, że wszelkie 

rozwiązania zmniejszające częstotliwość podań mają istotne znaczenie psychologiczne. Wprowadzenie 

preparatów o przedłużonym czasie działania przyniosło wyraźną poprawę komfortu życia wielu pacjentów. 

Rzadsze iniekcje to mniejsze obciążenie emocjonalne, mniej stresu i większa swoboda w planowaniu dnia. 

Osoby leczone nowoczesnymi terapiami częściej deklarują poczucie normalności oraz większą kontrolę 

nad codziennością. Efekt ten szczególnie zauważalny jest u dzieci i młodzieży, które mogą swobodnie 
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uczestniczyć w zajęciach szkolnych czy aktywnościach fizycznych, bez konieczności ich przerywania w 

celu przyjęcia leku. 

Szczególnie wymownym przykładem wpływu nowoczesnych terapii na psychologiczne funkcjonowanie 

jest historia jednego z moich pacjentów, który wspomina, że w czasach jego dzieciństwa panowało 

przekonanie, iż osoby z hemofilią mogą wykonywać jedynie „bezpieczne" zawody – jak zegarmistrz, który 

pracuje w kontrolowanych warunkach i nie jest narażony na urazy. To ograniczające myślenie kształtowało 

nie tylko wybory zawodowe, ale przede wszystkim sposób postrzegania własnych możliwości i aspiracji 

życiowych. Dzięki wprowadzeniu leków nowej generacji, ten sam pacjent dziś prowadzi aktywne życie 

zawodowe, podróżuje i angażuje się w działalność, o której wcześniej nie mógł nawet marzyć. Ta 

transformacja ilustruje, w jak znaczący sposób postęp w farmakoterapii przekłada się nie tylko na poprawę 

parametrów klinicznych, ale fundamentalnie zmienia całą perspektywę życiową pacjentów – od 

ograniczonej wizji „przetrwania" do pełnej realizacji potencjału osobistego i zawodowego. 

Nie bez znaczenia pozostaje także to, kto i w jaki sposób lek podaje. Dla wielu pacjentów samodzielne 

wykonywanie iniekcji to jedno z najtrudniejszych, ale i najbardziej przełomowych doświadczeń w procesie 

leczenia. Psychologiczny wymiar samodzielnego podawania leków stanowi ważny aspekt życia pacjentów 

z hemofilią, szczególnie w okresie dorastania. Nauka wykonywania iniekcji na własną rękę może budzić 

lęk, zarówno u młodych pacjentów, jak i ich opiekunów, wynikający z obawy przed bólem, popełnieniem 

błędu czy odpowiedzialnością za samodzielne wykonanie procedury. Jednocześnie jednak opanowanie tej 

umiejętności przynosi istotne korzyści psychiczne. Leczenie w warunkach domowych, bez konieczności 

częstych wizyt w placówkach medycznych, wzmacnia poczucie niezależności oraz kontroli nad chorobą i 

codziennym życiem. 

Nowoczesne formy podania, takie jak iniekcje podskórne zamiast dożylnych, również wpływają pozytywnie 

na komfort psychologiczny pacjentów. Łatwiejszy dostęp do miejsca wkłucia, mniejsza bolesność zabiegu 

i możliwość użycia urządzeń ułatwiających iniekcję (jak automatyczne wstrzykiwacze) redukują lęk i 

zwiększają akceptację leczenia. 

Podsumowanie 

Psychologiczne aspekty leczenia hemofilii stanowią nieodłączny element kompleksowej opieki nad 

pacjentami i wymagają równie dużej uwagi co zagadnienia czysto medyczne. Choroba ta wpływa na 

wszystkie etapy życia – od wczesnego dzieciństwa, przez trudny okres adolescencji, aż po wyzwania 

dorosłości związane z autonomią, karierą zawodową i planowaniem rodziny. 

Dzieci z hemofilią potrzebują szczególnego wsparcia w budowaniu zdrowej samooceny i umiejętności 

radzenia sobie z ograniczeniami, podczas gdy ich rodzice wymagają pomocy w radzeniu sobie ze stresem, 

poczuciem winy i wyzwaniami związanymi z wychowywaniem chorego dziecka. Dorośli pacjenci muszą 
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nauczyć się integrować chorobę ze swoją tożsamością i planami życiowymi, co często wymaga 

profesjonalnego wsparcia psychologicznego. 

Wybór odpowiedniej metody leczenia i formy podawania leków ma fundamentalne znaczenie nie tylko dla 

kontroli objawów, ale także dla psychicznego dobrostanu pacjentów. Nowoczesne terapie – preparaty o 

przedłużonym działaniu, łatwiejsze formy podania – oferują nie tylko lepszą kontrolę krwawień, ale także 

znaczącą poprawę jakości życia poprzez redukcję codziennego obciążenia psychicznego związanego z 

chorobą. 

Współczesne standardy opieki nad pacjentami z hemofilią muszą uwzględniać holistyczne podejście, 

które łączy osiągnięcia współczesnej medycyny z wrażliwością na psychologiczne potrzeby pacjentów i ich 

rodzin. Tylko takie kompleksowe wsparcie może zapewnić osobom z hemofilią możliwość prowadzenia 

pełnowartościowego życia i realizacji swoich marzeń oraz aspiracji. 

Inwestowanie w psychologiczne aspekty opieki nad pacjentami z hemofilią nie jest luksusem, lecz 

koniecznością, wpływa bezpośrednio na lepszą adherencję do leczenia, wyższą jakość życia i, w 

konsekwencji, lepsze rokowania medyczne. Wraz z rozwojem nowoczesnych terapii równie istotne staje 

się dostosowywanie form wsparcia psychologicznego do zmieniających się potrzeb i możliwości 

pacjentów. Tylko w ten sposób można w pełni wykorzystać potencjał medycyny XXI wieku w poprawie 

codziennego funkcjonowania i perspektyw osób żyjących z hemofilią. 
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7. Leczenie pacjentów na hemofilię w 
Polsce z punktu widzenia klinicysty 

Lek. med. Irena Woźnica-Karczmarz 

Program lekowy B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B 
(ICD-10: D66, D67)”  

Program jest od 2008 roku finansowany przez Narodowy Fundusz Zdrowia oraz realizowany w większości 

w szpitalach klinicznych, w których znajdują się oddziały hematologiczne i poradnie hematologiczne dla 

dzieci. Obecnie ośrodków realizujących program lekowy B.15 jest w Polsce 15, obejmują one swoim 

zasięgiem całe terytorium Polski (Szczecin, Gdańsk, Olsztyn, Poznań, Bydgoszcz, Białystok, Warszawa, 

Łódź, Kielce, Lublin, Zielona Góra, Wrocław, Zabrze, Kraków, Rzeszów), umożliwiając dostęp do leczenia 

dla wszystkich pacjentów pediatrycznych z ciężką hemofilią. Niestety, dla niektórych z nich, z uwagi na 

sporą odległość, dojazd do najbliższego ośrodka może być problematyczny. 

Aby program B.15 mógł być realizowany w szpitalu, konieczne jest podpisanie stosownej umowy z NFZ i z 

dostawcą leku, a także skrupulatne oraz terminowe raportowanie i rozliczenia z NFZ. Szpital ponosi opłaty 

za leki, które następnie są refundowane przez NFZ. Fundusz refunduje także badania diagnostyczne 

wykonywane u pacjentów w ramach programu. Dostawcy leków wyłaniani są w przetargach centralnych – 

organizowanych przez Instytut Matki i Dziecka w Warszawie, który jest jednostką koordynującą programy 

lekowe – co umożliwia uzyskanie najbardziej korzystnej ceny za lek. 

Program lekowy ściśle określa zakres świadczenia gwarantowanego, dzięki temu pacjenci, czyli 

świadczeniobiorcy, wiedzą co i w jakim zakresie mogą uzyskać w programie lekowym, a 

świadczeniodawcy, czyli ośrodki realizujące program, mają narzucone pewne wymagania i obowiązki. 

Kwalifikacji pacjentów do terapii pierwotnej i wtórnej profilaktyki krwawień oraz leczenia hemofilii 

powikłanej nowo powstałym inhibitorem dokonuje Zespół Koordynujący ds. kwalifikacji i weryfikacji 

leczenia w programie zapobiegania krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B, powołany przez Prezesa 

Narodowego Funduszu Zdrowia. Spotkania Zespołu Koordynującego, składającego się ze specjalistów 

onkologii i hematologii dziecięcej, odbywają się raz na kwartał. Jeśli zajdzie taka potrzeba, pacjenci są 

kwalifikowani do terapii drogą internetową pomiędzy zaplanowanymi spotkaniami, co umożliwia szybki 

dostęp do leczenia.  
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W ramach programu lekowego pacjenci są kwalifikowani do modułu pierwotnej lub wtórnej profilaktyki 

krwawień, a także do programu wywoływania tolerancji immunologicznej u wszystkich osób z hemofilią 

powikłaną nowopowstałym krążącym inhibitorem. 

Moduł pierwotnej profilaktyki krwawień obejmuje: 

1. Pierwotną profilaktykę krwawień u dzieci od pierwszego dnia życia z zachowaniem ciągłości 

leczenia do ukończenia 18. r.ż., z ciężką postacią hemofilii A lub B, o poziomie aktywności 

czynników krzepnięcia VIII lub IX równym lub poniżej 1% poziomu normalnego. Substancją czynną 

finansowaną w ramach pierwotnej profilaktyki krwawień są koncentraty czynników krzepnięcia 

VIII lub IX- osoczopochodnych oraz rekombinowanych lub rekombinowanych o przedłużonym 

działaniu. 

2. Pierwotną profilaktykę krwawień nowozdiagnozowanych dzieci z ciężką postacią hemofilii A i B, 

wcześniej nieleczonych czynnikami krzepnięcia osoczopochodnymi, u których wystąpiło nie 

więcej niż jedno krwawienie dostawowe, rozpoczętą do 3. r.ż. Substancją czynną finansowaną w 

ramach pierwotnej profilaktyki krwawień są koncentraty rekombinowanych czynników 

krzepnięcia, odpowiednio czynnika VIII lub czynnika IX, minimum drugiej generacji lub o 

przedłużonym działaniu.  

3. Zapewnienie koncentratów czynników krzepnięcia, odpowiednio czynnika VIII lub IX dla dzieci, u 

których konieczne jest założenie lub wymiana dostępu centralnego. Dla grupy określonej w 

punkcie 1. są to osoczopochodne, rekombinowane i rekombinowane czynniki krzepnięcia o 

przedłużonym działaniu. Dla grupy określonej w punkcie 2. są to czynniki krzepnięcia 

rekombinowane minimum drugiej generacji lub o przedłużonym działaniu. 

4. Zapewnienie emicizumabu dla dzieci od pierwszego dnia życia, z ciężką hemofilią A o poziomie 

aktywności czynnika VIII <1%, z zachowaniem ciągłości leczenia,  do ukończenia 2. r.ż.; lub u 

których występuje trudny dostęp dożylny, definiowany jako konieczność usunięcia 2. portu bądź 

brak możliwości założenia portu, nawet jeśli nie występowały u nich wcześniej krwawienia 

dostawowe; lub u których występują co najmniej 3 udokumentowane krwawienia rocznie 

wymagające leczenia czynnikiem VII pomimo prawidłowo stosowanej profilaktyki czynnikiem VIII. 

Moduł wtórnej profilaktyki krwawień obejmuje: 

1) Wtórną profilaktykę krwawień u dzieci, która jest prowadzona od pierwszego dnia życia do 

ukończenia 18. r.ż., chorych na hemofilię A lub B, po wystąpieniu więcej niż jednego krwawienia 

do stawów. Substancją czynną finansowaną w ramach wtórnej profilaktyki krwawień są 

koncentraty czynników krzepnięcia VIII lub IX-osoczopochodnych oraz rekombinowanych lub 

rekombinowanych o przedłużonym działaniu. 

2) Wtórną profilaktykę krwawień nowozdiagnozowanych dzieci z ciężką postacią hemofilii A i B, 

wcześniej nieleczonych czynnikami krzepnięcia osoczopochodnymi, u których wystąpiło więcej 
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niż jedno krwawienie dostawowe lub rozpoczętą po 3. r.ż. Substancją czynną finansowaną w 

ramach wtórnej profilaktyki krwawień są koncentraty rekombinowanych czynników krzepnięcia, 

odpowiednio czynnika VIII lub czynnika IX, minimum drugiej generacji lub o przedłużonym 

działaniu. 

3) Zapewnienie koncentratów czynników krzepnięcia, odpowiednio czynnika VIII lub IX dla dzieci, u 

których konieczne jest założenie lub wymiana dostępu centralnego. Dla grupy określonej w 

punkcie 1. są to osoczopochodne, rekombinowane i rekombinowane czynniki krzepnięcia o 

przedłużonym działaniu. Dla grupy określonej w punkcie 2. są to czynniki krzepnięcia 

rekombinowane minimum drugiej generacji lub o przedłużonym działaniu. 

4) Zapewnienie emicizumabu dla dzieci od pierwszego dnia życia z ciężką hemofilią A o poziomie 

aktywności czynnika VIII <1%, z zachowaniem ciągłości leczenia, do ukończenia 2. r.ż.; lub u 

których występuje trudny dostęp dożylny, definiowany jako konieczność usunięcia 2. portu, bądź 

brak możliwości założenia portu, nawet jeśli nie występowały u nich wcześniej krwawienia 

dostawowe; lub u których występują co najmniej 3 udokumentowane krwawienia rocznie 

wymagające leczenia czynnikiem VII pomimo prawidłowo stosowanej profilaktyki czynnikiem VIII. 

5) Zapis dotyczący kwalifikacji do odpowiedniego modułu leczenia gwarantuje prawidłowe 

umiejscowienie pacjenta w programie i wskazuje, jakim dostępnym lekiem pacjent powinien być 

leczony, oraz ułatwia lekarzowi leczącemu prawidłowe zgłoszenie pacjenta do Zespołu 

Koordynującego, a po uzyskaniu akceptacji Zespołu – prawidłowe prowadzenie terapii. 

Program lekowy B.15 gwarantuje także wywoływanie tolerancji immunologicznej u wszystkich pacjentów 

z hemofilią, z powikłaniem nowopowstałym krążącym antykoagulantem (powyżej 5B.U. oraz o mianie 

niższym lub równym 5B.U. w przypadku przetrwania powyżej 6 miesięcy od wykrycia). Finansowanie 

realizacji wywołania tolerancji immunologicznej odbywa się na koszt dostawcy tego leku, który 

spowodował powstanie inhibitora. Decyzja o rodzaju i dawce leku oraz o czasie stosowanej terapii w 

ramach modułu wywoływania tolerancji immunologicznej jest podejmowana przez Zespół Koordynacyjny, 

zgodnie ze standardem leczenia hemofilii powikłanej inhibitorem. Z uwagi na fakt, że pacjentów, u których 

pojawia się inhibitor, jest niewielu, bezcenne dla lekarza prowadzącego jest doświadczenie i wsparcie 

wszystkich polskich specjalistów zajmujących się leczeniem hemofilii, będących członkami Zespołu 

Koordynacyjnego. 

Najważniejsze cechy programu lekowego B.15 

 Program lekowy w sposób jasny określa kryteria wyłączenia i zakończenia udziału w programie lub jego 

module. 

 Pacjent zostaje wyłączony z programu w przypadku stwierdzenia obecności inhibitora o mianie 

powyżej 5 B.U oraz mianie niższym lub równym 5 B.U w przypadku przetrwania inhibitora powyżej 6 

miesięcy. 
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 Kryterium zakończenia udziału w programie lub module programu jest stwierdzenie obecności 

nowopowstałego inhibitora o mianie powyżej 5 B.U oraz mianie niższym lub równym 5 B.U. w 

przypadku przetrwania inhibitora powyżej 6 miesięcy, ukończenie 18. r.ż. dla wszystkich pacjentów 

oraz ukończenie 2. r.ż. dla pacjentów leczonych emicizumabem zakwalifikowanych do profilaktyki wg 

kryterium wieku.  

 Program lekowy w sposób jasny określa czas trwania leczenia; leczenie w programie trwa do 

ukończenia 18. r.ż. lub do czasu podjęcia przez lekarza leczącego decyzji o wyłączeniu pacjenta z 

programu zgodnie z kryteriami wyłączenia. 

 Program B.15 określa w sposób szczegółowy dawkowanie czynników krzepnięcia i emicizumabu w 

profilaktyce pierwotnej i wtórnej, a także dawkowanie czynników krzepnięcia w przypadku 

konieczności założenia dostępu centralnego (portu naczyniowego). Dawkowanie czynników 

krzepnięcia określone na 28 dni umożliwia elastyczne podejście do profilaktyki krwawień i stosowanie 

spersonalizowanej profilaktyki opartej na wynikach badań farmakokinetycznych i dostosowanej do 

potrzeb pacjentów. W przypadku stosowania czynników krzepnięcia o standardowym czasie 

półtrwania regułą jest podawanie leków dożylnie co 2. dzień; czynniki krzepnięcia o wydłużonym czasie 

półtrwania umożliwiają znaczne zmniejszenie ilości wykonywanych iniekcji, co jest ogromną korzyścią 

dla pacjenta i rodziny. Emicizumab stosowany standardowo w pediatrii co 2 tygodnie, podskórnie, 

eliminuje konieczność zakładania dostępów centralnych i częstych iniekcji dożylnych. 

 Program lekowy B.15 określa, jakie badania należy wykonać u pacjenta, który jest kwalifikowany do 

udziału w programie. Są to badania przesiewowe (PTT, PT, TT), test korekcji osoczem prawidłowym, 

ocena aktywności czynników krzepnięcia: I, VIII, IX, XI, XII, vWFAg, vWFRCo; w przypadku dzieci 

leczonych czynnikiem VIII lub IX oznacza się miano inhibitora testem Bethesda w modyfikacji 

Nijmegen; wymagane jest także wykonanie badań wirusologicznych i morfologii krwi. 

 Pacjent uczestniczący w programie lekowym przez cały okres leczenia jest ściśle monitorowany. 

Oceniana jest skuteczność leczenia.  

 Ocena skuteczności leczenia obejmuje wykonanie w zależności od oceny klinicznej: RTG stawów nie 

częściej niż raz w roku, USG stawów nie rzadziej niż raz w roku, MRI – w razie trudności diagnostycznych 

w ocenie stawu. 

 W ramach monitorowania leczenia obowiązkowe jest prowadzenie rejestru krwawień dla każdego 

pacjenta (w dedykowanej aplikacji dostarczanej przez dostawcę leku pacjent raportuje podania 

czynników krzepnięcia lub emicizumabu stosowane w profilaktyce oraz podania czynników 

krzepnięcia w przypadku wystąpienia krwawienia – z określeniem lokalizacji krwawienia i dawki leku – 

oraz wprowadza informację, czy krwawienie było samoistne, czy pourazowe); lekarz prowadzący 

podczas każdej wizyty pacjenta ma obowiązek zbierać informacje o krwawieniach i rejestrować je w 

udostępnionym przez NFZ systemie SMPT (System Monitorowania Programów Terapeutycznych). 
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 W ramach monitorowania leczenia zgodnie z programem konieczne jest wykonywanie badań 

dodatkowych (AST, ALT, badania wirusologiczne, badanie ogólne moczu, USG naczyń okolicy portu 

naczyniowego, jeśli jest założony – raz w roku).  

 Na podstawie decyzji lekarza prowadzącego możliwa jest ocena aktywności czynnika VIII lub IX, w razie 

potrzeby, w zależności od sytuacji klinicznej. 

 Konieczne jest także oznaczanie inhibitora u pacjentów stosujących czynnik krzepnięcia do 150 

przetoczeń – co 3 miesiące lub po każdych 10 przetoczeniach; powyżej 150 przetoczeń co 6–12 

miesięcy, przy zmianie produktu koncentratu czynnika krzepnięcia na inny oraz w przypadku 

stwierdzenia braku skuteczności czynnika w stosowanej dotychczas dawce. 

 Monitorowanie programu to także gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta danych 

dotyczących monitorowania leczenia, każdorazowe przedstawianie ich na żądanie kontrolerów NFZ i 

uzupełnianie przez lekarza prowadzącego danych zawartych w elektronicznym systemie 

monitorowania programów lekowych, dostępnym za pomocą aplikacji internetowej udostępnianej 

przez OW NFZ, nie rzadziej niż co 3 miesiące oraz na zakończenie leczenia. 

 Do obowiązków szpitala należy także terminowe przekazywanie informacji sprawozdawczo-

rozliczeniowych do NFZ, w formie papierowej lub elektronicznej, zgodnie z wymaganiami Funduszu. 

 Prowadzenie programu lekowego stanowi dla lekarza duże obciążenie związane z koniecznością 

prowadzenia dokumentacji i monitorowania leczenia; od szpitala wymagana jest ścisła współpraca z 

NFZ w zakresie sprawozdawczości i rozliczeń. 

 Program lekowy przynosi pacjentowi ogromne korzyści. Rodzic lub opiekun pacjenta musi wyrazić 

pisemną zgodę na udział dziecka w programie i bierze na siebie odpowiedzialność związaną ze 

stosowaniem się do wymogów programu. Pacjent musi zgłaszać się na wizyty kontrolne w ściśle 

określonych terminach, ma wykonywanych szereg badań dodatkowych, objęty jest opieką 

specjalistyczną przez cały czas uczestniczenia w programie. Jeśli to konieczne, jest wcześniej 

kierowany do innych specjalistów przez lekarza prowadzącego, który – oceniając pacjenta podczas 

wizyt – niejednokrotnie stwierdza różne nieprawidłowości wymagające dalszej diagnostyki i leczenia. 

 Program lekowy gwarantuje pacjentom dostawę leku do domu, odbiór odpadów medycznych, a także 

wsparcie merytoryczne i edukację w środowisku domowym, szkole lub przedszkolu, realizowane przez 

pielęgniarki koordynatorki zatrudnione przez dostawcę leku, oraz naukę iniekcji dożylnych w 

warunkach domowych.  

 Program lekowy B.15 ma charakter profilaktyczny. Stosowane w ramach tego programu leki mają 

zapobiegać krwawieniom samoistnym, pourazowym i zagrażającym życiu u pacjentów z ciężką 

hemofilią A i B niepowikłaną inhibitorem do czynnika krzepnięcia. 

 Zużycie czynników krzepnięcia i emicizumabu w profilaktyce krwawień jest ściśle monitorowane i 

przewidywalne, a u pacjentów objętych programem można dokładnie oszacować koszt leczenia. Na 

pacjentach i ich opiekunach spoczywa obowiązek dokładnego raportowania podań leków oraz 

wykazywania zapasów posiadanych leków do profilaktyki i leczenia krwawień podczas comiesięcznej 
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inwentaryzacji. Dostawy leków odbywają się co 1–2 miesiące, zapas leku dostarczany jest na okres 4–

8 tygodni do miejsca zamieszkania pacjenta. 

Programem B.15 objętych jest ponad 400 pacjentów z ciężką hemofilią A i B od urodzenia do ukończenia 

18. r.ż.  

Program B.15 nie obejmuje leczenia krwawień ani przygotowania i zabezpieczenia pacjentów w czynniki 

krzepnięcia do zabiegów operacyjnych, poza procedurą założenia centralnego dostępu żylnego (port 

naczyniowy).  

Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy 
Krwotoczne na lata 2024 –2028  

 NPLH jest programem polityki zdrowotnej finansowanym ze środków publicznych;  finansowany jest 

przez Narodowy Fundusz Zdrowia w zakresie zakupu poszczególnych produktów leczniczych i 

wyrobów medycznych oraz z budżetu będącego w dyspozycji Ministra Zdrowia w zakresie pozostałych 

zadań.   

 Głównym celem Programu jest zapewnienie opieki i poprawa standardu leczenia chorych na hemofilię 

i pokrewne skazy krwotoczne. Cele szczegółowe to: poprawa jakości życia osób chorych na hemofilię 

i pokrewne skazy krwotoczne, zaopatrzenie w leki niezbędne dla tych pacjentóworaz wzmożenie 

nadzoru nad stosowaniem przez nich produktów leczniczych, a także podniesienie poziomu wiedzy 

personelu medycznego zaangażowanego w sprawowanie specjalistycznej opieki nad tą grupą 

chorych.  

 Programem objęci są chorzy z rozpoznaniem wrodzonych lub nabytych skaz krwotocznych oraz 

pacjenci w trakcie diagnostyki, u których istnieje silne podejrzenie skazy krwotocznej wymienionej w 

programie. W pewnych sytuacjach niezastosowanie natychmiastowego leczenia może doprowadzić w 

krótkim czasie do pogorszenia stanu zdrowia, co skutkujące poważnym uszkodzeniem funkcji 

życiowych organizmu lub utratą życia. 

 Narodowym Programem objęci są chorzy z: hemofilią A, hemofilią A powikłaną inhibitorem, nabytą 

hemofilią A, hemofilią B, hemofilią B powikłaną inhibitorem, chorobą von Willebranda, nabytym 

zespołem von Willbranda, niedoborem fibrynogenu, niedoborem protrombiny, niedoborem czynnika 

V, VII, X, XI, XIII,  złożonym niedoborem czynnika V i VIII, złożonym wrodzonym niedoborem czynnika II, 

VII, IX i X;  z obecnością inhibitora fibrynogenu, czynnika II, V, VII, X, XI lub XIII (obecnością  allo lub 

autoprzeciwciał), z trombastenią Glanzmanna, zespołem  Bernarda-Souliera, innymi wrodzonymi 

trombocytopatiami, nosicielki hemofilii A i B z graniczną aktywnością czynnika VIII lub IX oraz z 

dodatnim wywiadem krwotocznym, osoby z graniczną aktywnością czynnika von Willebranda oraz 

dodatnim wywiadem krwotocznym. 
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 Szacunkowa liczba pacjentów ze zdiagnozowaną hemofilią lub inną skazą krwotoczną w Polsce na 

podstawie danych przekazanych przez Instytut Hematologii i Transfuzjologii w 2021 roku wynosiła 

7168 osób, z czego 2750 z hemofilią A, 477 z hemofilią B, 2803 z chorobą von Willebranda i 1138 z 

pozostałymi skazami krwotocznymi, ale Program zakłada, że wsparcia będzie wymagało około 6000 

osób. 

 W ramach Narodowego Programu w 2022 roku powołano 26 specjalistycznych ośrodków leczenia 

hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych, zarówno dla dzieci, jak i dorosłych, z którymi zawarte 

zostały stosowne umowy. Ośrodki te zapewniają standard opieki medycznej, odpowiednią bazę 

laboratoryjną i doświadczoną kadrę medyczną. Celem powołanych ośrodków jest objęcie pacjentów 

kompleksową opieką, w tym regularną oceną stanu ich zdrowia potwierdzoną wystawianymi kartami 

postępowania. Większość ośrodków posiada depozyty szpitalne czynników krzepnięcia lub ma do 

nich całodobowy dostęp poprzez Regionalne Centra Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa.  

 W ramach Programu wprowadzono karty postępowania pacjentów z hemofilię i pokrewnymi skazami 

krwotocznymi, będące potwierdzeniem objęcia ich opieką przez ośrodek leczenia tych chorób. W 

ostatnich latach zwiększono dostępność do produktów leczniczych, wdrożono nowe terapie, ale w 

ograniczonych subpopulacjach. Wprowadzono także system dostaw domowych koncentratu 

czynnika VIII, IX, koncentratu aktywowanych czynników zespołu protrombiny (APCC) oraz 

emicizumabu.  Wdrożono procedury – strategię postępowania w przypadku działań z zakresu 

ratownictwa medycznego, która zapewnia chorym na skazy krwotoczne natychmiastowy dostęp do 

leczenia w stanach nagłych na SOR/ Izbie Przyjęć w szpitalach, w których powołano ośrodki leczenia 

hemofilii. W trakcie przygotowywania jest rejestr chorych na hemofilię i pokrewne skazy krwotoczne 

oraz cały system teleinformatyczny obsługi pacjenta ze skazą krwotoczną (w tym system zamówień 

czy też elektroniczny dzienniczek pacjenta). 

Narodowy Program Leczenia Hemofilii i Pokrewnych Skaz Krwotocznych określa kryteria kwalifikacji do 

udziału w programie polityki zdrowotnej oraz kryteria wyłączenia z programuniego, a także linie leczenia.  

 Moduł 1. zapewnia koncentraty czynników krzepnięcia i desmopresyny dostępnych niezależnie od 

wieku pacjenta (koncentrat cz. VIII, IX, VIII zawierający czynnik von Willebranda o proporcji co najmniej 

1:1, koncentrat aktywowanych czynników zespołu protrombiny (aPCC), koncentrat czynników zespołu 

protrombiny (PCC), koncentrat wieprzowego czynnika VIII, koncentrat rekombinowanego czynnika 

VIIa, koncentrat fibrynogenu, koncentrat cz. XIII, desmopresynę dożylną i donosową. Leki te mogą być 

stosowane: do leczenia krwawień w warunkach domowych, do profilaktyki krwawień u dorosłego 

chorego  z hemofilią A lub B o ciężkim przebiegu klinicznym niepowikłaną inhibitorem, do procedury 

wywoływania immunotolerancji, do profilaktyki chorego z hemofilią A lub B powikłaną inhibitorem 

niezależnie od wieku, do profilaktyki chorego z inną niż hemofilia A lub B skazą krwotoczną o ciężkim 

przebiegu klinicznym – niezależnie od wieku, do leczenia ambulatoryjnego i szpitalnego. 
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 Moduł 2. zapewnia koncentraty rekombinowanych czynników krzepnięcia  VIII i IX dla dzieci i 

dorosłych, którzy nie otrzymywali wcześniej osoczopochodnych czynników krzepnięcia w ramach  

programu lekowego „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B”; zapewnia koncentraty 

rekombinowanych czynników VIII i IX innym pacjentom, u których stwierdzono działania niepożądane  

po stosowaniu więcej niż jednego koncentratu cz. VIII lub IX osoczopochodnego, co zostało 

udokumentowane i zgłoszone do rejestru; zapewnia koncentraty czynników VIII i IX rekombinowane 

dla dorosłych pacjentów, którzy nigdy wcześniej nie otrzymywali czynników osoczopochodnych; 

zapewnia koncentraty rekombinowanych czynników krzepnięcia osobom po ukończeniu 18. r.ż., które 

w chwili przejścia z ośrodka pediatrycznego do ośrodka dla dorosłych otrzymywały ww. koncentrat w 

ramach programu B.15. Leki te mogą być stosowane:  do leczenia krwawień w  warunkach domowych, 

do profilaktyki dorosłego chorego na hemofilię A lub B o ciężkim przebiegu bez inhibitora, do 

profilaktyki dla dziecka chorego na hemofilię A lub B przez okres poprzedzający włączenie do programu 

pod warunkiem rozpoczętej procedury kwalifikacji do niego, do programu immunotolerancji (o ile 

niemożliwe jest wykazanie odpowiedzialności podmiotu odpowiedzialnego za wytworzenie inhibitora), 

do leczenia ambulatoryjnego i leczenia szpitalnego 

 Moduł 3. zapewnia dostęp do bispecyficznego przeciwciała naśladującego aktywny czynnik VIII 

(emicizumabu). Lek jest przeznaczony i może być stosowany tylko do profilaktyki krwawień u chorych 

z hemofilią A powikłaną inhibitorem czynnika VIII, u których próba wywołania immunotolerancji 

zakończyła się niepowodzeniem lub wystąpiły przeciwwskazania do tego typu leczenia. 

Kwalifikację do leczenia emicizumabem przeprowadza Rada Programu. Konieczne jest zgłoszenie 

pacjenta do NCK. 

 Moduł 4. zapewnia  koncentrat czynnika von Willebranda, przy czym proporcja VWF:FVIII powinna 

wynosić co najmniej 2:1 dla pacjentów z chorobą von Willebranda lub nabytym zespołem von 

Willebranda, w przypadku zagrożenia przeładowaniem czynnikiem VIII, bądź braku reakcji na 

dotychczas stosowany koncentrat cz. VIII zawierający VWFw proporcji co najmniej VWF:FVIII 1:1. Lek 

jest stosowany do leczenia krwawień w warunkach domowych, profilaktyki krwawień u chorych na 

chorobę von Willebranda o ciężkim przebiegu, niezależnie od wieku, do wywoływania 

immunotolerancji, do leczenia ambulatoryjnego i szpitalnego. 

 Moduł 5. zapewnia dostęp do czynników krzepnięcia o przedłużonym działaniu, koncentratu 

rekombinowanego czynnika vW i innych nowo rejestrowanych produktów leczniczych oraz terapii 

genowej do leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych pacjentom wskazanym przez Radę 

Programu, zgłoszonym uprzednio do NCK; wskazanie do podania produktu leczniczego musi być 

zaakceptowane przez ministra właściwego do spraw zdrowia, po uprzedniej opinii AOTMiT. 

Narodowy Program nakłada szereg obowiązków na powołane ośrodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz 

krwotocznych. Ich realizacja jest niezwykle trudna z uwagi na bardzo duże braki w zakresie 

wyspecjalizowanego personelu medycznego, jak również brak chętnych do pracy w tych ośrodkach. 
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Zadania ośrodków leczenia hemofilii wynikają z umów podpisanych z NCK i obejmują między innymi: 

 sprawowanie kompleksowej opieki nad chorymi na hemofilię i pokrewne skazy krwotoczne zgodnie z 

polskimi wytycznymi, 

 sprawowanie nadzoru nad leczeniem chorych na hemofilię i pokrewne skazy krwotoczne w warunkach 

domowych, tzn. monitorowanie dzienniczków zużycia leków udostępnianych w szczególności w 

ramach nowych terapii oraz dostaw domowych czynników krzepnięcia, 

 prowadzenie instruktażu dla pacjentów i ich rodzin w zakresie bezpiecznego stosowania produktów 

leczniczych, zasad podawania i sposobu przechowywania, 

 regularną, zgodnie ze wskazaniami, ocenę stanu zdrowia chorych na hemofilię i pokrewne skazy 

krwotoczne, 

 potwierdzenie wykonywanych zadań przez wystawianie i aktualizację kart postępowania każdego 

pacjenta w terminach wynikających z zaleceń lekarza,  

 przekazywanie pacjenta po ukończeniu 18. r.ż. przez ośrodek pediatryczny do ośrodka dla dorosłych, 

z wystawieniem stosownego skierowania zgodnego z załącznikiem do programu, 

 uzgadnianie terminów wizyt przez koordynatora ośrodka pediatrycznego z koordynatorem ośrodka dla 

dorosłych,  

 kontynuowanie przez ośrodek dla dorosłych prowadzenia profilaktyki u pacjentów po ukończeniu 18. 

r.ż., 

 prowadzenie depozytów czynników krzepnięcia i desmopresyny na podstawie umów zawartych z 

RCKiK, 

 pełnienie całodobowego dyżuru konsultacyjnego dla innych podmiotów leczniczych, w tym lekarzy 

POZ i Państwowego Ratownictwa Medycznego; opublikowanie na stronie internetowej ośrodka 

numeru telefonu do konsultacji sytuacji nagłych, 

 wprowadzanie danych pacjentów do systemów rejestrowych i teleinformatycznych, 

 weryfikacja dorosłych chorych nieleczonych dotychczas osoczopochodnymi czynnikami krzepnięcia i 

zgłaszanie pacjentów do NCK i RCKiK w celu dostaw domowych, 

 zgłaszanie do NCK pacjentów do modułów leczenia  2., 3. i 5.,  

 kierowanie kadry medycznej na szkolenia, 

 konsultacje dla pacjentów w ośrodku lub telefoniczne, 

 diagnostykę hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych, 

 wydawanie i przechowywanie leków zgodnie z zawartymi umowami, 

 opracowanie, wdrożenie i aktualizowanie procedury postępowania z chorymi na hemofilię i pokrewne 

skazy krwotoczne w SOR/IP, 

 zapewnienie lokalnego koordynatora, 

 powołanie kierownika ośrodka. 
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Narodowy Program określa sposób zakupu produktów leczniczych dla chorych na hemofilię i pokrewne 

skazy krwotoczne, które muszą zabezpieczyć ciągłość leczenia dla tej grupy pacjentów. Zakupy leków są 

dokonywane przez Narodowe Centrum Krwi za pośrednictwem Zakładu Zamówień Publicznych przy 

Ministrze Zdrowia. Zakupione leki dostarczane są przez dostawcę, zgodnie z rozdzielnikiem, do 

Regionalnych Centrów Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa, skąd przekazywane są do ośrodków leczenia 

hemofilii lub wydawane pacjentom w ramach dostaw domowych. 

Program określa także zadania dla Regionalnych Centrów Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa związane z 

przechowywaniem i wydawaniem koncentratów czynników krzepnięcia i desmopresyny pacjentom i 

podmiotom leczniczym – na podstawie imiennego zamówienia zgodnego z rozporządzeniem Ministra 

Zdrowia, a także z realizacją przesunięć leków z innych RCKiK – na podstawie dyspozycji NCK. Dzięki temu 

możliwy jest szybki do nich dostęp we wszystkich ośrodkach leczenia hemofilii i pokrewnych skaz 

krwotocznych, nawet jeśli zdarzą się niedobory czynników krzepnięcia na danym terenie spowodowane na 

przykład nieplanowanym dużym zużyciem leków. Dzięki dostępności czynników krzepnięcia i 

desmopresyny we wszystkich oddziałach RCKiK oraz w ośrodkach leczenia hemofilii i w szpitalach 

posiadających depozyty możliwa jest bardzo szybka interwencja i skuteczne leczenie chorych w stanach 

zagrożenia życia.  

Narodowy Program określa również sposób realizacji i zapewnienia domowych dostaw koncentratów 

czynników krzepnięcia. W pierwszej kolejności dostęp do tych dostaw udzielany jest pacjentom z 

ograniczoną sprawnością ruchową, którzy regularnie stosują czynniki krzepnięcia. Koordynatorzy 

ośrodków leczenia hemofilii dokonują wstępnej kwalifikacji chorych do dostaw domowych i wypełniają 

stosowne wnioski, które po zatwierdzeniu przez lekarza ośrodka przekazywane są do NCK. Tam pacjenci 

są kwalifikowani ostatecznie. Nie wszyscy dorośli pacjenci stosujący regularną profilaktykę w ramach 

Narodowego Programu mają możliwość otrzymywania domowych dostaw czynników krzepnięcia w 

przeciwieństwie do pacjentów pediatrycznych objętych programem lekowym. 

Kwestią nadal niewyjaśnioną pozostaje ścisły nadzór nad stosowaniem przez dorosłych pacjentów 

czynników krzepnięcia. Nadal nie dysponują oni dzienniczkami elektronicznymi i nie jest możliwe 

sprawdzanie stanów czynników krzepnięcia przechowywanych w depozytach domowych, 

prawidłowości i regularności prowadzonej profilaktyki (częstość podań oraz dawki stosowanych 

czynników krzepnięcia) oraz występowania i leczenia krwawień przebijających.  

Zbyt rzadkie stosowanie czynników krzepnięcia, w za małej dawce, nie zabezpieczy chorego z artropatią 

hemofilową przed krwawieniami. Brak kontaktu z lekarzem specjalistą lub niewystarczająco częste 

zgłaszanie się pacjentów obciążonych zmianami w stawach do ośrodków leczenia hemofilii może tylko 

pogłębiać artropatię hemofilową. Dlatego też wskazane byłoby określenie terminów koniecznych wizyt 

chorych dorosłych w celu oceny ich stanu zdrowia i wdrożenia właściwego leczenia, tak jak ma to miejsce 
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w programach lekowych dla dzieci. Unikanie wizyt w ośrodkach, samodzielne dawkowanie czynników 

krzepnięcia zbyt rzadko i w zbyt małych dawkach, brak edukacji na temat choroby oraz brak regularnych 

badań na obecność inhibitora czynnika krzepnięcia, szczególnie u osób starszych, może skutkować 

nieefektywnym leczeniem i pogłębianiem się zmian w stawach, a także koniecznością interwencji 

chirurgicznych i ortopedycznych. 

Nie można porównywać obu programów bezpośrednio. Są to programy uzupełniające się i obejmujące 

całą populację chorych nie tylko na hemofilię, ale także na inne skazy krwotoczne, chociaż każdy z nich 

ma pewne wady i zalety. Pacjenci pediatryczni z ciężką hemofilią A i B korzystają z programu zapobiegania 

krwawieniom finansowanego przez NFZ, ale już w przypadku konieczności wykonania zabiegu 

chirurgicznego albo w sytuacji pojawienia się krwawień przebijających stosowane są czynniki krzepnięcia 

z Narodowego Programu. 

Pacjenci z umiarkowaną lub łagodną hemofilią, w tym dzieci, nie mają możliwości stosowania profilaktyki 

krwawień, o ile nie występuje u nich fenotyp krwotoczny lub krwawienia zagrażające życiu. Objęci są oni 

Narodowym Programem i nierzadko „gubią się” w systemie. Rzadko zgłaszają się na wizyty kontrolne, ich 

świadomość zagrożeń wynikających z choroby jest zwykle dość niska. Do specjalisty hematologa zgłaszają 

się sporadycznie, z reguły wtedy, gdy dojdzie do dużego krwawienia lub uszkodzenia stawów. Problemem 

staje się dostęp do lekarza specjalisty. Niestety, lekarzy specjalizujących się w leczeniu skaz krwotocznych 

w Polsce jest bardzo mało. Pomimo utworzenia ośrodków leczenia hemofilii terminy wizyt w ośrodkach są 

dość odległe i pacjenci nie zawsze zadają sobie trud skontaktowania się z lekarzem prowadzącym i 

przyspieszenia terminu wizyty. Konieczność aktualizacji kart postępowania i dostępu do leków, które 

wydawane są do leczenia krwawień w warunkach domowych, wymusza na pacjentach wizyty w 

ośrodkach, co jest ogromną zaletą Narodowego Programu. Zaplanowane stworzenie rejestru chorych ze 

skazami krwotocznymi usprawni nadzór nad ich leczeniem. Rejestr musi powstać i dostęp do niego 

powinni mieć zarówno lekarze specjaliści sprawujący opiekę nad pacjentami, a także inni lekarze, którzy 

leczą pacjentów, ale przede wszystkim zatrudnieni w Oddziałach Ratunkowych i Ratownictwie 

Medycznym. Należy pamiętać, że zgodnie z zapisami Narodowego Programu chorzy mogą konsultować się 

z lekarzem ośrodka drogą telefoniczną lub mailową, z czego jednak bardzo rzadko korzystają. Pacjenci z 

innymi, rzadkimi skazami krwotocznymi, w tym skazami nabytymi, mają także zapewnione leczenie w 

ramach Narodowego Programu. Edukacja pacjentów w celu poznania przez nich własnej choroby oraz 

zasad prowadzenia profilaktyki i leczenia krwawień prowadzona jest w ramach obu programów. 

Z perspektywy czasu i doświadczeń związanych z prowadzeniem programu lekowego B.15. „Zapobieganie 

krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” wydawałoby się zasadne rozszerzenie programu na populację osób 

dorosłych. 



HEMOFILIA  –  STAN OBECNY I KIERUNKI ROZWOJU  wersja 1.0 

109  

Jasne kryteria kwalifikacji, gwarancja stosowania leków zapisanych w programie, dostawy domowe 

produktów leczniczych, nadzór nad zużyciem leków, konieczność raportowania krwawień przebijających, 

a przede wszystkim konieczność regularnych wizyt u lekarzy specjalistów i możliwość wykonywania 

regularnych badań w celu monitorowania leczenia, przynoszą pacjentowi ogromną korzyść zdrowotną. 

Zmniejszają ryzyko powikłań wynikających z choroby i umożliwiają szybką interwencję lekarską, jeśli 

zajdzie taka potrzeba.  

Aktualna konstrukcja NPLH powoduje, że dzieci z hemofilią A i B bez inhibitora nie mają trwałego 

zabezpieczenia profilaktycznego w ramach programu polityki zdrowotnej. Ich leczenie zależy od 

sprawności działania programu B.15 i tempa kwalifikacji do niego. Ta luka systemowa powoduje, że dzieci 

z hemofilią A i B bez inhibitora mogą doświadczać opóźnień w rozpoczęciu profilaktyki lub przerw w 

leczeniu w przypadku problemów z kwalifikacją lub dostępnością programu B.15. W praktyce prowadzi to 

do zwiększonego ryzyka powikłań, takich jak nieodwracalne uszkodzenia stawów czy utrata sprawności. 

W ostatnich rekomendacjach Rada Przejrzystości AOTMiT zwróciła uwagę na potrzebę szerszego objęcia 

dzieci profilaktyką w ramach systemu publicznego, co jest zgodne z międzynarodowymi wytycznymi (WFH, 

ISTH, EAHAD), które wskazują, że profilaktyka powinna być standardem leczenia wszystkich dzieci z ciężką 

hemofilią, niezależnie od obecności inhibitora. 
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8. Kierunki rozwoju innowacyjnego 
leczenia chorych na hemofilię A i B w 
kontekście modeli finansowania  

Dr n. ekon. Małgorzata Gałązka-Sobotka, Dr n. o zdr. Katarzyna Sejbuk-Rozbicka 

Nowoczesna terapia hemofilii to nie tylko leczenie krwawień, ale przede wszystkim ich skuteczne 

zapobieganie, które umożliwia pacjentom prowadzenie niemal normalnego życia. Polska dysponuje dziś 

dwoma równoległymi systemami finansowania leczenia – Narodowym Programem Leczenia Chorych na 

Hemofilię oraz programem lekowym „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B (ICD-10: D66, 

D67)”, dedykowanym dzieciom z ciężką hemofilią A i B. B.15. oznacza numer tego programu w wykazie 

programów lekowych MZ). 

NPLH ma charakter programu polityki zdrowotnej, którego mocną stroną jest kompleksowość 

organizacyjna. Obejmuje wszystkie grupy wiekowe i pełne spektrum skaz krwotocznych, z 

wyodrębnieniem modułów terapeutycznych odpowiadających liniom leczenia. Istotną przewagą NPLH 

jest ustrukturyzowana infrastruktura opieki – sieć 26 ośrodków leczenia hemofilii (OLH), rozwinięty system 

teleinformatyczny, mechanizmy akredytacji oraz centralnie koordynowana logistyka z możliwością dostaw 

domowych. Takie rozwiązania sprzyjają standaryzacji jakości, poprawie adherence i jakości życia chorych. 

Jednocześnie, proces włączania nowych terapii do NPLH pozostaje niedookreślony. Brakuje 

sformalizowanej procedury, która pozwalałaby, np. podmiotowi odpowiedzialnemu, aktywnie inicjować i 

przyspieszać wchodzenie innowacyjnych terapii. Formalnie ocena AOTMiT stanowi warunek konieczny i 

determinuje dalsze decyzje Ministerstwa Zdrowia (tylko pozytywna opinia umożliwia włączenie leku do 

Narodowego Programu). Stanowi to wyjątek od ogólnej ustawy o refundacji, w której analiza HTA jest tylko 

jednym z kilku kryteriów branych pod uwagę w procesie decyzyjnym. Należy jednak podkreślić, że 

negatywna rekomendacja Prezesa Agencji nie przekreśla szans produktu leczniczego na refundację, lecz 

staje się formalnym punktem wyjścia do negocjacji cenowych. Narodowy Program nie przewiduje 

mechanizmów negocjacji warunków wejścia ani uzgadniania poziomu ceny. W konsekwencji cena 

wybranych produktów, np. koncentratów czynnika VIII, w ostatnich latach istotnie się zwiększyła, co 

prowadzi do nieoptymalnego wykorzystania środków finansowych i ogranicza potencjał budżetowy 

programu. NPLH jest zatem silny organizacyjnie, ale słabszy w obszarze elastyczności finansowej i 

wprowadzania innowacji. 

Warto także podkreślić istotne odmienności w zakresie realizacji dostaw domowych w ramach NPLH. 

Klasyczne koncentraty czynników krzepnięcia (FVIII, FIX) co do zasady odbierane są przez pacjentów 
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osobiście w Regionalnych Centrach Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa. Dostawa bezpośrednio do domu 

pacjenta jest możliwa jedynie w wyjątkowych sytuacjach, gdy spełnione są określone kryteria, takie jak 

znaczna odległość miejsca zamieszkania od RCKiK czy istotne ograniczenie sprawności ruchowej 

pacjenta. W przypadku nowszych terapii o alternatywnym mechanizmie działania (np. przeciwciał 

monoklonalnych) stosowany jest inny model – dostawy do pacjentów realizowane są przy wsparciu 

podmiotu odpowiedzialnego, a proces bardziej przypomina rozwiązania znane z programów lekowych. 

Program lekowy B.15, dedykowany dzieciom z ciężką hemofilią A i B, charakteryzuje się precyzyjnie 

opisanymi kryteriami kwalifikacji, schematami dawkowania i harmonogramem monitorowania. Centralna 

kwalifikacja dokonywana przez Zespół Koordynujący NFZ zapewnia jednolitość decyzji i kontrolę nad 

stosowaniem kosztownych terapii. Atutem tego modelu jest także łatwość wprowadzenia instrumentów 

dzielenia ryzyka i negocjacji cenowych, co potwierdzają rekomendacje AOTMiT wskazujące na 

konieczność spełnienia konkretnych warunków finansowych.  

Słabością programu lekowego jest wąski zakres populacyjny (dzieci <18. r.ż. z dodatkowymi warunkami 

klinicznymi, fragmentaryczność w zakresie innych świadczeń zdrowotnych niezbędnych dla chorych w tej 

grupie (B.15 nie obejmuje leczenia krwawień ani przygotowania i zabezpieczenia pacjentów w czynniki 

krzepnięcia do zabiegów operacyjnych, poza procedurą założenia centralnego dostępu żylnego – portu 

naczyniowego) oraz duże obciążenie administracyjne związane z raportowaniem wyników leczenia do 

NFZ. Kryteria włączenia do leczenia są sztywne, co utrudnia szybkie dostosowanie programu do 

pojawiających się nowych dowodów naukowych. 

Wytyczne towarzystw naukowych (WFH, ISTH, EAHAD) jednoznacznie podkreślają, że profilaktyka 

powinna być standardem opieki dla wszystkich pacjentów z ciężką postacią choroby, niezależnie od wieku 

i obecności inhibitora. Rekomendują one stosowanie koncentratów czynników VIII i IX oraz szeroką 

dostępność do nowoczesnych terapii o alternatywnym mechanizmie działania. Kluczowym argumentem 

jest skuteczność w redukcji krwawień oraz znacząca poprawa jakości życia wynikająca z uproszczenia 

schematów podawania i zmniejszenia obciążenia związanego z codziennym leczeniem. 

Obecnie w Polsce nowoczesne terapie o alternatywnym mechanizmie działania są finansowane głównie 

dla dzieci i dla chorych z inhibitorem, podczas gdy populacja dorosłych bez inhibitora pozostaje poza 

systemowym dostępem. 

 

8.1. Analiza SWOT 

Analiza SWOT obu mechanizmów finansowania leczenia hemofilii – programu lekowego B.15 oraz 

Narodowego Programu Leczenia Hemofilii pozwala uchwycić ich kluczowe mocne i słabe strony, a także 

szanse i zagrożenia wynikające z otoczenia systemowego. 
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Należy jednocześnie wskazać, iż oba programy mają zupełnie różne populacje pacjentów; program dla 

dzieci jest przeznaczony wyłącznie dla długoterminowej profilaktyki; Narodowy Program jest dedykowany 

szerokiej populacji – od profilaktyki, leczenia on-demand, zabiegów chirurgicznych – a nadto pacjentom z 

inhbitorem stosującym by-passing agents, co więcej, dotyczy kilkunastu chorób, a nie tylko hemofilii 

ciężkiej; program dla dzieci nie obejmuje dzieci z hemofilią łagodną i umiarkowaną. 

 W przypadku B.15 szczególne znaczenie ma precyzyjna kontrola kosztów i przejrzystość refundacyjna, 

natomiast NPLH wyróżnia się kompleksową organizacją opieki i logistyką dostaw. Zestawienie w formie 

analizy SWOT umożliwia porównanie tych dwóch ścieżek finansowania nie tylko pod kątem efektywności 

budżetowej, ale także jakości i dostępności świadczeń dla pacjentów. W tabeli 25 przedstawiono 

zestawienie dotyczące mocnych i słabych stron, a także szans i zagrożeń zarówno dla NPLH, jak i programu 

lekowego B.15 funkcjonującego w obecnym kształcie. 
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TABELA 25. ANALIZA SWOT NHPL I PROGRAMU B.15  

NPLH 2024–2028 Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B 
(ICD-10: D66, D67) – NFZ 

Komentarz porównawczy 

S – Mocne 
strony 

• Kompleksowy zakres – obejmuje wszystkie 
grupy wiekowe i szerokie spektrum skaz 
krwotocznych (hemofilia A/B, vWD, rzadkie 
niedobory, trombocytopatie). 

• Infrastruktura OLH – 26 wyznaczonych 
ośrodków z zapleczem diagnostycznym, 
rehabilitacyjnym i doświadczoną kadrą. 

• Zintegrowana logistyka leków – centralne 
magazyny RCKiK i NCK, system dostaw 
domowych (cykle 1/2/3-miesięczne). 

• Modułowa struktura leczenia – pewna 
elastyczność w doborze terapii i eskalacji 
kosztowej, ale z drugiej strony ograniczona 
możliwość wprowadzenia innowacyjnych terapii 
do programu NPLH. 

• Rada Programu NPLH ocenia wnioski zgłaszane 
przez lekarzy prowadzących i decyduje o 
włączeniu chorego do terapii. 

• Rozwój systemu IT – ewidencja pacjentów, 
integracja z NFZ/ZUS/KRUS, narzędzia 
analityczne. 

• Wsparcie edukacyjne i akredytacje – szkolenia 
kadry, karty postępowania, standaryzacja 
opieki. 

• Planowanie wieloletnie – budżet na lata 2024–
2028 zapewniający przewidywalność 
finansowania. 

• Ścisłe, jasno określone kryteria kwalifikacji i wyłączenia –zmniejszają 
ryzyko nadużyć i zapewniają jednolite standardy w całym kraju. 

• Centralna kwalifikacja przez Zespół Koordynujący NFZ gwarantuje 
spójność decyzji i nadzór nad stosowaniem kosztownych terapii. 

• Szczegółowe protokoły dawkowania – precyzyjne schematy dla 
FVIII/FIX (osoczopochodne, rekombinowane, EHL) oraz emicizumabu. 

• Nacisk na monitorowanie kliniczne i laboratoryjne – jasno 
zdefiniowane terminy badań inhibitorów i aktywności czynnika, w tym 
wymagania co do metod (m. chromogenna). 

• Uwzględnienie PUPs – protokoły badań dla previously untreated 
patients pozwalają na wczesne wykrycie inhibitorów. 
 

• NPLH – mocne strony to logistyka, 
infrastruktura. 

• B.15 – mocne strony to precyzja 
kliniczna i centralny nadzór. 

• Oba programy przewidują centralną 
kliniczną kwalifikację chorych do 
programów – w B15 jest to Zespół 
Koordynujący NFZ w NPLH jest to 
Rada Programu. 

W – Słabe 
strony 

• Zależność od budżetu MZ – ograniczona 
elastyczność reagowania w przypadku nagłego 
wzrostu liczby pacjentów lub cen leków.  

• Ograniczenie wieku – program obejmuje tylko dzieci i młodzież <18. r.ż., 
bez ścieżki kontynuacji po osiągnięciu przez nie pełnoletności, w 
ramach tego samego finansowania. 

• Słabości się uzupełniają. 
• NPLH to brak mechanizmu 

negocjowania cen i ich zamrażania na 
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• Brak mechanizmu negocjowania cen produktów 
leczniczych i ich zamrażania na dany okres, tak jak 
się to dzieje w przypadku decyzji refundacyjnych w 
programach lekowych.  

• Brak pełnej integracji IT z systemem NFZ – ryzyko 
duplikowania raportowania i obciążenia 
administracyjnego OLH. 

• Czasochłonne procedury zgłoszeń – dla modułów 
2., 3. i 5. konieczne formalne wnioski do NCK, co 
może opóźniać wdrożenie terapii. 

• Obowiązujące mierniki dostępowe oparte na 
zużyciu FVIII nie w pełni odzwierciedlają aktualny 
stan wiedzy medycznej.  

• Brak systematycznego monitorowania 
skuteczności w zakresie eliminacji krwawień może 
prowadzić do sytuacji, w których pacjenci 
pozostają na terapii niespełniającej optymalnych 
kryteriów skuteczności. 

• Ryzyko nierównego dostępu geograficznego – 
mimo sieci OLH, pacjenci z regionów oddalonych 
od ośrodków mają utrudniony dostęp do 
konsultacji. 

• Ograniczona szczegółowość protokołów 
dawkowania.  

• W NPLH brak jest określonego wnioskodawcy, 
takiego jak w procesie refundacyjnym, który 
dążyłby do wdrażania innowacji w sposób 
systemowy. 

• Brak finansowania świadczeń – rehabilitacja, wsparcie psychologiczne 
czy edukacja pacjentów nie są wprost ujęte w programie. 

• Wysokie obciążenie administracyjne – wymogi raportowania do systemu 
programów lekowych NFZ są szczegółowe i czasochłonne. 

dany okres, tak jak się to dzieje w 
przypadku decyzji refundacyjnych w 
programach lekowych (B.15). 

• Precyzyjne protokoły kliniczne B.15 
mogą być inspiracją dla NPLH. 

• Logistyka NPLH może kompensować 
obciążenie administracyjne w B.15. 

• Potencjalne opóźnienia w kwalifikacji – 
konieczność oczekiwania na decyzję 
Zespołu Koordynującego NFZ w B.15 i 
analogicznie Rady Programu w NLPH. 

O – Szanse • Integracja z programem lekowym – zapewnienie 
spójnej ścieżki opieki i logistyki dla pacjentów 
pediatrycznych, w tym w zakresie dostaw 
domowych. 

• Postęp w terapiach innowacyjnych – 
wprowadzanie nowych leków (EHL, terapie 
genowe) w ramach modułów. 

• Konieczność wprowadzenia oceny efektywności 
terapii w oparciu o kliniczne mierniki efektywności 
(patrz: rozdz. 5.3 opracowania) rekomendowane 
przez wytyczne. 

• Rozwój programów przejścia (transition care) – wdrożenie formalnych 
ścieżek przekazywania pacjentów do NPLH po 18. r.ż. bez przerwy w 
terapii. 

• Wprowadzanie nowych preparatów – dostęp do kolejnych generacji 
leków EHL, a w przyszłości terapii genowych pediatrycznych. 

• Wzmacnianie adherence – dzięki regularnym wizytom i ścisłemu 
monitoringowi możliwe jest lepsze przestrzeganie zaleceń 
terapeutycznych. 

• Współpraca międzynarodowa – udział w badaniach i rejestrach 
międzynarodowych dla populacji pediatrycznej. 

• Szanse są w dużej mierze wspólne. 
Kluczowe jest zbudowanie formalnych 
mostów organizacyjnych i powiązań 
danych między programami. 
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• Rozbudowa telemedycyny – wykorzystanie 
systemu IT do zdalnego monitorowania 
pacjentów; skracanie czasu reakcji na krwawienia. 

• Współpraca międzynarodowa – wymiana 
doświadczeń, benchmarking z innymi krajami UE, 
pozyskiwanie funduszy zewnętrznych. 

• Rozwój edukacji pacjentów, w tym profilaktyki 
wtórnej, mogą zmniejszyć koszty hospitalizacji 
oraz koszty pośrednie (świadczeń socjalnych). 

T – 
Zagrożenia 

• Ryzyko opóźnień w dostawach leków – zależność 
od globalnych łańcuchów dostaw produktów 
biologicznych. 

• Presja kosztowa – wzrost cen leków i logistyki 
może wymusić ograniczenia w dostępności do 
droższych modułów. 

• Zmiany polityczne i legislacyjne – modyfikacje 
budżetu lub priorytetów MZ mogą wpłynąć na 
kontynuację programu. 

• Niewystarczająca liczba specjalistów – starzenie 
się kadry, brak nowych kadr w niektórych 
regionach kraju. 

• Ryzyko przerw w terapii przy przejściu pacjentów 
do grupy 18+, jeśli proces handover z B.15 nie 
będzie dobrze skoordynowany. 

• Ryzyko przerwy w terapii po 18. r.ż. – jeśli proces przekazania do NPLH 
nie będzie płynny, może dojść do przerwy w profilaktyce. 

• Presja kosztowa decydentów – rosnące ceny produktów leczniczych 
mogą wymusić ograniczenie liczby pacjentów lub zmianę dostępnych 
schematów. Potencjalne ograniczenia mogą wynikać z decyzji 
podejmowanych na poziomie centralnym (zawężenie populacji objętej 
leczeniem) lub ustalania limitów w poszczególnych ośrodkach. 

• Największym wspólnym zagrożeniem 
jest ryzyko przerwy w leczeniu przy 
przejściu z programu lekowego do NPLH 
oraz presja kosztowa. 

• Rosnące ceny produktów leczniczych 
mogą wymusić ograniczenie liczby 
pacjentów lub zmianę dostępnych 
schematów. 

• Zależność od decyzji centralnych – 
ewentualne opóźnienia lub zmiany 
kryteriów kwalifikacji mogą wpływać na 
dostępność terapii. 

Źródło: Opracowanie własne na podstawie NPLH 2024–2028 i programu lekowego B.15. 
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8.2. Alternatywne scenariusze finasowania rozwoju terapii w hemofilii A i B  

Na tle porównania Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne 

2024–2028 i programu lekowego „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B (ICD-10: D66, D67)”, 

dedykowanym dzieciom z ciężką hemofilią A i B, wyłaniają się trzy możliwe scenariusze. 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

1. Model ewolucyjny zakłada utrzymanie obecnej struktury: NPLH pozostaje platformą dla 

populacji wysokiego ryzyka, a nowy program lekowy obejmuje chorych w różnym wieku bez 

inhibitora. Pozwala to na łatwą kontrolę budżetu, lecz tworzy nadal dwa równoległe mechanizmy. 

W tym wariancie NPLH pozostaje centralnym narzędziem finansowania i organizacji leczenia pacjentów z 

największymi potrzebami klinicznymi, w szczególności z inhibitorem czynników VIII/IX. To w jego ramach 

rozwijane są moduły terapeutyczne obejmujące terapie klasyczne (czynniki VIII/IX osoczopochodne i 

rekombinowane), preparaty bypassing agents, a także nowoczesne terapie podskórne. Program zapewnia 

także logistykę dostaw domowych, centralne raportowanie do NCK, rozwój systemu teleinformatycznego 

i ścisły nadzór nad OLH (akredytacje, karty postępowania, audyty). Nowe populacje pacjentów włączane 

są do odrębnego programu lekowego, jak obecnie dzieci w B.15 (np. chorzy bez inhibitora), mogłyby zostać 

objęte odrębnym programem lekowym „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B (ICD-10: D66, 

D67)”.  

W takim schemacie obecny pogram lekowy (B.15) i przyszłe programy działałyby równolegle z NPLH, 

oferując: 

RYSUNEK 9. ALTERNATYWNE SCENARIUSZE FINANSOWANIA INNOWACYJNEGO 
LECZENIA CHORYCH NA HEMOFILIĘ  
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 ściśle zdefiniowane kryteria kwalifikacji i wyłączenia, 

 sztywne schematy dawkowania i monitoringu, 

 centralną kwalifikację przez Zespół Koordynujący NFZ, 

 pełne rozliczenie w systemie programów lekowych, z możliwością zastosowania instrumentów 

dzielenia ryzyka (RSS, cap-budget, outcome-based), 

 monitorowanie w ramach SMPT, 

 docelowo rozszerzenie dostępu do terapii w podaniach domowych.  

+ Zalety: Wysoka przejrzystość kosztowa, łatwość kontroli budżetu, możliwość negocjacji cenowych z 

producentami na poziomie programów lekowych w klasycznym ujęciu. 

- Wady: Powstają dwa równoległe systemy finansowania, z ryzykiem dublowania raportowania (system 

NFZ i system NPLH), a pacjenci, wchodząc w dorosłość, są zobowiązani do zmiany reżimu opieki, gdyż 

obecnie program lekowy dotyczy populacji pediatrycznej. 

Komentarz: Aktualnie (wrzesień 2025 roku) program lekowy B.15 przewiduje leczenie tylko wybranych 

subpopulacji dzieci. Nie ma przeszkód formalnych, aby docelowy kształt programu lekowego uwzględniał 

również pacjentów dorosłych. 

2. Model integracyjny polega na rozszerzeniu NPLH o kolejne moduły i wprowadzeniu do niego 

nowych grup leków z określonymi warunkami ekonomicznym. W programie istnieje już 

mechanizm modułowy ze zdefiniowanymi kryteriami eskalacji kosztowej (od czynnika 

osoczopochodnego → rekombinowanego → EHL → terapii alternatywnej). Włączenie nowej grupy 

leków w tę strukturę byłoby naturalnym rozwinięciem obecnej logiki programu NPLH. 

Gwarantowałoby to jedność systemu, ale jednocześnie zmniejszałoby przejrzystość kosztów. 

NPLH oferuje instrumenty organizacyjne, których brakuje w programie lekowym: 

 ewidencję i system teleinformatyczny integrujący się z NFZ oraz w części z ZUS, KRUS, 

 akredytację OLH i kontrolę jakości świadczeń, 

 koordynację transition care – płynne przechodzenie pacjentów z pediatrii do opieki dorosłej. 

+ Zalety: Spójność organizacyjna, brak konieczności dublowania systemów IT, możliwość prowadzenia 

jednej bazy danych, większa elastyczność kliniczna (kwalifikacja przez OLH) – ale tylko w przypadku mniej 

kosztownych terapii. Przejście pacjenta na terapie innowacyjne (emicizumab) wymaga złożenia przez 

lekarza prowadzącego wniosków, które są często odrzucane bez uzasadnienia klinicznego. 

- Wady: Ograniczona przejrzystość jednostkowego kosztu terapii, trudniejsze stosowanie mechanizmów 

negocjacyjnych i mechanizmów podziału ryzyka znanych z programów lekowych, a także ryzyko mniejszej 

presji cenowej. 
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3. Model hybrydowy łączy oba podejścia: krótkoterminowo uruchamia program lekowy dla nowych 

grup pacjentów, z jasno określonym parytetem kosztowym i mechanizmami dzielenia ryzyka, a 

długofalowo zakłada integrację tych rozwiązań w ramach NPLH.  

Model hybrydowy zakłada: 

 krótkoterminowo (0–12 miesięcy) – uruchomienie programu lekowego NFZ dla pacjentów bez 

inhibitora, z warunkiem kosztowym i zastosowaniem instrumentów RSS; raportowanie i kwalifikację 

centralną zapewniającą dyscyplinę budżetową, a także pełnienie przez ośrodki leczenia nadal roli 

kliniczno-diagnostycznej, przy współpracy z NFZ, 

 średnioterminowo (12–36 miesięcy) – integrację wybranych elementów tego programu w ramach 

NPLH, np. logistyki dostaw domowych, systemu IT i rejestru pacjentów; pozostawienie mechanizmów 

cenowych w formule z programu lekowego, ale z rosnącym koordynowaniem przez NCK, 

 długoterminowo – rozważenie pełnej absorpcji nowych terapii do NPLH, przy założeniu budowy 

odpowiednich narzędzi finansowych i kontrolnych. 

+ Zalety: Szybkie zwiększenie dostępu, kontrola kosztów w pierwszej fazie, a następnie integracja 

organizacyjna w ramach NPLH. Mechanizmy kontroli skuteczności klinicznej i efektywności ekonomicznej 

znane z programu lekowego.  

- Wady: Konieczność równoległego raportowania przez OLH do dwóch systemów (NFZ i NPLH), ryzyko 

początkowej fragmentacji. 

Kompleksowa analiza wskazuje, że przyszłość finansowania innowacyjnego leczenia hemofilii A i B w 

Polsce powinna opierać się na połączeniu zalet obu istniejących mechanizmów. NPLH powinien pozostać 

strukturą zapewniającą organizację opieki i logistykę dostaw, podczas gdy programy lekowe mogłyby być 

(jako jedna z kategorii dostępności refundacyjnej) stosowane do precyzyjnej kontroli kosztów i etapowego 

rozszerzania dostępności nowych grup leków. Takie podejście pozwoli z jednej strony na dostosowanie się 

do międzynarodowych standardów profilaktyki, a z drugiej na utrzymanie stabilności budżetu publicznego 

i zapewnienie równowagi pomiędzy innowacją a efektywnością kosztową. 

Obecny kształt programu (NPLH) opiera się w dużej mierze na parametrach ekonomicznych (koszt 

jednostkowy leku, koszt terapii 28-dniowej, kryteria przetargowe), przy czym efektywność kliniczna nie jest 

wprost powiązana z finansowaniem. Oznacza to, że system premiuje przede wszystkim oszczędność 

kosztową, a nie wartość zdrowotną generowaną przez daną terapię. To ograniczenie prowadzi do ryzyka 

niedoszacowania korzyści płynących z innowacyjnych, droższych terapii, które jednak długoterminowo 

mogą obniżać koszty społeczne (mniej hospitalizacji, mniejsze zużycie czynników, lepsza zdolność do 

pracy). Międzynarodowe wytyczne (WFH, ISTH) i podejście Value-Based Health Care jednoznacznie 

wskazują, że kluczowym kierunkiem jest łączenie efektów klinicznych z oceną ekonomiczną.  
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Nakłady powinny być oceniane nie tylko przez pryzmat ceny, ale także w odniesieniu do tego, co 

realnie przynoszą pacjentowi i systemowi. W aspekcie hemofilii oznacza to konieczność 

raportowania i analizowania takich mierników jak: 

 roczny wskaźnik krwawień (ABR), 

 stan stawów (HJHS, MRI), 

 wyniki raportowane przez pacjentów (PROMs, PREMs), 

 poziom sprawności i zdolności do pracy (Functional Independence Score in Haemophilia, dane 

ZUS/KRUS). 

Włączenie tych wskaźników do budowanego systemu e-Hemofilia i połączenie ich z danymi kosztowymi 

umożliwiłoby przejście od prostego modelu kosztowego do analizy koszt–efekt. Taki system pozwoliłby 

ocenić, czy droższe terapie faktycznie przekładają się na lepsze wyniki zdrowotne i oszczędności 

długoterminowe (np. mniejsze obciążenie opieką ortopedyczną, niższe koszty rentowe, większa 

produktywność pacjentów). 

Podsumowanie 

Obecne rozwiązania organizacyjne i finansowe w Polsce, oparte na NPLH i programie lekowym B.15, 

stanowią ważny fundament leczenia hemofilii A i B, jednak na tle wytycznych międzynarodowych – 

zarówno Światowej Federacji Hemofilii, jak i Międzynarodowego Towarzystwa Zakrzepicy i Hemostazy – 

uwidaczniają się nadal luki w opiece nad chorymi. Najbardziej widoczne są one w zakresie dostępności 

terapii, kompleksowości opieki oraz systemie monitorowania i raportowania efektów leczenia. 

Dostęp do innowacyjnych terapii w Polsce jest ograniczony do wybranych populacji: w NPLH przede 

wszystkim do pacjentów z inhibitorem, a w B.15 do dzieci (poniżej 18. r.ż.) spełniających dodatkowe 

kryteria kliniczne. Aktualne wytyczne WFH i ISTH rekomendują, aby profilaktyka zarówno przy użyciu 

czynników krzepnięcia, jak i nowoczesnych leków o alternatywnym mechanizmie działania była dostępna 

dla wszystkich pacjentów z ciężką hemofilią, niezależnie od wieku i statusu inhibitora. Powyższe podejście 

ma na celu nie tylko redukcję krwawień, lecz także zapobieganie przewlekłym powikłaniom stawowym  

(wylewy do stawów) i poprawę jakości życia chorych. 

Polski system leczenia chorych na hemofilię skupia się niemal wyłącznie na monitorowaniu farmakoterapii 

i wskaźnikach klinicznych (liczba krwawień lub wyniki badań laboratoryjnych chorych). Brakuje w nich 

systematycznego wykorzystania wskaźników pacjentocentrycznych, tj. PROMs i PREMs. Zgodnie z 

międzynarodowymi wytycznymi powinny one stanowić integralny element oceny skuteczności leczenia, 

ponieważ monitorują wpływ stosowanych terapii na życie codzienne pacjenta, jego zdolność do nauki, 

pracy i aktywności społecznej. Brak PROMs i PREMs w raportowaniu sprawia, że polski system opieki nad 

chorymi nie dostarcza pełnego obrazu skuteczności i wartości stosowanych terapii. 
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne 2024–2028 przewiduje 

częściowe elementy opieki kompleksowej, takie jak rehabilitacja czy konsultacje ortopedyczne, lecz nadal 

niewystarczająco rozwija inne kluczowe obszary: opiekę psychologiczną, wsparcie edukacyjne dla 

pacjentów i rodzin czy programy przygotowania do tzw. transition care, czyli płynnego przechodzenia z 

opieki pediatrycznej do opieki dla dorosłych. Natomiast program lekowy B.15 nie obejmuje takich 

komponentów, co wyraźnie odróżnia go od standardów światowych, które traktują leczenie hemofilii w 

sposób holistyczny i kompleksowy. W obecnym kształcie skupia się jedynie na części populacji dziecięcej, 

pomijając pacjentów dorosłych, którzy mogliby być również beneficjentami nowoczesnego leczenia. 

Systemy raportowania w Polsce są fragmentaryczne. NPLH prowadzi rejestry skupione na zużyciu leków i 

parametrach klinicznych, a w ramach programu lekowego obowiązkowa jest ewidencja krwawień. 

Obecnie brakuje centralnego, zintegrowanego rejestru krajowego, który obejmowałby także dane 

funkcjonalne, jakościowe i ekonomiczne. Wytyczne WFH wskazują, że takie rejestry są fundamentem 

planowania zdrowotnego i umożliwiają porównania międzynarodowe. 

Istotnym problemem pozostaje brak ciągłości dostępu do innowacyjnych terapii dla dorosłych. Pacjenci, 

którzy kończą 18. r.ż. i opuszczają program lekowy, nie mają gwarancji kontynuacji leczenia w NPLH, co 

stoi w sprzeczności z zasadą zapewniania stałej profilaktyki przez całe życie, podkreślaną w wytycznych 

międzynarodowych. 

Polski system leczenia hemofilii jest dobrze rozwinięty w zakresie organizacji i logistyki, ale wymaga dalszej 

modernizacji, aby sprostać światowym standardom, w szczególności w zakresie leczenia.  

Kluczowe braki dotyczą:  

 ograniczonej dostępności nowoczesnych terapii, braku wdrożenia PROMs i PREMs,  

 niewystarczającej kompleksowości opieki,  

 fragmentaryczności rejestrów i przerw w ciągłości leczenia dorosłych pacjentów.  

Ich uzupełnienie jest niezbędne, aby zapewnić pacjentom w Polsce leczenie porównywalne do tego, które 

oferują najbardziej rozwinięte systemy ochrony zdrowia. 
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TABELA 26. ANALIZA  PORÓWNAWCZA NPLH 2024–2028 I  PROGRAMU LEKOWEGO B.15  

Aspekt / 

parametr 

NPLH 2024–2028 B.15. „Zapobieganie 

krwawieniom u dzieci z 

hemofilią A i B (ICD-10: D66, 

D67)”  

Znaczenie / konsekwencje 

operacyjne (dla OLH / 

koordynatora) 

Zakres 

merytoryczny 

• Kompleksowy program 
dedykowany chorym na skazy 
krwotoczne (hemofilia A/B, 
vWD, rzadkie niedobory, 
trombocytopatie) z podziałem 
na moduły terapeutyczne. 

• Wąski program lekowy: 
profilaktyka i ITI u dzieci z 
ciężką hemofilią A/B, dostęp 
do leczenia wg kryteriów 
włączenia. 

• NPLH daje szersze pole 
manewru terapeutycznego i 
organizacyjnego.  

• B.15 wymaga ścisłej zgodności z 
kryteriami NFZ przy pediatrii. 

Populacja • Wszystkie grupy wiekowe 
(dzieci, młodzież, dorośli). 

• Dzieci i młodzież <18. r.ż.  • Ośrodek musi prowadzić 
równoległe ścieżki: pediatria 
(B.15) i dorośli (NPLH) – 
konieczny management przejść. 

Charakter 

prawny / 

finansowanie 

• Program polityki zdrowotnej 
MZ. 

• Budżet wieloletni (2024–
2028) z rocznymi planami.  

• Kontraktowanie i umowy 
MZ/NCK/OLH (ośrodek 
leczenia hemofilii). 

• Program lekowy finansowany 
w ramach NFZ (roczne 
budżety / kontrakty programu 
lekowego). 

• Różne reguły rozliczeń i 
odpłatności. Realizator 
(świadczeniodawca) musi znać 
oba mechanizmy księgowe i 
raportowe. 

Cele • Zapewnienie zaopatrzenia.  
• Standaryzacja opieki. 
• Rozwój OLH. 
• Szkolenia.  
• Monitoring epidemiologiczny, 

logistyka.  

• Minimalizacja krwawień u 
dzieci, ITI.  

• Dostęp do innowacji 
pediatrycznych i ścisły 
monitoring skuteczności. 

• NPLH = infrastruktura i logistyka.  
• B.15 = rygor kliniczny i 

monitoring wyników 
terapeutycznych. 

Kwalifikacja  

idecydent 

• Decyzje kliniczne w OLH wg 
modułów; wybrane moduły 
wymagają zgłoszenia do NCK. 

• Centralna kwalifikacja przez 
Zespół Koordynujący NFZ na 
wniosek świadczeniodawcy. 

• B.15 konieczne przygotowanie 
kompletnej dokumentacji do 
Zespołu Koordynującego NFZ.  

• NPLH pozwala na większą 
autonomię OLH, ale wymaga 
zgłoszeń do NCK w określonych 
przypadkach. 

Inicjacja potrzeby 

wprowadzenia 

terapii 

• Inicjatywa może pochodzić z: 
OLH (klinicyści), MZ/NCK 
(strategia programu), 
producenta (wniosek 
ofertowy) lub stanowić wynik 
rekomendacji AOTMiT.  

• W praktyce MZ/NCK jako 
koordynator programu ma 
decydującą rolę w 
kształtowaniu listy 
priorytetów. 

• Inicjacja odbywa się zwykle: 
na wniosek producenta lub 
rekomendacja AOTMiT.  

• Od strony klinicznej lekarze 
zgłaszają konieczność zmian 
do Zespołu Koordynującego; 
NFZ uruchamia procedurę 
włączenia do programu 
lekowego. 

• Podobieństwa: potrzeby 
zgłaszają klinicyści i producenci.  

• Różnice: „właściciel” inicjatywy 
NPLH ma bardziej 
programowy/strategiczny 
charakter (MZ/NCK), a B.15 jest 
instrumentem NFZ (centralna 
polityka refundacyjna). 

Ocena 

technologii / HTA 

• Formalna ocena HTA nie 
zawsze jest obligatoryjna w 
trybie programu polityki 
zdrowotnej, ale AOTMiT 
przygotowuje rekomendacje 
dla MZ.  

• Brak obligatoryjnego 
mechanizmu refundacyjnego 
analogicznego do decyzji 
refundacyjnej przewidzianej 
w Ustawie o refundacji. 

• Włączenie produktu 
leczniczego do programu 
lekowego poprzedza ocena 
HTA/AOTMiT, jak i każdą 
zmianę w programie lekowym. 

• Różnica: B.15 silniej osadzony w 
modelu HTA → decyzja 
refundacyjna.  

• NPLH może korzystać z HTA, ale 
większe pole decyzyjne ma 
MZ/NCK. 

Negocjacje 

cenowe / warunki 

kontraktu 

• Zakupy leków w NPLH są 
realizowane centralnie 
(NCK/RCKiK) poprzez 
przetargi/umowy ramowe.  

• B.15: negocjacje cenowe i 
warunki refundacji 
prowadzone są w procedurze 
Ustawy o refundacji i decyzji 

• Różnice: B.15 częściej stosuje 
mechanizmy HTA + negocjacji 
cenowych i może formalnie 
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Aspekt / 

parametr 

NPLH 2024–2028 B.15. „Zapobieganie 

krwawieniom u dzieci z 

hemofilią A i B (ICD-10: D66, 

D67)”  

Znaczenie / konsekwencje 

operacyjne (dla OLH / 

koordynatora) 

• „Negocjacje z producentem” 
odbywają się w trybie 
zamówień publicznych.  

• Umowy mogą mieć określony 
czas obowiązywania i warunki 
dostaw.  

• Mechanizmy typu outcome-
based measurement są mniej 
sformalizowane niż w NFZ. 

refundacyjnej zawierającej 
warunki dostępności. 

• Możliwe zastosowanie 
MEA/RSS (umowy wynikowe, 
ograniczenia wolumenowe, 
klauzule cenowe).  

wprowadzać outcome-based 
measurement. 

• W NPLH centralne przetargi 
(zamówienia publiczne), 
negocjacje mają inną formę, a 
outcome-based kontrakty są 
rzadziej stosowane. 

Gwarancja 

ceny/umowa 

dostaw  

• Umowy przetargowe z 
NCK/RCKiK zwykle określają 
okres realizacji i ceny w 
ramach kontraktu.  

• Cena ustalona w umowie 
obowiązuje na czas trwania 
kontraktu, jednak w dłuższym 
horyzoncie brak gwarancji 
stałej ceny 
(renegocjacje/nowe 
przetargi). 

• W programie lekowym cena 
leku i warunki refundacyjne są 
ustalane na okres 
obowiązywania decyzji 
refundacyjnej. 

 

• Podobieństwa: w obu 
mechanizmach cena jest 
„zamknięta” na okres 
kontraktu/decyzji.  

• Różnica w mechanice i 
częstotliwości rewizji (NPLH – 
przetargi; B.15 – decyzja 
refundacyjna). 

Czas od diagnozy 

do włączenia 

• Czas włączenia do modułu 
zależny od procedur 
OLH/NCK. 

• Może wystąpić opóźnienie 
spowodowane oczekiwaniem 
na decyzje Rady Programu.  

• Może wystąpić opóźnienie 
spowodowane oczekiwaniem 
na decyzję Zespołu 
Koordynującego NFZ. 

• Brak informacji dla 
rodziny/pacjenta o 
przewidywanym czasie 
oczekiwania na leczenie. 

Schematy 

leczenia / 

elastyczność 

• Modułowa lista terapii. 
• Zasada linii kosztowych 

(eskalacja). 

• Szczegółowe, zdefiniowane 
dawki i schematy (dzieci): 
dawki FVIII/FIX, ITI.  

• Schematy leczenia 
(nasycanie/podtrzymanie). 

• B.15 – ścisła zgodność z 
protokołem programu.  

• NPLH – większa elastyczność, 
lecz wymóg dokumentacji 
medycznej przy zmianach. 

Dostęp do 

innowacji 

• Dostęp do modułów 
innowacyjnych, o ile są 
przewidziane w programie 
(wymóg zgłoszeń i oceny 
koszt–efektywności). 

• Zmiany w leczeniu wymagają 
zgody Rady Programu. 

• Emicizumab i wybrane EHL – 
obecnie dostęp dla pediatrii w 
ramach programu.  

• Zmiany wymagają zgody 
Zespołu Koordynującego. 

• OLH powinny monitorować 
kryteria dopuszczenia innowacji i 
przygotowywać uzasadnienia 
kliniczne. 

Monitorowanie 

kliniczne  

i laboratoryjne 

• Według wytycznych PTHT.  
• OLH odpowiada za 

monitoring, raporty i 
ewidencję.  

• Szczegółowe terminy i metody 
oznaczeń (np. m.  
chromogenna w określonych 
sytuacjach), częste 
oznaczenia inhibitorów przy 
PUPs i zmianach produktu. 

• Laboratoria muszą spełniać 
wymagania jakościowe.  

• Konieczność standaryzacji 
metod i protokołów badań. 

Wymogi 

laboratorium / 

metody 

• Sieć referencyjna OLH.  
• Rekomendowane metody i 

kwalifikacje laboratoriów. 

• Precyzyjne wymagania 
dotyczące metod (np. testy 
inhibitorowe, metoda 
chromogenna przy 
emicizumabie). 

• Zapewnienie szybkiego 
przepływu wyników między 
laboratorium a lekarzem. 

Logistyka i 

łańcuch dostaw 

• RCKiK + NCK: 
magazynowanie, dystrybucja, 
formalne zamówienia. 

• Leki wydawane przez 
świadczeniodawcę/aptekę 
szpitalną.   

• Przy B.15 ośrodek organizuje 
wydania stacjonarne.  

• Przy NPLH – organizacja 
zgłoszeń do dostaw domowych i 
komunikacja z NCK/RCKiK. 

Zapas i 

bezpieczeństwo 

dostaw 

• Centralne planowanie, 
możliwość rezerwy 
magazynowej NCK/RCKiK.  

• Mechanizmy awaryjne 
przewidziane w programie. 

• Zależność od dostaw 
realizowanych przez 
dostawców NFZ/kontrakt – 
ośrodek musi mieć własne 
procedury na wypadek 
braków/przerw w leczeniu. 

• NPLH daje większe wsparcie 
logistyczne w sytuacjach 
kryzysowych.  

• OLH musi znać procedury 
awaryjne dla obu programów. 
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Aspekt / 

parametr 

NPLH 2024–2028 B.15. „Zapobieganie 

krwawieniom u dzieci z 

hemofilią A i B (ICD-10: D66, 

D67)”  

Znaczenie / konsekwencje 

operacyjne (dla OLH / 

koordynatora) 

Warunki 

przechowywania  

(cold chain) 

• Wymogi dla produktów 
biologicznych określone i 
egzekwowane przy 
dostawach. 

• Podobne wymogi na poziomie 
apteki/oddziału.   

• Personel apteczny/koordynator 
musi nadzorować łańcuch 
chłodniczy i dokumentację 
temperatur. 

Zlecanie i 

zamawianie 

leków 

• OLH zgłasza 
wnioski/zamówienia do NCK 
według wzorów.  

• Kontrola ilości i cykli dostaw. 

• Zamówienia realizuje 
świadczeniodawca/apteka w 
ramach kontraktu NFZ.  

• Raporty w systemie 
programów lekowych. 

• Dwa różne workflow zamówień – 
konieczność szkolenia 
personelu administracyjnego. 

Systemy IT i 

integracja 

danych 

• System NPLH/NCK: 
ewidencja chorych, analityka.  

• Integracja danych planowana 
z NFZ/ZUS/KRUS. 

• System programów lekowych 
NFZ: raportowanie, e-raporty i 
rozliczenia. 

• Ryzyko duplikacji wpisów.  
• Lokalne procedury 

synchronizacji dokumentacji i 
eksportu danych. 

Raportowanie i 

KPI 

• Raporty do MZ/NCK: liczba 
pacjentów, zużycie, wyniki 
kliniczne, compliance. 

• Raporty do NFZ: zgodność 
dawkowań, frekwencja wizyt, 
wyniki monitoringu.  

• OLH musi prowadzić równoległe 
raportowanie – wymaga jasnych 
procesów i dedykowanej osoby 
do raportowania. 

Mechanizm 

rozliczeń i 

ewidencja 

finansowa 

• Rozliczenia w ramach 
programu MZ/NCK; budżet 
modułowy.  

• Umowy i rozliczenia 
wieloletnie. 

• Rozliczenia NFZ z kodami 
procedur i refundacją leków.  

• Standardowe procedury 
programów lekowych. 

• Dwa różne mechanizmy 
księgowe – konieczność 
współpracy działu finansowego 
OLH z MZ/NCK i NFZ. 

Budżetowanie i 

elastyczność 

budżetu 

• Wieloletnie planowanie 
(2024–2028), ale konieczność 
korekt przy wzroście 
zapotrzebowania. 

• Budżet roczny NFZ – 
ograniczona elastyczność w 
trakcie roku (renegocjacje z 
oddziałami wojewódzkimi). 

• Planowanie zakupów i rezerw 
budżetowych; scenariusze  
wzrostu liczby pacjentów. 

Mechanizmy 

kontroli i audytu 

• Akredytacje OLH, audyty 
NCK/MZ, inspekcje jakości.  

• System ewaluacji. 

• Kontrola NFZ nad realizacją 
programu, audyty 
dokumentacji i zgodności z 
kryteriami. 

• Przygotowanie do audytów: 
kompletna dokumentacja 
kliniczna, zamówienia, wydania, 
raporty. 

Wymagania 

kadrowe i 

kompetencje 

• Specjaliści hematolodzy, 
pielęgniarki edukacyjne, 
farmaceuci, koordynatorzy, 
rehabilitanci.  

• Szkolenia w programie. 

• Specjaliści 
pediatryczni/hematolodzy 
spełniający kryteria NFZ.  

• Raportowanie i nadzór nad 
realizacją w standardowej 
opiece. 

• Konieczne szkolenia personelu i 
zatrudnienie 
koordynatora/koordynatorów 
programów. 

Edukacja 

pacjenta i 

wsparcie 

psychospołeczne 

• Program przewiduje 
szkolenia, materiały dla 
pacjentów, wsparcie 
koordynatorów i rehabilitację. 

• Głównie medyczne protokoły 
leczenia i monitoring.  

• Wsparcie psychospołeczne 
zależy od ośrodka. 

• OLH powinien integrować 
edukację i usługi 
psychospołeczne w pakiecie 
opieki pediatrycznej. 

Przejście 

(transition) 18+ 

• Przewidziane formalne 
przekierowanie pacjentów z 
pediatrii do opieki dla 
dorosłych w NPLH.  

• Rekomendacje continuity of 
care. 

• Koniec udziału w B.15 z dniem 
ukończenia 18. r.ż.; 
wymagane przekazanie 
dokumentacji do NPLH. 

• Wdrożyć protokół handover 
(min. 6–12 miesięcy przed 18. 
r.ż.), plan lekowy, logistyka 
dostaw, dokumentacja. 

Pacjenci 

wcześniej 

nieleczeni PUPs 

• Ujęte w modułach szczególne 
zasady dotyczące ekspozycji i 
monitoringu. 

• „Silny fokus” na PUPs. 
• Częste badania inhibitorów i 

ścisłe protokoły. 

• Ośrodek musi mieć 
przygotowany protokół dla PUPs 
i ścisłe śledzenie liczby 
ekspozycji. 

Zarządzanie 

inhibitorami (ITI i 

PBAs) 

• Moduły dedykowane ITI i 
leczeniu inhibitorowemu.  

• Dostęp do bypass agents i 
emicizumabu w określonych 
przypadkach. 

• ITI i emicizumab w B.15: 
precyzyjne kryteria i schematy 
dla dzieci. 

• Dokumentowanie przebiegu ITI, 
raporty efektów, procedury 
eskalacji do Zespołu/NCK. 

Zakres 

świadczeń 

• Program uwzględnia 
kompleksową opiekę w OLH i 

• Zakres dodatkowych 
świadczeń zależny od 
kontraktu świadczeniodawcy. 

• Należy zapewnić ścieżkę 
dostępu do usług 
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Aspekt / 

parametr 

NPLH 2024–2028 B.15. „Zapobieganie 

krwawieniom u dzieci z 

hemofilią A i B (ICD-10: D66, 

D67)”  

Znaczenie / konsekwencje 

operacyjne (dla OLH / 

koordynatora) 

dodatkowych 

(rehabilitacja, 

chirurgia) 

współpracę z innymi 
specjalistami. 

okołoleczniczych, planowanie 
procedur zabiegowych. 

Mechanizmy 

zabezpieczeń 

prawnych / zgody 

• Procedury zgłoszeń, umów z 
pacjentem, polityki 
magazynowe; wymogi 
MZ/NCK. 

• Wymogi dokumentacyjne NFZ 
dla programów lekowych; 
zgody rodziców/prawnych 
opiekunów. 

• Standardy prawne i RODO – 
wzory zgód i rejestrów.  

• Procedury na wypadek 
sporu/audytu. 

Ryzyka 

systemowe 

• Ryzyko zależności od budżetu 
MZ.  

• Potrzeba koordynacji między 
ośrodkami.  

• Możliwe luki w integracji IT. 

• Ryzyko przerwy w 
finansowaniu po 18. r.ż. 

• Ograniczona logistyka 
domowa.  

• Opóźnienia decyzyjne. 

• Należy rozważyć przygotowanie 
procedur minimalizujących 
przerwy terapeutyczne. 

Równy dostęp / 

geografia 

• Sieć OLH, zaplanowana na 
poziomie krajowym, poprawia 
dostęp.  

• Konieczność dojazdów do 
ośrodków w mniejszych 
regionach. 

• Ograniczona liczba ośrodków 
uprawnionych do realizacji 
programu w niektórych 
województwach. 

• Mapowanie pacjentów i 
optymalizacja wizyt.  

• Korzystanie z dostaw domowych 
NPLH, tam gdzie to możliwe. 

Koszty 

ponoszone przez 

pacjenta 

• Brak odpłatności pacjenta za 
leki w ramach programów.   

• Leki refundowane w ramach 
programu.  

• Informować pacjentów o 
ewentualnych kosztach i 
dostępnych wsparciach (np. 
transport medyczny). 

Współpraca z 

dostawcami i 

przetargi 

• Centralne 
zamówienia/koordynacja z 
NCK. 

• Mechanizmy negocjacji cen i 
zapasów. 

• Dostawy i dostęp zależne od 
kontraktów i dostawców 
zaangażowanych w NFZ. 

• Warto monitorować statusy 
kontraktów i dostępność 
produktów; budować lokalne 
rezerwy. 

Audyt kliniczny i 

jakość wyników 

• System ewaluacji programu, 
KPI kliniczne. 

• Audyty jakości, akredytacje. 

• Wyniki monitorowane przez 
NFZ. 

• Ośrodek musi raportować i 
dążyć do osiągnięcia KPI (np. 
redukcja epizodów krwawień, 
skuteczność ITI). 

Źródło: Opracowanie własne na podstawie NPLH 2024–2028 i programu lekowego B.15. 
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9. Recenzje naukowe 

 

 

[W przygotowaniu] 
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10. Spis tabel i rysunków 

10.1. Spis tabel 

Tabela 1. Klasyfikacja hemofilii a i b 

Tabela 2. Populacja osób z hemofilią w Unii Europejskiej – dane Światowej Organizacji Zdrowia z 2023 roku 

Tabela 3. Populacja osób z hemofilią według rodzaju zaburzenia krzepnięcia krwi – hemofilia typu A, 

hemofilia typu B, nieznany typ hemofilii, VWD, FI, FII, FV – w Unii Europejskiej W 2023 roku 

Tabela 4. Populacja osób z hemofilią według rodzaju zaburzenia krzepnięcia krwi – FV+VIII, FVII FX, FXI, 

FXIII, trombastenia Glanzmanna, Zespół Bernarda Souliera, nieznane Zaburzenia płytek krwi – w Unii 

Europejskiej 2023 roku 

Tabela 5. Liczba przypadków z inhibitorami w hemofilii w Unii Europejskiej w 2023 roku 

Tabela 6. Udział osób poniżej 18. r.ż. i powyżej 19. r.ż. z ciężkimi przypadkami zaburzeń krzepnięcia krwi 

stosujących profilaktykę w krajach Unii Europejskiej w 2023 roku 

Tabela 7. Wykorzystanie koncentratu czynnika VIII krzepnięcia w krajach Unii Europejskiej w 2023 roku 

Tabela 8. Wykorzystanie koncentratu czynnika VIII krzepnięcia w krajach unii Europejskiej w 2023 roku 

Tabela 9. Wykorzystanie koncentratu czynnika IX krzepnięcia w krajach unii Europejskiej w 2023 roku 

Tabela 10. Wykorzystanie koncentratu czynnika IX krzepnięcia w krajach unii Europejskiej w 2023 roku 

Tabela 11. Wykorzystanie emicizumabu w krajach Unii Europejskiej w 2023 roku 

Tabela 12. Wykorzystanie czynnika FEIBA (czynnik omijający aktywność inhibitora czynnika VIII) i rFVIIa 

(rekombinowany czynnik VIIa) w krajach Unii Europejskiej w 2023 roku 

Tabela 13. Wykorzystanie czynnika von Willebranda w krajach Unii Europejskiej w 2023 roku 

Tabela 14. Narodowe programy leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych, kompleksowe ośrodki 

leczenia, rejestry i liczba pacjentów z hemofilią w krajach Unii Europejskiej 

Tabela 15. Elementy systemu opieki nad pacjentami z hemofilią w krajach UE 
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Tabela 16. Lista ośrodków realizujących Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne 

Skazy Krwotoczne na lata 2024–2028, dane NCK 

Tabela 17. Koszty całkowite realizacji Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne 

Skazy Krwotoczne w latach 2024–2028 (w zł) 

Tabela 18. Ilości produktów leczniczych przewidzianych do zakupu w poszczególnych latach realizacji 

Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilię i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024–2028 

Tabela 19. Wartość kontraktów na realizację programu lekowego B.15. „Zapobieganie krwawieniom u 

dzieci z hemofilią A i B w latach 2021–2025” 

Tabela 20. Wartość świadczeń i produktów leczniczych w ramach kontraktów na realizację programu 

lekowego B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” w latach 2021–2025 

Tabela 21. Ranking wartości kontraktów na realizację programu lekowego B.15. „Zapobieganie 

krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” w latach 2021–2025 

Tabela 22. Ranking wartości świadczeń i produktów leczniczych w kontraktach na realizację programu 

lekowego B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” w latach 2021–2025 

Tabela 23. Liczba rozliczonych jednostek w poszczególnych zakresach oraz liczba osób objętych 

programem lekowym B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” w 2024 roku 

Tabela 24. Liczba leczonych pacjentów poszczególnymi lekami w programem lekowym B.15. 

„Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” w latach 2019–2024 

Tabela 25. Analiza SWOT NHPL i Programu B.15 

Tabela 26. Analiza porównawcza NPLH 2024–2028 i Programu lekowego B.15 

10.2. Spis rysunków 

Rysunek 1. Wykorzystanie czynnika VIII/IU na mieszkańca w Europie w 2023 roku   

Rysunek 2. Wykorzystanie czynnika IX/IU na mieszkańca w Europie w 2023 roku 

Rysunek 3. Liczba ośrodków leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych w krajach Unii Europejskiej 

Rysunek 4. Wartość kontraktów na realizację programu lekowego B.15. „Zapobieganie krwawieniom u 

dzieci z hemofilią A i B” w latach 2021–2025 
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Rysunek 5. Zmiana rok do roku wartości kontraktów na realizacjĘ programu lekowego B.15. „Zapobieganie 

krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” w latach 2021–2025 

Rysunek 6. Wartość świadczeń i produktów leczniczych w ramach kontraktów na realizację programu 

lekowego B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” w latach 2021–2025 

Rysunek 7. Udział wartości świadczeń i produktów leczniczych w kontraktach na realizację programu 

lekowego B.15. „Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” w latach 2021–2025 

Rysunek 8. Liczba leczonych pacjentów poszczególnymi lekami w programem lekowym B.15. 

„Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilią A i B” w latach 2019–2024 

Rysunek 9. Alternatywne scenariusze finansowania innowacyjnego leczenia chorych na hemofilię 
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