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Wstep

Hemofilia A i B sa rzadkimi, wrodzonymi zaburzeniami krzepniecia krwi, ktére od wielu dekad stanowig
powazne wyzwanie dla systemow ochrony zdrowia. Postep w zakresie terapii — poczatkowo od
koncentratow czynnikow krzepniecia VIl i IX, przez preparaty rekombinowane, az po leki o przedtuzonym
czasie pottrwania i terapie o alternatywnym mechanizmie dziatania i terapie genowa - doprowadzit do
radykalnej zmiany perspektywy leczenia. Z choroby prowadzacej nieuchronnie do ciezkiej niesprawnosci,
hemofilia staje sie schorzeniem mozliwym do kontrolowania pod warunkiem zapewnienia szerokiego i
systematycznego dostepu do profilaktyki. Rozwoj farmakoterapii, w potgczeniu z nowymi koncepcjami
organizacyjnymi, otwiera takze pole do dyskusji o przysztosci finansowania i sposobach efektywnego

wykorzystania zasobow publicznych.

W tym kontekscie coraz wieksze znaczenie zyskuje podejscie oparte na Value-Based Health Care (VBHC),
ktorego celem jest ksztattowanie ochrony zdrowia wokét wartosci klinicznej i jakosci zycia pacjenta, a nie
jedynie wokoét kosztu jednostkowego leku. W przypadku hemofilii oznacza to koniecznosé
skoncentrowania sie nie tylko na redukcji krwawien, lecz takze na dtugofalowych efektach funkcjonalnych,
zapobieganiu artropatii hemofilowej, poprawie jakosci zycia, a takze satysfakcji pacjentow i rodzin z opieki
(PROMs i PREMs). VBHC staje sie zatem istotnym narzedziem w dyskusji o tym, jak wtgcza¢ innowacyjne
terapie do systemu ochrony zdrowia w sposdb zréwnowazony, a zarazem zgodny ze Swiatowymi

standardami.

Funkcjonujgce mechanizmy finansowania — Narodowy Program Leczenia Hemofilii i Pokrewnych Skaz
Krwotocznych (NPLH) oraz program lekowy ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B (ICD-10:
D66, D67)” dedykowany dzieciom z ciezkg hemofilia A i B zapewniajg istotng cze$¢ nowoczesnej
profilaktyki, jednak wykazujg réznice w zakresie organizacji, zakresu populacyjnego, dostepnosci
innowacyjnych terapii i sposobéw raportowania. Réwnoczesnie wytyczne miedzynarodowe, opracowane
przez World Federation of Hemophilia (WFH) oraz International Society on Thrombosis and Haemostasis
(ISTH), wyznaczaja kierunki rozwoju, ktére obejmuja nie tylko poszerzanie dostepu do lekéw, lecz takze
wdrazanie kompleksowej opieki, centralnych rejestréw, miernikdw pacjentocentrycznych i spodjnej

organizacji transition care.

Celem niniejszego opracowania jest zestawienie istniejgcych obecnie w Polsce form finansowania
leczenia hemofilii (NPLH i B.15) z wytycznymi klinicznymi o charakterze miedzynarodowym oraz
identyfikacja luk systemowych i mozliwos$ci adaptacji rozwigzan w duchu VBHC. Analiza ma na celu

wskazanie kierunkéw zmian, ktére pozwola z jednej strony zwiekszyé dostepnosé do innowacyjnych
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terapii, a z drugiej zapewni¢ dtugoterminowa efektywnos¢ kosztowa i spdjnosé organizacyjna

systemu opieki nad chorymi z hemofilia.

Streszczenie

Narodowy Program Leczenia Hemofilii i Pokrewnych Skaz Krwotocznych (NPLH) ma charakter
programu polityki zdrowotnej, ktorego mocna strong jest kompleksowos¢é organizacyjna. Obejmuje
wszystkie grupy wiekowe i petne spektrum skaz krwotocznych, z wyodrebnieniem modutéw
terapeutycznych odpowiadajgcych liniom leczenia. Istotng przewagg NPLH jest spdjna opieka - sie¢ 26
osrodkow leczenia hemofilii (OLH), rozwiniety system teleinformatyczny, mechanizmy akredytacji oraz
centralnie koordynowana logistyka z mozliwoscig dostaw domowych. Takie rozwigzania sprzyjaja

standaryzacji jakosci, poprawie adherence i jakosci zycia chorych.

Jednoczesnie proces wtaczania nowych terapii do NPLH pozostaje niedookreslony. Brakuje
sformalizowanej procedury, ktéra pozwalataby, np. podmiotowi odpowiedzialnemu, aktywnie inicjowac i
przyspiesza¢ wchodzenie innowacyjnych terapii. Formalnie ocena Agencji Oceny Technologii Medycznych
i Taryfikacji (AOTMIT) stanowi warunek konieczny i determinuje dalsze decyzje Ministerstwa Zdrowia.
Program nie przewiduje mechanizmoéw negocjacji warunkéw wejscia ani uzgadniania poziomu ceny.
W konsekwencji cena wybranych produktéw, np. koncentratow czynnika VIll, w ostatnich latach
istotnie sie zwigkszyta, co prowadzi do nieoptymalnego wykorzystania srodkéw finansowych i
ogranicza potencjat budzetowy programu. NPLH jest zatem silny organizacyjnie, ale stabszy w

obszarze elastycznosci finansowej i wprowadzania innowac;ji.

Warto takze podkresli¢ istotne odmiennosci w zakresie realizacji dostaw domowych w ramach NPLH.
Klasyczne koncentraty czynnikéw krzepniecia (FVIII, FIX) co do zasady odbierane sg przez pacjentéw
osobiscie w Regionalnych Centrach Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa (RCKiK). Dostawa bezposrednio do
domu pacjenta jest mozliwa w wyjatkowych sytuacjach, gdy spetnione sg okreslone kryteria, takie jak
znaczna odlegto$¢ miejsca zamieszkania chorego od RCKiK czy istotne ograniczenie sprawnosci ruchowej
pacjenta. W przypadku nowszych terapii o alternatywnym mechanizmie dziatania stosowany jest inny
model dostawy do pacjentéw realizowany przy wsparciu podmiotu odpowiedzialnego, a proces bardziej

przypomina rozwigzania znane z programoéw lekowych.

Program lekowy B.15, dedykowany dzieciom z ciezka hemofilig A i B, charakteryzuje sie precyzyjnie
opisanymi kryteriami kwalifikacji, schematami dawkowania i harmonogramem monitorowania.
Centralna kwalifikacja dokonywana przez Zesp6t Koordynujacy NFZ zapewnia jednolito$¢ decyzji i kontrole
nad stosowaniem kosztownych terapii. Atutem tego modelu jest takze tatwosé wprowadzenia
instrumentéw dzielenia ryzyka i negocjacji cenowych, co potwierdzaja rekomendacje AOTMIT

wskazujace na koniecznos¢ spetnienia konkretnych warunkéw finansowych.
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Staboscig programu lekowego jest waski zakres populacyjny (dzieci <18. r.z. z dodatkowymi warunkami
klinicznymi), fragmentarycznos¢ w zakresie innych swiadczen zdrowotnych niezbednych dla chorych w tej
grupie (program lekowy nie obejmuje leczenia krwawien juz wystepujacych) oraz duze obcigzenie
administracyjne zwigzane z raportowaniem wynikow leczenia do NFZ. Kryteria wtaczenia do leczenia sa
sztywne, co utrudnia szybkie dostosowanie programu do pojawiajacych sie nowych dowodéw

naukowych.

Wytyczne towarzystw naukowych (WFH, ISTH, EAHAD) jednoznacznie podkreslaja, ze profilaktyka
powinna by¢ standardem opieki dla wszystkich pacjentéw z ciezka postacia choroby, niezaleznie od
wieku i obecnosci inhibitora. Rekomenduja one stosowanie koncentratow czynnikéw VIl i IX, lecz takze
szeroka dostepnos¢ do nowoczesnych terapii o alternatywnym mechanizmie dziatania. Kluczowym
argumentem jest skutecznos¢ w redukcji krwawien oraz znaczaca poprawa jakosci zycia wynikajaca
z uproszczenia schematow podawania i zmniejszenia obciazenia zwigzanego z codziennym

leczeniem.
Kierunki rozwoju innowacyjnego leczenia chorych na hemofilie w Polsce

Obechie w Polsce nowoczesne terapie o alternatywnym mechanizmie dziatania sa finansowane
gtéwnie dla dzieci i chorych z inhibitorem, podczas gdy populacja dorostych bez inhibitora pozostaje

poza systemowym dostepem.

Na tle poréwnania funkcjonujacych obecnie Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i
Pokrewne Skazy Krwotoczne 2024-2028 oraz programu lekowego ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z
hemofilig Ai B (ICD-10: D66, D67)”, dedykowanym dzieciom z ciezkg hemofilig A i B, wytaniaja sie trzy

mozliwe scenariusze rozwoju innowacyjnego leczenia chorych na hemofilie.

1) Model ewolucyjny

Model ewolucyjny zaktada utrzymanie obecnej struktury: NPLH pozostaje platforma dla populacji
wysokiego ryzyka, a nowy program lekowy obejmuje chorych w r6znym wieku bez inhibitora. Pozwala to na

tatwa kontrole budzetu, lecz tworzy nadal dwa rownolegte mechanizmy.

W tym wariancie NPLH pozostaje centralnym narzedziem finansowania i organizacji leczenia pacjentéw z
najwiekszymi potrzebami klinicznymi, w szczegolnosci z inhibitorem czynnikéw VIII/IX. To w jego ramach
rozwijane sg moduty terapeutyczne obejmujgce terapie klasyczne (czynniki VIII/IX osoczopochodne i
rekombinowane), preparaty bypassing agents, a takze nowoczesne terapie podskérne. Program zapewnia
takze logistyke dostaw domowych, centralne raportowanie do NCK, rozwéj systemu teleinformatycznego
i Scisty nadzér nad OLH (akredytacje, karty postepowania, audyty). Nowe populacje pacjentéw bytyby
wtgczane sg do odrebnego programu lekowego. Podobnie jak dzieci w obecnym programie B. (np. chorzy

bez inhibitora) mogtyby zosta¢ objete odrebnym programem lekowym Zapobieganie krwawieniom u dzieci

1
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zhemofilig AiB (ICD-10: D66, D67). W takim schemacie obecny pogram lekowy (B.15) i przyszte programy
dziatatyby réwnolegle z NPLH, oferujac:

2 $cisle zdefiniowane kryteria kwalifikacji i wytaczenia,

S sztywne schematy dawkowania i monitoringu,

< centralng kwalifikacje przez Zespoét Koordynujacy NFZ,

2 petne rozliczenie w systemie programéw lekowych, z mozliwoscig zastosowania instrumentéw
dzielenia ryzyka (RSS, cap-budget, outcome-based),

< monitorowanie w ramach SMPT,

2 docelowo rozszerzenie dostepu do terapii w podaniach domowych.

+ Zalety: wysoka przejrzystos¢ kosztowa, tatwosé kontroli budzetu, mozliwos¢ negocjacji cenowych z

producentami na poziomie programoéw lekowych w klasycznym ujeciu.

- Wady: powstajg dwa réownolegte systemy finansowania z ryzykiem dublowania raportowania (system
NFZ + system NPLH), a pacjenci, wchodzac w dorostos$é, sg zobowigzani do zmiany rezimu opieki, gdyz

obecnie program lekowy dotyczy populacji pediatrycznej.

Komentarz: Aktualnie (wrzesien 2025 r.) program lekowy B.15 przewiduje leczenie tylko wybranych
subpopulacji dzieci. Nie ma przeszkdd formalnych, aby docelowy ksztatt programu lekowego uwzgledniat

rowniez pacjentéw dorostych.

2) Modelintegracyjny

Model integracyjny polega na rozszerzeniu NPLH o kolejne moduty i wprowadzeniu do niego nowych grup
lekéw z okreslonymi warunkami ekonomicznymi. W programie istnieje juz mechanizm modutowy ze
zdefiniowanymi kryteriami eskalacji kosztowej (od czynnika osoczopochodnego > rekombinowanego -
EHL »> do terapii alternatywnej). Wtaczenie nowej grupy lekéw w tej strukturze bytoby naturalnym
rozwinieciem obecnej logiki programu NPLH. Gwarantowatoby to jednos$¢ systemu, ale jednoczesnie

zmniejszatoby przejrzystos¢ kosztow.

NPLH oferuje nastepujace instrumenty organizacyjne, ktérych brakuje w programie lekowym:

2 ewidencje i system teleinformatyczny integrujacy sie z NFZ oraz w czesci z ZUS i KRUS,
2 akredytacje OLH i kontrole jakosci $wiadczen,

2 koordynacije transition care — ptynne przechodzenie pacjentow z pediatrii do opieki doroste;j.

+ Zalety: sp6jnos¢ organizacyjna, brak koniecznosci dublowania systemoéw IT, mozliwo$¢ prowadzenia
jednej bazy danych, wieksza elastycznos¢ kliniczna (kwalifikacja przez OLH) — ale tylko w przypadku mniej
kosztownych terapii, przejscie pacjenta na innowacyjne terapie (emicizumab) wymaga ztozenia przez

lekarza prowadzacego wnioskow, ktdre sg czesto odrzucane bez uzasadnienia klinicznego.
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- Wady: ograniczona przejrzystos¢ jednostkowego kosztu terapii, trudniejsze stosowanie mechanizmoéw
negocjacyjnych i mechanizméw podziatu ryzyka sprawdzonych w programach lekowych, ryzyko mniejsze;j

presji cenowej.

3) Model hybrydowy

Model hybrydowy taczy oba podejscia: krotkoterminowo uruchamia program lekowy dla nowych grup
pacjentéw z jasno okreslonym parytetem kosztowym i mechanizmami dzielenia ryzyka, a dtugofalowo

zaktada integracje tych rozwigzan w ramach NPLH.

Model hybrydowy zaktada:

2 krotkoterminowo (0-12 miesiecy) — uruchomienie programu lekowego NFZ dla pacjentéw bez
inhibitora, z warunkiem kosztowym i zastosowaniem instrumentéw RSS; raportowanie i kwalifikacja
centralna zapewniajg dyscypline budzetowa, a osrodki leczenia nadal petnig role kliniczno-
diagnostyczna, wspotpracujac z NFZ,

2 Srednioterminowo (12-36 miesiecy) — integracje wybranych elementéw tego programu w ramach
NPLH, np. logistyki dostaw domowych, systemu IT i rejestru pacjentdéw; pozostawienie mechanizmoéw
cenowych w formule z programu lekowego, ale z rosnacg koordynacjg ze strony NCK,

o dtugoterminowo - rozwazenie petnej absorpcji nowych terapii do NPLH, przy zatozeniu budowy

odpowiednich narzedzi finansowych i kontrolnych.

+ Zalety: szybkie zwiekszenie dostepu, kontrola kosztéw w pierwszej fazie, a nastepnie integracja
organizacyjna w ramach NPLH; mechanizmy kontroli skutecznosci klinicznej i efektywnosci ekonomiczne;j

znane z programu lekowego.

- Wady: koniecznos$¢ rownolegtego raportowania przez OLH do dwéch systemoéw (NFZ i NPLH), ryzyko

poczatkowej fragmentaciji.

Kompleksowa analiza wskazuje, ze przyszto$é finansowania innowacyjnego leczenia hemofilii Ai B w
Polsce powinna opierac sie na potaczeniu zalet obu istniejacych mechanizméw. NPLH powinien pozostac¢
strukturg zapewniajaca organizacje opieki i logistyke dostaw, podczas gdy programy lekowe mogtyby by¢
(jako jedna z kategorii dostepnosci refundacyjnej) stosowane do precyzyjnej kontroli kosztéw i etapowego
rozszerzania dostepnosci nowych grup lekéw. Polski system leczenia hemofilii jest dobrze rozwiniety
w zakresie organizacji i logistyki, ale wymaga dalszej modernizacji, aby nadaza¢ za swiatowymi

standardami, szczegélnie w obszarze leczenia.
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1.Hemofilia — obraz kliniczny, przebieg
naturalny, powiklania 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 aktywnosci czynnika krzepniecia, odpowiednio VIII (FVIII, Factor VIII) lub IX (FIX, FIX) w
osoczu. Niedobory ww. czynnikéw sg wynikiem patogennych wariantéw (mutacji) w genach F8i F9. HA jest

znacznie czestsza niz HB i stanowi okoto 80%-85% wszystkich przypadkdw, podczas gdy HB 15%-20%".

FVIII jest glikoproteing syntetyzowanag gtéwnie w komadrkach srédbtonka zatok naczyniowych watroby, ale
takze w nerkach i tkance limfatycznej. Jest on jednym z najwiekszych i najmniej stabilnych czynnikéw
krzepniecia, wystepujacym w krwiobiegu w niekowalencyjnym kompleksie z czynnikiem von Willebranda
(VWF, Von Willebrand Factor). VWF chroni FVIII przed przedwczesng proteolityczng degradacjg i przenosi
go do miejsc uszkodzenia srédbtonka naczyniowego. Czas biologicznego poéttrwania FVIII wynosi okoto
12 h. Gen F8 znajduje sie na chromosomie X (Xg28) i ma wielkosé¢ 186 000 par zasad (base pair; bp).
Najczesciej, bo w 40-45% przypadkdéw, wykrywa sie inwersje w intronie 22 (INV22). Znacznie rzadziej, w 1-
5% przypadkow, wykrywa sie inwersje w intronie 1 (INV1). Poza wymienionymi mutacjami inwersyjnymi
zachorowania na HA moga by¢ wywotane obecnoscig w F8 mutacji punktowych. Wynikiem mutacji jest

brak syntezy FVIII, jej zmniejszenie lub synteza nieprawidtowego biatka?.

FIXjest proteazg serynowg syntetyzowang w hepatocytach. Wraz z czynnikami krzepnigciall, VIl i X stanowi
grupe czynnikéw zespotu protrombiny, do syntezy ktérych niezbedna jest witamina K. Czas biologicznego
pottrwania FIX wynosi okoto 24 h. Gen FIX (F9) podobnie znajduje sie na chromosomie X (Xg27). Opisano
ponad 3000 wariantéw zlokalizowanych we wszystkich regionach F9 odpowiedzialnych za wystapienie HB,

z ktérych najczestsze to mutacje punktowe, a w dalszej kolejnosci duze delecje/rearanzacje. Podobnie jak

' Srivastava, A., Santagostino, E., Dougall, A., Kitchen, S., Sutherland, M., Pipe, S. W., Carcao, M., Mahlangu, J., Ragni, M. V., Windyga,
J., Llinds, 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., Letowska, M., Mital, A., Musiat, J., Peregud-Pogorzelski, J., Podolak-Dawidziak, M.,
Trelinski, J., Undas, A., Urasinski, T., Zdziarska, J., & Zawilska, K. (2016). Czes$¢ I: Wytyczne postepowania w hemofiliiA iB
niepowiktanej inhibitorem czynnika VIl iIX (wydanie zaktualizowane). Acta Haematologica Polonica, 47(2), 86-114.

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

nieprawidtowego biatka®.

1.1. Obraz kliniczny i przebieg naturalny hemofilii

Hemofilia jest wrodzonym zaburzeniem krzepniecia krwi, ktére objawia sie w postaci réznorodnych
krwawien. Czestos¢ wystepowania krwawien, zwtaszcza tych do stawdw i miesni, stanowi kluczowy
wskaznik skutecznosci zastosowanej terapii hemostatycznej oraz jest predyktorem dtugoterminowych
wynikéw w uktadzie miesniowo-szkieletowym?.

U dzieci hemofilia ujawnia sie tym wczesniej, im nizsza jest aktywnos¢ czynnika krzepniecia krwi (chociaz
moment wystgpienia pierwszego krwawienia moze by¢ zwigzany z wieloma innymi, zupetnie
przypadkowymi okolicznosciami). Czesto pierwszym objawem choroby jest krwawienie do migsnia po
podaniu szczepionki przeciwko HBV lub domiesniowej podazy witaminy K w pierwszej dobie zycia
noworodka oraz po naktuciu piety. W kolejnych miesigcach zycia obserwuje sie u dziecka tatwosé
siniaczenia sie. Zgbkowanie u dziecka z hemofiliag moze sie wigza¢ z powaznym krwawieniem ze Sluzéwek
jamy ustnej. Krwawienia do stawow i miesni sa najbardziej charakterystycznymi objawami hemofilii.
Znacznie rzadziej wystepuja krwawienia do osrodkowego uktadu nerwowego (najczestsza przyczyna
zgonu), uktadu moczowego, przewodu pokarmowego, uktadu oddechowego. Pierwsze krwawienie do
stawu pojawia sie zwykle ok. 1. r.z., kiedy chtopiec zaczyna chodzi¢. Najczesciej wystepujg krwawienia do
duzych i srednich stawéw: kolanowych, tokciowych, skokowych. Objawem krwawienia do stawu jest
narastajacy, silny bdél (u starszych chtopcéw poprzedzony mrowieniem), po czym pojawia sie obrzek,
zwiekszone ocieplenie, ograniczenie ruchomosci i przykurcz zgieciowy. Krew pozostajgca w jamie
stawowej powoduje zmiany btony maziowej o typie przewlektego zapalenia barwnikowego kosmkowo-
-guzkowego. Przy pierwszym krwawieniu zwykle krew wchtania sie catkowicie, nie pozostawiajgc
znaczacych zmian w stawie. Niestety, konsekwencjg pierwszego krwawienia moze by¢ rowniez
nawracanie krwawien do tego samego stawu (staw docelowy, target joint), co pociaga za sobg narastanie

zmian destrukcyjnych®.

Hemofilia zazwyczaj dotyka tylko mezczyzn, ktdérzy dziedziczg dotkniety chorobg chromosom X. U kobiet
rzadko wystepuja objawy hemofilii (spostrzegane, gdy aktywnos$¢ FVIII lub FIX <40 |U/dL). Kobieta z

genetyczng cechg hemofilii jest nazywana nosicielkg hemofilii®. Objawy hemofilii u kobiet sg takie same

3 Windyga, J., et al., 2016.

4 Srivastava, A., et al., 2020.

5 kaguna, P., Mtynarski, W., Urasinski, T., Kottan, A., Styczyriski, J., & Szczepanski, T. (2022). Postepowanie u dzieci i mtodziezy z
hemofilig A lub B: rekomendacje Polskiego Towarzystwa Onkologii i Hematologii Dzieciecej. Przeglad Pediatryczny, 51(1), 43-56.
https://doi.org/10.26625/10091

8 Srivastava, A., et al., 2020.
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jak u mezczyzn, ale nosicielki najczesciej pozostajg bezobjawowe, albowiem aktywnosé FVIII lub FIX

pozostaje u nich na granicy normy lub w normie.

Krwawienia w HA i HB sag nastepstwem uposledzenia wtérnej hemostazy. Procesy pierwotnej hemostazy
przebiegaja prawidtowo, ale ptytkowy czop hemostatyczny nie jest dostatecznie wzmocniony wtdknikiem
(fibryna), albowiem w nastepstwie niedoboru FVIII lub FIX nie jest wytwarzana dostateczna ilos¢ trombiny
przeksztatcajacej fibrynogen w fibryne. Skrzep o stabej strukturze ulega tatwo rozpadowi, co objawia sie
sktonnoscia do nadmiernych krwawien. Rozpoznanie hemofilii opiera sie na pomiarze aktywnosci
niedoborowego czynnika krzepniecia w osoczu, a nasilenie krwawien zalezy od stopnia niedoboru.

Wyréznia sig 3 postacie hemofilii: ciezkg, umiarkowana i tagodna.

TABELA 1. KLASYFIKACJA HEMOFILIIAIB

Aktywnos¢ FVIII /FIX Posta¢ hemofilii Gtéwne objawy

<0,01 IU/ml (<1 1U/dl; <1% normy) ciezka samoistne krwawienia do stawéw i mig$ni; nadmierne
krwawienia po urazach, ekstrakcjach zebdéw, zabiegach
chirurgicznych

0,01-0,05 IU/ml (1-5 1U/dL; 1-5% umiarkowana krwawienia do stawdéw i miesni po niewielkich urazach, rzadko
normy) samoistne; nadmierne krwawienia po urazach, ekstrakcjach
zebobw, zabiegach chirurgicznych

>0,05<=0,40 IU/ml (>5<=40 IU/dl; tagodna praktycznie nie obserwuje sig samoistnych krwawien do
>5<=40% normy) stawoéw i migs$ni; nadmierne krwawienia po urazach,
ekstrakcjach zebow, zabiegach chirurgicznych

Zrédto: Opracowano na podstawie Windyga, J. i wsp., Cze$é I: Wytyczne postepowania w hemofilii A i B niepowiktanej inhibitorem
czynnika VIl i IX (wydanie zaktualizowane)’.

Objawy ciezkiej postaci hemofilii

Dziecirodzg sie pozornie zdrowe i zwykle nie krwawig przy odpadaniu kikuta pepowiny. Przedtuzone i obfite
krwawienia wystepuja przy zabiegu obrzezania. Skaza krwotoczna ujawnia sie na ogét na przetomie 1. i
2.r.z. pod postacig wylewéw krwi podskérnych i domigsniowych oraz przedtuzonych krwawien po

skaleczeniu jezyka lub wargi®.

2  Wylewy krwi do stawow — zazwyczaj zaczynajg pojawiaé sie w wieku 2-3 lat. Najczesciej umiejscawiaja
sie w stawach kolanowych, tokciowych oraz skokowo-goleniowych i sg wynikiem niewielkich urazéw.
Potem dominuja krwawienia samoistne. Powtarzajgce sie krwawienia do stawdéw sa przyczyna ich
postepujacego zwyrodnienia. Krwawienia do stawdw sa najbardziej charakterystycznym objawem
ciezkiej hemofilii. Krwawieniu towarzyszy najpierw ,,aura” w postaci uczucia dretwienia lub mrowienia,

nastepnie bol, obrzek, wzmozone ocieplenie skéry nad zajetym stawem i ograniczenie jego

7Windyga, J., et al., 2016.
8 Windyga, J., et al., 2016.
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ruchomosci. ,,Oszczedzanie” konczyny moze by¢ jedynym objawem krwawienia do stawu u
najmniejszych dzieci®. Pod pojeciem stawu docelowego (target joint) nalezy rozumiec¢ staw, w ktorym
doszto do co najmniej trzech samoistnych krwawien w okresie 3-6 miesiecy. Jezeli w takim stawie nie
obserwuje sie krwawien w okresie kolejnych 12 miesiecy, to nie jest on juz uwazany za staw
docelowy™.

2 Krwawienia do miesni — samoistne badZ pourazowe, najczesciej lokalizuja sie w goleniach, udach,
posladkach, przedramionach oraz w miesniu biodrowo-ledZzwiowym. Bardzo czesto powstaty krwiak
uciska na naczynia krwionosne i nerwy. Wynikiem Zzle leczonych krwawien do miesni moze by¢ np.
niedokrwienny przykurcz Volkmanna — nastepstwo krwiaka w grupie migsni zginaczy przedramienia,
porazenie nerwu biodrowego w nastepstwie wylewu krwi do miesnia biodrowo-ledZzwiowego oraz
stopa konska - po uszkodzeniu nerwu strzatkowego tylnego przez krwiak zlokalizowany w miesniu
brzuchatym tydki. Zaotrzewnowe wylewy do prawego miesnia biodrowo-ledzwiowego moga byé
mylnie rozpoznane jako zapalenie wyrostka robaczkowego''.

2 Krwiakitylnej $ciany gardta i dna jamy ustnej — moga uciskaé na drogi oddechowe. Szybkie rozpoczecie
leczenia zapobiega koniecznosci intubacji lub tracheostomii®.

2 Krwiomocz - moze by¢ wywotany kamicg uktadu moczowego. Nierzadko towarzyszy mu bl w okolicy
ledzwiowej. W przypadku duzego nasilenia moze prowadzié do istotnej klinicznie niedokrwistos$ci.

2 Krwawienie z gérnego odcinka przewodu pokarmowego — najczesciej zwigzane z chorobg wrzodowg
zotadka lub dwunastnicy, badz z zapaleniem krwotocznym btony sluzowej zotadka. U pacjentéw z
wieloletnim zakazeniem wirusem zapalenia watroby typu C (HCV) i typu B (HBV) zré6dtem krwawienia
moga by¢ zylaki przetyku lub dna zotadka wywotane nadcisnieniem w uktadzie zyty wrotnejw przebiegu
pozapalnej marskos$ci watroby'.

2 Krwawienie srédczaszkowe — wystepuje u okoto 5% chorych i jest obarczone duzg $miertelnoscia,
zajmujac jedno z pierwszych miejsc wsréd przyczyn zgondw chorych na ciezkg hemofilie. Krwawienie
po usunieciu statego zeba lub migdatkéw i krwawienia z ran operacyjnych u pacjentéw, ktdrzy nie
otrzymali odpowiedniego leczenia hemostatycznego - czesto bardzo obfite, moga pojawi¢ sie po

uptywie kilku godzin od zabiegu i nieleczone prowadzag do wykrwawienia pacjenta’®.

Objawy kliniczne umiarkowanej hemofilii

®Windyga, J., et al., 2016.
Windyga, J., et al., 2016.
" Windyga, J., et al., 2016.
2Windyga, J., et al., 2016.
8 Windyga, J., et al., 2016.
4 Windyga, J.,et al., 2016.
S Windyga, J., et al., 2016.
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S  Wylewy krwi do stawdw — sg mniej czeste niz w ciezkiej hemofilii i zazwyczaj wystepujg w nastepstwie
urazow. Dotyczg zwykle jednego lub dwdch stawdw i rzadko prowadza do ich zwyrodnienia®.
2 Krwawienia do mie$ni — wystepuja bardzo rzadko.

2 Krwawienia pourazowe — zamkniete i otwarte sag tak samo niebezpieczne jak w ciezkiej hemofilii.
Objawy kliniczne tagodnej hemofilii

2 Praktycznie nie wystepujag krwawienia do stawdw i miesni.
2 Pacjenci z aktywnoscia FVIII/FIX powyzej 25% normy zazwyczaj prowadza normalny tryb zycia, nie
wiedzac o istnieniu skazy, ktéra moze ujawni¢ sie dopiero w trakcie operacji chirurgicznej lub w

nastepstwie urazu®’.

1.2. Powiklania hemofilii i powiklania leczenia
substytucyjnego

Powiktaniami samej choroby sa: przewlekte zapalenie btony maziowej, artropatia hemofilowa i
pseudoguzy hemofilowe. Powiktaniami leczenia substytucyjnego hemofilii sg: inhibitory FVIII i FIX oraz

zakazenia drobnoustrojami przenoszonymi przez krew.

S Przewlekte zapalenie btony maziowej

W wyniku powtarzajgcych sie krwawien do stawu dochodzi do przewlektego zapalenia i przerostu btony
maziowej stawu. Staw jest obrzekniety, cho¢ zazwyczaj niebolesny. Przerost btony maziowej stawu mozna
potwierdzi¢ badaniem ultrasonograficznym i MRI. MRI lub radiogram przegladowy (RTG) stawu pozwala
ocenic¢ stopien zniszczenia chrzgstki i kosci. Pacjentom z przewlektym zapaleniem btony maziowej stawu
zaleca sie ¢wiczenia fizyczne (w ostonie koncentratu czynnika krzepnigcia) w celu wzmocnienia sity
miesniowej, COX-2 inhibitory, niekiedy wstrzykuje sie do stawu dtugo dziatajgce kortykosteroidy. Jesli
zapaleniu btony maziowej towarzyszg czesto powtarzajgce sie wylewy krwi do stawu, nalezy rozwazy¢
wykonanie chirurgicznego zabiegu usuniecia btony maziowej, czyli synowektomii. Znacznie czesciej niz
synowektomie chirurgiczna stosuje sie obecnie synowektomie izotopowa, polegajaca na wstrzyknieciu do
stawu izotopu emitujgcego promieniowanie beta (fosfor-32 lub itr-90). Opis sposobu przeprowadzenia

zabiegu mozna znalez¢ w piSmiennictwie.

2 Artropatia

Utrzymujgce sie przewlekte zapalenie btony maziowej oraz powtarzajgce sie wylewy krwi do stawu
prowadzg do nieodwracalnego zniszczenia chrzestnych i kostnych struktur stawu. Postepujg procesy

wtdknienia, z czasem dochodzi do znacznego ograniczenia ruchomosci zaatakowanego stawu, jego

6 Windyga, J., et al., 2016.
7 Windyga, J., et al., 2016.
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deformacji, a w konsekwencji zanikéw sasiadujgcych grup miesniowych —do zjawisk okreslanych mianem
artropatii hemofilowej. Celem leczenia pacjenta z artropatig jest usprawnienie narzadu ruchu i walka z
bélem, ktéra czesto wymaga stosowania lekow narkotycznych. U czesci chorych poprawe uzyskuje sie
fizjoterapig, prowadzong pod ostong leczenia substytucyjnego. Stosuje sie takze, z réznym powodzeniem,
stabilizatory stawéw. Jesli leczenie zachowawcze jest nieskuteczne, nalezy rozwazy¢ interwencje
chirurgiczna, ktéra w zaleznosci od tego, ktdéry staw jest zajety, moze polegaé na: artroskopowym
uwolnieniu wewnatrzstawowych zrostéw, zabiegu na okotostawowych tkankach miekkich w celu
uwolnienia przykurczu zgieciowego, korekcyjnej osteotomii, artrodezie oraz wszczepieniu endoprotezy
stawowej. Prawidtowa opieka nad chorym na hemofilie z artropatia hemofilowg wymaga Scistej
wspotpracy hematologa z ortopeda i specjalista w zakresie fizjoterapii. Zabiegi operacyjne z zakresu
ortopedii powinny by¢ przeprowadzane w referencyjnych osrodkach leczenia hemofilii (HCTC) lub w

osrodkach ortopedycznych stale i Scisle wspotpracujgcych z HCTC.

2 Pseudoguzy

Sa wynikiem Zzle leczonych lub nieleczonych krwawien do tkanek miekkich znajdujacych sie w
bezposrednim sagsiedztwie kosci. Powiekszajacy sie krwiak (pseudoguz) uciska na nerwy, naczynia i
prowadzi do destrukcji kosci. Najczesciej pseudoguz rozwija sie w miednicy i udzie. Do potwierdzenia
rozpoznania wykorzystuje sie techniki obrazowe (RTG, USG, CT, MRI). O ile w przypadku matego
pseudoguza intensyfikacja leczenia substytucyjnego moze doprowadzi¢ do zatrzymania jego progresji, o
tyle w przypadku psedoguza o duzych rozmiarach zawsze nalezy rozwazy¢ mozliwosc jego chirurgicznego

usuniecia. Zabieg taki powinien by¢ przeprowadzany w referencyjnym osrodku leczenia hemofilii.
2 Inhibitory

Wystagpienie inhibitorow FVIII i FIX stanowi aktualnie najpowazniejsze powiktanie hemofilii. W ich
obecnosci krwawienia na ogot nie poddajg sie leczeniu substytucyjnemu z zastosowaniem koncentratéw
niedoborowego czynnika krzepniecia krwi. Ocenia sig, ze inhibitor FVIll pojawia sie u ponad 30% pacjentow
z ciezkg HA i u 3-13% pacjentéw z umiarkowang i tagodng hemofilia A. Mianem inhibitora lub krazacego
antykoagulantu FVIII lub FIX okresla sie poliklonalne alloprzeciwciata pojawiajgce sie u czesci chorych na
HA lub HB w odpowiedzi na podawany dozylnie koncentrat FVIII lub FIX. Pojawienie sie zatem inhibitora
FVIII lub FIX u chorego na wrodzong hemofilie nie jest powiktaniem samej choroby, lecz powiktaniem
leczenia substytucyjnego®. Dlatego profilaktyka krwawien w tej grupie chorych opiera sie na stosowaniu
przeciwciat monoklonalnych nasladujgcych FVllla (HA powiktana inhibitorem) lub lekéw rebalansujacych
(HA lub HB powiktana inhibitorem), a w profilaktyce i leczeniu ostrych krwawien oraz w profilaktyce

okotooperacyjnej — koncentratéw czynnikéw krzepniecia omijajgcych inhibitor (bypassing agents; BPA).

8 Windyga, J., et al., 2016.
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2. Epidemiologia i obciazenie chorobg

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

2.1. Epidemiologia

Najlepsze szacunki dotyczace czestosci wystepowania hemofilii, oparte na danych z krajowych rejestréow
pacjentéw i globalnych badaniach Swiatowej Federacji Hemofilii (WFH), wskazuja, ze oczekiwana liczba
mezczyzn z hemofilia na swiecie wynosi 1 125 000, z czego wiekszos¢ pozostaje niezdiagnozowana.
Szacuje sie, ze 418 000 mezczyzn ma ciezkg posta¢ hemofilii. Szacowana czestos¢ wystepowania
hemofilii A przy urodzeniu wynosi 24,6 przypadkéw na 100 000 mezczyzn dla wszystkich stopni cigzkosci
(wtym 9,5 przypadkow dla ciezkiej hemofilii A), a hemofilii B 5,0 przypadkéw na 100 000 mezczyzn (w tym
1,5 przypadkow dla ciezkiej hemofilii B)'°.

Hemofilia wystepuje z czestoscig 1 na 10 000 urodzen. Szacuje sie, ze 80-85% wszystkich chorych na
hemofilie choruje na hemofilie A, a jedynie 15-20% na hemofilie B. U okoto 30-50% polskich chorych
mutacja wystepuje spontanicznie, a wywiad rodzinny jest negatywny. Hemofilie A wykrywa sie u 1 na 5000,
a hemofilie B — u 1 na 30 000 meskich noworodkéw?°. Czestos¢ wystepowania hemofilii A i B w Polsce

zostata oszacowana na 1:12 300 mieszkaricéw?'.

W 2021 roku tgczng liczbe chorych, ktdrzy zostali zaopatrzeni w produkty lecznicze w ramach programu
Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023

wynosita odpowiednio: dla HA — 1449 oraz dla HB — 25522,

2.2. Sposob dziedziczenia i nosicielstwo

Poniewaz w rodzinie przekazywany jest gen z tg samag mutacja, mezczyzni dotknieci hemofilia w obrebie
jednej rodziny maja te sama posta¢ hemofilii. Za pewne nosicielki hemofilii uznaje sie cérki mezczyzn

chorych na hemofilie, matki co najmniej dwdéch chorych synéw oraz matki jednego chorego syna, w ktérych

' Srivastava, A., et al., 2020.

20Windyga, J., et al., 2016.

2'Windyga, J., Lopaciuk, S., Stefaiska, E., & Klukowska, A. (2004). Hemofilia i pokrewne skazy krwotoczne w Polsce. Polski Archiwum
Medycyny Wewnetrznej, 112, 1197-1202.

22 Ministerstwo Zdrowia. (2024). Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilig 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

20


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

HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

rodzinie inny krewny choruje na hemofilie. Potencjalne nosicielki hemofilii to cérki nosicielek hemofilii (w
tym siostry mezczyzn chorych na hemofilie) oraz matki jednego chorego syna, w ktérych rodzinie nikt inny
nie chorowat na hemofilie. Prawdopodobienistwo przekazania przez nosicielke genu hemofilii dziecku
wynosi 0,5, co oznacza, ze ryzyko hemofilii u syna oraz ryzyko nosicielstwa tej choroby u cérki jest réwne
50%. Poniewaz aktywnos¢ FVIII i FIX w osoczu nosicielek wynosi zazwyczaj okoto 50% wartosci
prawidtowej i jest wystarczajgca dla prawidtowego przebiegu procesu krzepniecia krwi, nosicielki rzadko
wykazujg sktonnos¢ do nadmiernych krwawien. Sktonnos$é taka moze jednak wystgpi¢ u kobiet
dotknietych skrajng lyonizacja (nieprawidtowa inaktywacja chromosomu X pochodzacego od jednego z
rodzicéw), u kobiet z zespotem Turnera (XO) oraz u cérek urodzonych ze zwigzku chorego na hemofilie z
nosicielka hemofilii, gdyz w tych przypadkach aktywnos¢ niedoborowego czynnika krzepnigcia moze by¢
bardzo mata, a nawet nieoznaczalna®. Jak wspomniano, hemofilia jest dziedziczona poprzez chromosom
Xz mutacjg genu F8 lub F9. Jednakze zaréwno geny F8, jak i F9 sg podatne na nowe mutacje, a okoto 30%
wszystkich przypadkéw jest wynikiem spontanicznych wariantéw genetycznych. Badania prospektywne
wskazuja, ze ponad 50% nowo zdiagnozowanych osoéb z cigzka hemofilia nie ma wczesniejszej historii

rodzinnej hemofilii?*.

2 Windyga, J., et al., 2016.
24 Srivastava, A., et al., 2020.

21



HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

3. Przeglad wytycznych klinicznych
dotyczacych diagnostyki i leczenia chorych
na hemofilie Ai B

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

3.1. Diagnostyka hemofilii

Zgodnie z aktualnymi zaleceniami WFH rozpoznawanie hemofilii dokonywane jest na podstawie objawoéw
klinicznych, wywiadu rodzinnego oraz wynikéw badan laboratoryjnych. Doktadna diagnoza hemofilii jest

niezbedna do wdrozenia odpowiedniego postepowania?®.

Kazdy pacjent z objawami klinicznymi mogacymi odpowiadaé hemofilii, kazdy noworodek z rodziny, w
ktérej wystepuje lub wystepowata hemofilia, a takze kazdy pacjent, a zwtaszcza noworodek lub dziecko z
istotnymi odchyleniami od normy w testach przesiewowych hemostazy, powinni zosta¢ skierowani do

osrodka medycznego zajmujgcego sie diagnostyka i leczeniem wrodzonych skaz krwotocznych?®,

Wykazanie zmniejszonej aktywnosci FVIII lub FIX w osoczu jest niezbednym warunkiem rozpoznania
hemofilii A lub B. W okresie noworodkowym APTT jest przedtuzone, a aktywnosé¢ FIX zmniejszona w
poréwnaniu z osobami dorostymi. Dlatego rozpoznanie HB u noworodka jest uprawnione wytacznie przy
stwierdzeniu aktywnosci czynnika IX ponizej 1IU/dL. Jesli aktywnos¢ FIX jest wieksza niz 11U/dl, ale
mniejsza niz 501U/dl, oznaczenie FIX nalezy powtérzy¢ po ukonczeniu przez dziecko 6. miesigca zycia.
Aktywnos¢ FVIII w okresie noworodkowym jest poréwnywalna z aktywnoscig FVIII u oséb dorostych.
Rozpoznanie HA u noworodka ze zmniejszona aktywnoscig FVIII jest zatem w petni uprawnione.
Prawidtowy czas okluzji w urzadzeniu PFA i prawidtowa aktywnosé¢ VWF, a takze odmienny sposdb
dziedziczenia odrdézniaja HA od choroby von Willebranda (von Willebrand disease; VWD). W celu
odréznienia HA od VWD typ 2N konieczne jest przeprowadzenie testu wigzania VWF z FVIII (zaburzone w
VWD typ 2N), albowiem poza tg réznica wyniki innych testow krzepniecia moga by¢ identyczne w obu
jednostkach chorobowych. U czesci pacjentéw z potwierdzonym testami genetycznymi rozpoznaniem
umiarkowanej lub tagodnej hemofilii A stwierdza sie istotne rozbieznosci w wynikach oznaczen FVIII
metoda koagulacyjng jednostopniowg i chromogenng. Niekiedy wynik oznaczenia FVIII metoda

koagulacyjng pozostaje w granicach wartosci prawidtowych i dopiero wykonanie oznaczenia metoda

25 Srivastava, A., et al., 2020.
2 Windyga, J., et al., 2016.
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chromogenng pozwala rozpoznac¢ tagodng lub umiarkowang HA. Ponadto nalezy dazy¢ do okreslenia

mutacji odpowiedzialnej za wystgpienie HA i HB?.

3.2. Leczenie hemofilii

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

Nadrzednym celem w postepowaniu z chorym na cigzka hemofilie powinno by¢ efektywne zapobieganie
samoistnym krwawieniom do stawdéw i miesni, wylewom krwi zagrazajgcym zyciu, w tym -
Srédczaszkowym, prewencja krwawien w okresie okotooperacyjnym oraz skuteczne zwalczanie
wszystkich ostrych epizodéw krwotocznych. Podawanie lekdw hemostatycznych w celu zapobiegania
krwawieniom okresla sie mianem profilaktyki, zas stosowanie ich w momencie aktywnego krwawienia —
leczeniem na zadanie (on demand). Podstawg nowoczesnego leczenia hemofilii jest dtugoterminowa

profilaktyka krwawien rozpoczeta w pierwszych latach zycia?®.

Réznorodnosé aktualnie dostepnych terapii wynika z ewolucji produktéw leczniczych oraz zréznicowania
lokalnych zasobdéw i mozliwosci systemow opieki zdrowotnej na swiecie. Obecnie w postepowaniu
substytucyjnym w HA lub HB niepowiktanej inhibitorem FVIIl stosowane sag gtéwnie koncentraty
rekombinowanego lub osoczopochodnego FVIII lub FIX oraz emicizumab. W 2020 r. WFH wprowadzito
nowa definicje profilaktyki, okreslajac ja jako systematyczne podawanie chorym z hemofilia lekéw
hemostatycznych w celu zapobiegania krwawieniom, aby prowadzac aktywne zycie, mogli oni osiggnac

jakos$¢ zycia poréwnywalng z jakos$cig zycia ludzi zdrowych?.

Koncentraty czynnikéw krzepniecia (CFC) sa lekiem z wyboru dla oséb z hemofilia, poniewaz sa
bezpieczne i skuteczne w leczeniu i zapobieganiu krwawieniom. Istniejg dwa gtéwne typy CFC: wirusowo
inaktywowane produkty pochodzace z osocza dawcow krwi ludzkiej oraz produkty rekombinowane,
wytwarzane przy uzyciu genetycznie zmodyfikowanych komaérek. Zgodnie z aktualnymi wytycznymi WFH
(2020r.) pacjenci z hemofilia muszg mie¢ dostep do bezpiecznego i skutecznego leczenia, ktére zapewnia
optymalne dziatanie w zapobieganiu krwawieniom oraz leczeniu krwawien spontanicznych,
przetomowych lub zwigzanych z urazami®. Koncentraty te podaje sie w celu zahamowania aktywnego

krwawienia (leczenie ,,na zadanie”) albo w celu prewencji wystepowania krwawien (profilaktyka).

27 Windyga, J., et al., 2016.
2 Windyga, J., et al., 2016.
2 Srivastava, A., et al., 2020.
30 Srivastava, A., et al., 2020.
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1. Leki hemostatyczne aktualnie stosowane u chorych na hemofilie A/B to:
a) koncentraty FVIII i FIX wytwarzane z ludzkiego osocza (osoczopochodne czynniki krzepniecia),
b) koncentraty FVIII i FIX wytwarzane metodami inzynierii genetycznej (rekombinowane czynniki
krzepniecia),
c) koncentraty FVIII i FIX o przedtuzonym czasie biologicznego péttrwania (extended half-life; EHL
oraz ultra long half-life; ULHL),
d) emicizumab (przeciwciato bispecyficzne nasladujace FVIlla),
e) desmopresyna (DDAVP),
f) terapia genowa oraz leki wspomagajgce: kwas traneksamowy (tranexamic acid; TXA) i miejscowe
Srodki hemostatyczne®'.
W trakcie badan klinicznych i/lub rejestracji sa inne czasteczki z grupy mimetykéw FVllla (np. Mim8,

NXT007) oraz leki rebalansujgce hemostaze (fitusiran, marstacimab oraz concizumab).

2. Koncentraty osoczopochodnych (plasma derived; pd) czynnikow VIII (pdFVII) i IX (pdFIX)

Osoczopochodne koncentraty FVIII/FIX sa wytwarzane z puli osocza pobranego od tysiecy dawcow. W
toku produkcji sg oczyszczane z domieszek réznych biatek i obowigzkowo poddawane procedurom
inaktywacji lub eliminacji wiruséw. W zaleznosci od zastosowanej technologii wytwarzania koncentraty

pdFVIll zawierajg VWF lub sg go pozbawione.

Obecnie bezpieczenstwo stosowania lekéw osoczopochodnych jest oceniane jako wysokie, przede

wszystkim wskutek wprowadzenia:

1) starannej selekcji dawcow,
2) wysokiej jakosci testéw skryningowych na obecnosé¢ czgstek zakaznych w donacjach (nucleic acid
testing; NAT),

3) skutecznych procedur inaktywacji/eliminacji wiruséw.

Wspodtczesnie zaleca sie stosowanie co najmniej dwéch metod inaktywacji/eliminacji wiruséw w toku
wytwarzania koncentratéw czynnikéw krzepniecia krwi. Najczes$ciej stosuje sie procedury wykorzystujgce
wysoka temperature (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 watroby typu A (hepatitis A viralis; HAV) oraz parvowirus B19 (B19), ktére trudniej poddaja
sie procedurom niszczacym czastki zakazne. W celu eliminacji B19 siega sie po nano(ultra)filtracje, ale
trzeba podkresli¢, ze metoda ta nie daje petnej gwarancji pozbycia sie wirusa. Ponadto ze stosowaniem
produktéw osoczopochodnych wigze sie ryzyko przeniesienia prionéw odpowiedzialnych za wariant
choroby Creutzfeldta i Jakoba. Niestety wcigz nie sg dostepne ani testy laboratoryjne pozwalajgce wykryé

priony, ani metody ich eliminacji/inaktywacji. W leczeniu hemofilii B wykorzystywano w przesztosci takze

31 Windyga, J., et al., 2016.
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koncentraty zespotu protrombiny (prothrombin complex concentrate; PCC), ktére zawierajg czynniki
krzepniecia zalezne od witaminy K (IX, II, VIl i X). Obecnie nie zaleca sie stosowania PCC u pacjentéw z
hemofilig B z powodu ryzyka wystagpienia powiktan zakrzepowo-zatorowych, na ktére narazeni sg pacjenci
z hemofilig B otrzymujacy duze dawki PCC powtarzane w krétkich odstepach czasowych, np. w czasie
leczenia krwawien zagrazajgcych zyciu albo w ostonie operacji chirurgicznych. Innymi czynnikami ryzyka
wystagpienia powiktan zakrzepowo-zatorowych u pacjentdow z hemofilia B otrzymujacych PCC jest
pozytywny wywiad zakrzepowo-zatorowy, przewlekte choroby watroby, rownoczesne stosowanie lekéw o
potencjale trombogennym (np. leki antyfibrynolityczne) oraz stany kliniczne zwigzane z wystepowaniem

powiktan zakrzepowo-zatorowych (np. operacje chirurgiczne, sepsa)®2.

3. Koncentraty rekombinowanych (recombinant; r) czynnikéw VIl (rFVIII) i IX (rFIX)

Koncentraty rFVIII i rFIX sg wytwarzane przez komorki ssakéw, do ktérych wprowadzono gen
odpowiedniego czynnika krzepniecia. Uwalniany do podtoza hodowlanego rFVIII lub rFIX oczyszcza sie
metodami chromatografii immunopowinowactwa i stabilizuje za pomoca odpowiednich zwigzkéw
biatkowych lub cukrowych. Koncentraty rekombinowanych czynnikéw krzepniecia ostatniej, czyli trzeciej
generacji nie zawierajg w podtozu hodowlanym zadnych biatek pochodzenia ludzkiego ani zwierzecego, a
do ich stabilizacji nie uzywa sie ludzkiej albuminy. Koncentraty rFVIIl nie zawierajg czynnika von
Willebranda. Rekombinowane czynniki krzepniecia takze poddaje sie w toku produkcji procedurom
inaktywacji wiruséw. Jak dotad nie zanotowano zadnego przypadku przeniesienia czastek zakaznych przez
koncentraty rFVIIl lub rFIX. Dane z piSmiennictwa wskazujg na podobnag skutecznosé¢ koncentratéw
osoczopochodnych i rekombinowanych czynnikéw krzepniecia VIII i IX w profilaktyce i hamowaniu
krwawien w hemofilii. Jednym z potencjalnych czynnikéw ryzyka wytworzenia alloprzeciwciat wobec
niedoborowego czynnika krzepniecia, czyli inhibitora FVIII lub FIX, jest typ koncentratu czynnika
krzepniecia. Jednak w dotychczasowych badaniach nie udowodniono w sposdéb jednoznaczny, by
rekombinowane czynniki krzepnigcia byty bardziej lub mniej immunogenne od czynnikéw
osoczopochodnych. Co prawda, trzy grupy badaczy, niezaleznie od siebie, doniosty o zwiekszonym ryzyku
wytworzenia inhibitora u uprzednio nieleczonych pacjentéw (previously untreated patients; PUPSs)
stosujacych jeden z koncentratéw rFVIII drugiej generacji, ale eksperci nie sg catkowicie zgodni co do
interpretacji uzyskanych wynikow i maja zastrzezenia wzgledem metod zastosowanych w tych badaniach.
Co wiecej, inna grupa badaczy, analizujgc dane rejestru EUHASS, doniosta o braku zwigzku konkretnego
koncentratu czynnika VIII ze zwigkszonym ryzykiem powstawania inhibitora FVIII zaréwno u PUPs, jak i

PTPs (previously treated patients — pacjenci uprzednio leczeni)®.

4. Koncentraty rFVIIl i rFIX o przediuzonym okresie péltrwania (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 przedtuzonym czasie

dziatania:

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

oraz

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

Zarejestrowanie obu lekéw byto poprzedzone intensywnymi badaniami klinicznymi, w ktérych
udowodniono skutecznosé i bezpieczenstwo obydwu koncentratow w profilaktyce oraz leczeniu krwawien
u mtodocianych i dorostych chorych na hemofilie A i B, uprzednio leczonych koncentratami czynnikéw
krzepniecia (previously treated patients; PTP). Szczegdlnie obiecujace sa wyniki uzyskane u pacjentéw z
hemofilig B. Czas biologicznego poéttrwania rFIX-Fc wynosi 82,1 h. Przy podawaniu rFIX-Fc w dawce 20
IU/kg co 7 dni lub 40 1U/kg co 10 dni albo 100 1U/kg co 14 dni u wielu pacjentéw z ciezkg hemofilig B udaje
sie stale utrzymywac aktywnos$¢ FIX w osoczu >1-3 IU/dL. Innymi stowy, u tych pacjentéw jest szansa
zmniejszenia liczby dozylnych wstrzyknieé¢ FIX w dtugoterminowej profilaktyce krwawien o 50-80% przy
zachowaniu co najmniej tej samej skutecznosci co obecnie stosowane rekombinowane koncentraty FIX
wstrzykiwane 2 razy w tygodniu. Zaden z pacjentéw otrzymujgcych rFIX-Fc w ramach préb klinicznych nie
wytworzyt inhibitora wobec czynnika IX. Mniej spektakularne wyniki dla rFVIII-Fc ttumaczy sie wigzaniem
wstrzyknietego FVIII z czynnikiem von Willebranda, ktory determinuje tempo klirensu FVIII (zaréwno
endogennego jak i egzogennego). Czas biologicznego pottrwania rFVIII-Fc wynosi 19,0 h, co oznacza, ze
jest okoto 1,5-krotnie dtuzszy w pordwnaniu ze standardowymi rFVIIl. Czyli w praktyce odstepy miedzy
wstrzyknieciami u pacjenta z ciezka hemofilia A otrzymujgcego dtugoterminowsg profilaktyke krwawien
mozna wydtuzy¢ ok. 3-5 dni, a u wybranych chorych z bardzo korzystnymi parametrami
farmakokinetycznymi nawet do 7 dni. W badaniu klinicznym trzeciej fazy ,roczna czestosé krwawien”
(annualized bleeding rate; ABR) u pacjentéw otrzymujacych regularne wstrzykniecia rFVIII-Fc co 3 dni, 2
razy w tygodniu, co 4 dni i co 5 dni wyniosta odpowiednio: 0,0; 0,0; 2,0 i 2,0. Badania kliniczne wykazaty
takze, ze nowo zarejestrowane koncentraty sg skuteczne i bezpieczne w ostonie hemostatycznej zabiegéw
chirurgicznych, a docelowa aktywnos$¢ niedoborowego czynnika krzepniecia w okresie okotooperacyjnym
powinna by¢ taka sama jak przy stosowaniu standardowych koncentratéw FVIII i FIX. Amerykanska
Agencja do spraw Zywnosci i Lekéw (Food and Drug Administration; FDA) zaleca do monitorowania
aktywnosci rFIX-Fc stosowanie testow koagulacyjnych z uzyciem kwasu elagowego, zas do monitorowania
rFVIII-Fc - odpowiednich testow chromogennych i koagulacyjnych. Koncentrat rekombinowanego

czynnika VIl o przedtuzonym dziataniu (rFVIlI-Fc) zostat zarejestrowany w UE w listopadzie 2015 r.3*

34Windyga, J., et al., 2016.
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Koncentrat ULHL (efanesoctocog alfa) jest nowo zarejestrowanym lekiem do profilaktyki i leczenia
krwawien u pacjentéw z hemofilig A niepowiktang inhibitorem czynnika VIII. Lek ten jest okreslany mianem
koncentratu o przedtuzonym dziataniu drugiej generacji, albowiem dzieki odpowiednim modyfikacjom
genetycznym wykazuje on znacznie lepsze parametry farmakokinetyczne niz EHL pierwszej generacji. Po
jednorazowym podaniu w dawce 50 IU/kg aktywnos¢ czynnika VIl utrzymuje sie w zakresie wartosci
prawidtowych przez okoto 4 dni, a w 7. dobie od podania aktywno$¢ oscyluje wokét 10-15 1U/dL. W chwili

pisania tej pracy efanesoctocog alfa nie byt jeszcze objety refundacja w naszym kraju.

5. Emicizumab

Emicizumab (Hemlibra®, F. Hoffmann - La Roche, Bazylea, Szwajcaria) jest rekombinowanym,
humanizowanym, dwuswoistym, asymetrycznym monoklonalnym przeciwciatem, ktére, wigzgc aktywny
czynnik krzepniecia IX (FIXa, activated factor IX) z czynnikiem krzepniecia X (FX, factor X), przywraca
zdolno$é generowania trombiny w osoczu pozbawionym czynnika krzepniecia VIII®®. Emicizumab
zachowuje sie zatem w procesie krzepniecia tak jak aktywny FVIII (FVIlla, activated FVIII), chociaz nalezy
podkreslié, ze obie czgsteczki nie wykazujg zadnego podobieristwa strukturalnego. Kompletnie rézna
budowa obu czasteczek wigze sie z istotng korzyscia terapeutyczng — przeciwciata neutralizujgce czynnik
VIII (inhibitor FVIII) nie wykazuja zdolnosci neutralizowania leku emicizumab. Emicizumab jest zatem w
stanie przywrdécié generacje trombiny takze w osoczu chorych na hemofilie A, ktdrzy wytworzyli inhibitor
FVIIl. W przeciwienstwie do koncentratéw czynnikéw krzepniecia, ktére podaje sie wytgcznie droga
dozylng, emicizumab wstrzykuje sie podskérnie. Jest to kolejna zaleta tego leku, ktérg doceniajg
pracownicy systemu ochrony zdrowia, ale przede wszystkim pacjenci, dla ktérych mozliwos$é unikania
czestych wstrzyknie¢ dozylnych jest wartoscia trudng do przecenienia®. Co wiecej, o ile standardowe
koncentraty czynnikéw krzepniecia w ramach dtugoterminowe] profilaktyki krwawien podaje sie
najczesciej co 2-3 dni, o tyle emicizumab, w zaleznos$ci od wybranego schematu dawkowania, wystarczy
podawaé co 1, 2 lub nawet co 4 tygodnie. Sredni potowiczy czas wchtaniania emicizumabu z tkanki
podskdrnej oszacowano na 1,6 dnia, a catkowitg biodostepnos$¢ leku (po podaniu w dawce 1 mg/kg) na
80,4-93,1%. Sredni czas potowiczej eliminacji emicizumabu z organizmu wynosi okoto 27 dni. Takie
parametry farmakokinetyczne emicizumabu warunkujg jego role w terapii hemofilii. Hemlibra® spetnia
znakomicie wymogi stawiane lekom podawanym w ramach dtugoterminowej profilaktyki krwawien, ale
jednoczesnie nie wykazuje wtasciwosci, ktére umozliwityby jej wykorzystanie w hamowaniu ostrych
krwawien, czyli w tzw. leczeniu ,na zadanie”. Wstrzykiwanie emicizumabu w dawce 3 mg/kg 1 raz w

tygodniu przez 4 kolejne tygodnie prowadzi do uzyskania stabilnego stezenia leku we krwi. Te faze leczenia

35 Windyga, J., Chojnowski, K., Klukowska, A., taguna, P., tetowska, M., Mital, A., Mtynarski, W., Musiat, J., Trelinski, J., Undas, A.,
Urasinski, 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

38 Windyga, J., et al., 2020.
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okresla sie mianem wysycenia. W 5. tygodniu od rozpoczecia podawania leku srednie najnizsze (trough)
stezenie emicizumabu we krwi chorych na hemofilie A wyniosto 52,6 pg/ml. Zatem stezenie emicizumabu
odpowiada okoto 17-23% aktywnosci czynnika VIII*’. Status hemostatyczny chorego na cigzkg hemofilie A
otrzymujgcego regularnie emicizumab mozna przyréwna¢ do statusu hemostatycznego chorego na
tagodng hemofilie A. Na parametry farmakokinetyczne emicizumabu nie majg wptywu: wiek, rasa, miano
inhibitora, umiarkowane uposledzenie czynnosci watroby ani umiarkowane uposledzenie czynnosci nerek
(klirens kreatyniny 230 ml/min). Poniewaz klirens i objeto$¢ dystrybucji emicizumabu zwiekszajg sie
proporcjonalnie wraz ze wzrostem masy ciata w przedziale 9-156 kg, lek stosuje sie w przeliczeniu na kg
masy ciata (mg/kg). Profil farmakokinetyczny emicizumabu jest praktycznie taki sam u pacjentow z cigzka
hemofilig A powiktana i niepowiktang inhibitorem czynnika VIII. Takze czestotliwo$¢ wstrzyknieé leku co 1,
2 lub 4 tygodnie w odpowiednio dostosowanych dawkach nie wptywa istotnie na réznice w profilu
farmakokinetycznym z jednym, wszakze wyjatkiem, mianowicie przy podawaniu leku Hemlibra® co 4
tygodnie jego Srednie najnizsze stezenie w osoczu chorych jest nieco nizsze niz przy podawaniu co 2

tygodnie®.
Dostepnosé¢ w Polsce (pacjenci bez inhibitora):

S dzieci — od 1 lipca 2024 r. produkt leczniczy jest refundowany w ramach programu B.15 dla Scisle
okreslonych subpopulacji dzieci z ciezkg hemofilig A,
2 dorosli - dostep jest bardzo ograniczony do pojedynczych przypadkéw w ramach NPLH, co stanowi

istotng niezaspokojong potrzebe zdrowotna.

6. Desmopresyna

Desmopresyna (DDAVP) u oséb zdrowych, a takze u os6b chorych natagodng hemofilie A i u pacjentéw z
wybranymi (tagodnymi) postaciami VWD, powoduje przejsciowe zwiekszenie zawartosci VWF i FVIII w
krwiobiegu. Mechanizm dziatania DDAVP polega na stymulacji uwalniania FVIIl i czynnika von Willebranda
magazynowanych w sréodbtonku naczyniowym do osocza. W ciggu 3-5 dni od rozpoczecia podawania
DDAVP dochodzi do wyczerpania srodbtonkowych magazynow FVIII i VWF i dlatego dalsze stosowanie leku
nie ma uzasadnienia. Poniewaz niektérzy pacjenci moga by¢ oporni na dziatanie DDVP, przed leczniczym
zastosowaniem tego leku nalezy przeprowadzi¢ test potwierdzajacy wptyw DDAVP na zwigkszenie
zawartosci czynnika VIl w osoczu chorego (60 min po podaniu DDAVP w dawce 0,3 pg/kg w dozylnym
wlewie nalezy pobra¢ krew na oznaczenie aktywnosci FVIII; jesli aktywnos$¢ FVIII zwiekszy sie powyzej 50
IU/dL, test z DDAVP uznaje sie za pozytywny). Ze wzgledu na antydiuretyczne dziatanie DDAVP, u chorych

leczonych tym lekiem nalezy ograniczy¢ podaz ptynéw (nawet o 50%). Nie powinno sie stosowa¢ DDAVP u

%7 Kiialainen, A., Adamkewicz, J. |, 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 ponizej 2. r.z., poniewaz sktonnosc¢ do hiponatremii wystepuje u nich czesciej niz w starszym wieku.
Opisywano przypadki powiktan zakrzepowych i zaostrzen choroby niedokrwiennej serca podczas leczenia
DDAVP u os6b powyzej 60. r.z. Desmopresyne podaje sie w dawce 0,3 pug/kg mc., rozcieiczong w 30-100
ml 0,9% NaCl, we wlewie dozylnym trwajagcym co najmniej 30 min. Od 2014 r. w Polsce jest dostepny

preparat DDAVP w postaci inhalacji donosowych?®®.

7. Terapia genowa

Terapia genowa ma na celu jednorazowe ,wyleczenie" lub znaczace ztagodzenie objawoéw hemofilii
poprzez dostarczenie do organizmu pacjenta prawidtowej kopii genu kodujacego czynnik VIII lub IX.
Niedawne rejestracje terapii genowych otwierajg ere potencjalnie jednorazowego, trwatego wyleczenia.
Obecnie sag one zarejestrowane dla pacjentéw bez inhibitoréw, ale trwajg badania nad mozliwoscia ich
zastosowania po skutecznej eradykacji inhibitora. Zarejestrowane terapie to: w HA - Roctavian
(valoctocogene roxaparvovec), ktéry zostat zatwierdzony przez FDA w 2023 roku jako pierwsza terapia
genowa dla dorostych z ciezkg postacig hemofilii A, oraz w HB — Hemgenix (etranacogene dezaparvovec) i
Beqvez (fidanacogene elaparvovec), ktére uzyskaty rejestracje EMA i/lub FDA do leczenia dorostych z
hemofilig B. Ograniczeniem ich stosowania jest to, ze sg przeznaczone wytgcznie dla dorostych pacjentéw
bez historii inhibitora. Dtugoterminowa trwatos¢ ekspresji genu oraz bezpieczenstwo wcigz sa

przedmiotem intensywnych badan klinicznych.

8. Horyzonty przysziosci: Nowa generacja lekéw nieczynnikowych przywracajacych
réwnowage hemostazy
Krajobraz leczenia hemofilii wcigz ewoluuje. Na horyzoncie pojawiajg sie terapie, ktdre moga w przysztosci

zmieni¢ paradygmat opieki, rowniez dla pacjentéw z inhibitorem FVIII.

Nowe leki nieczynnikowe to leki nasladujace aktywny czynnik VIII (FVIlla) - tzw. mimetyki FVllla oraz
leki rebalansujace hemostaze. W zaawansowanych badaniach klinicznych znajduje sie kolejna
generacja lekéow z grupy mimetykéw FVllla. Nalezg do nich inne niz emicizumab przeciwciata
bispecyficzne, np. Mim8 oraz NXT007. Leki przywracajace rownowage hemostazy to przeciwciata anty-
TFPI (np. koncizumab i marstacimab) oraz mate interferujgce RNA (siRNA) hamujace synteze endogennej
antytrombiny (np. fitusiran). Wiele z tych lekéw jest badanych zaréwno u pacjentéw z hemofilig A oraz B
powiktang inhibitorem lub nie i sugeruje sie, ze moga one w przysztosci zaoferowa¢ nowe, jeszcze

skuteczniejsze opcje profilaktyki krwawiern w hemofilii.

Biorgc pod uwage ciggte postepy zmieniajgce krajobraz leczenia hemofilii, wazne jest ustanowienie
systemow do ciggtego monitorowania rozwoju pojawiajacych sie terapii i terapii genowych w hemofilii oraz

udostepniania ich tak szybko, jak to mozliwe po zatwierdzeniu przez organy regulacyjne“°.

3 Windyga, J., et al., 2016.
4% Srivastava, A., et al., 2020.
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3.2.2. Postepowanie w hemofilii A i B niepowiklanej inhibitorem FVIII.
Analiza aktualnych wytycznych Swiatowych i polskich

3.2.2.1. Wytyczne Swiatowej Federacji Hemofilii (WFH) z 2020 roku#

Miedzynarodowe wytyczne, przede wszystkim opracowane przez Swiatowa Federacje Hemofilii (WFH),
stanowig punkt odniesienia dla systemow opieki zdrowotnej na catym swiecie. Trzecia edycja wytycznych
WFH jest najszerzej akceptowanym standardem postepowania, opartym na szerokim konsensusie

ekspertéw i dostepnych danych naukowych.
Kluczowe rekomendacje WFH dla pacjentéw bez inhibitora:

Profilaktyka ponad leczeniem ,,na zadanie”: WFH zdecydowanie zaleca regularng profilaktyke jako
standard opieki dla wszystkich pacjentow z cigzkg hemofilig A i B. Jest ona rowniez rekomendowana dla

pacjentéw z umiarkowanag postacia choroby, ktérzy wykazujg cigezki fenotyp krwawien.
Wybér koncentratu czynnika

Koncentraty o przedtuzonym okresie pottrwania (EHL): WFH zaleca stosowanie koncentratow EHL u
pacjentow z ciezkim fenotypem hemofilii A, aby zapobiega¢ krwawieniom i utrzymaé wyzsze minimalne
stezenia czynnika (trough levels). Terapia EHL pozwala na rzadsze wlewy, co znaczgco poprawia jakos¢é

zycia i przestrzeganie zalecen terapeutycznych.

Koncentraty rekombinowane vs. osoczopochodne: Wytyczne nie faworyzujg jednoznacznie jednego
typu preparatow, podkreslajac, ze oba rodzaje sg skuteczne. Wybodr zalezy od lokalnej dostepnosci,

preferencji pacjenta i polityki zdrowotne;.

Terapie nieczynnikowe (emicizumab): WFH zaleca emicizumab jako opcje profilaktyczna dla pacjentéw
z ciezkg hemofilia A bez inhibitora. Jest to szczegdlnie wartosciowa alternatywa dla pacjentow z
utrudnionym dostepem dozylnym lub tych, ktérzy preferujg podskdrna droge podania leku.

Leczenie wspomagajace

Desmopresyna (DDAVP): Zalecana jako opcja terapeutyczna w leczeniu tagodnych i umiarkowanych
krwawien u pacjentéw z tagodng lub umiarkowang hemofilig A, ktorzy wykazujg odpowiednig odpowiedz

na lek.

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

zwtaszcza w przypadku krwawien z bton sluzowych (np. z jamy ustnej, nosa).

41 Srivastava, A., et al., 2020.
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3.2.2.2. Wytyczne Miedzynarodowego Towarzystwa Zakrzepicy i Hemostazy (ISTH) z
2024 roku+?

W 2024 roku ISTH opublikowato wytyczne oparte na rygorystycznej metodologii GRADE, co wywotato
znaczne kontrowersje w srodowisku medycznym i pacjenckim. Cho¢ celem byta obiektywizacja zalecen,
podejscie to doprowadzito do sformutowania wielu rekomendacji jako ,,warunkowych" z powodu ,niskiej

pewnosci dowodow".
Kluczowe rekomendacje ISTH dla pacjentow bez inhibitora:

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

leczenia epizodycznego u pacjentow z ciezka i umiarkowanie cigzka hemofilig Ai B.

Réwnowaznosé terapii: Wytyczne ISTH, ze wzgledu na zastosowang metodologie, czesto przedstawiaja
rézne opcje terapeutyczne (np. koncentraty SHL, EHL, emicizumab) jako réownowazne, co spotkato sie z
krytyka uzasadniang tym, iz ignoruje to realne korzysci kliniczne i poprawe jakosci zycia zwigzane z

nowszymi (podskérnymi) terapiami.

3.2.2.3. Wytyczne MASAC

Ogélne rekomendacje dotyczgce profilaktyki‘®:

o Standard opieki: Profilaktyka powinna by¢ uznana za standardowa terapie dla os6b z ciezkg hemofilig
A lub B (czynnik VIII lub czynnik IX <1%), wtaczajgc w to osoby z inhibitorami. Moze by¢ réwniez
rozwazana dla oséb z umiarkowang i tagodna hemofilia, ale z ciezkim fenotypem.

2 Weczesne wdrozenie: Profilaktyka powinna by¢ wprowadzona wczesnie, idealnie przed ukoriczeniem
przez pacjenta 3 lat i przed drugim krwawieniem do stawu. Mozna jg rozwazy¢ w ciggu pierwszych 6
miesiecy zycia, aby zmniejszy¢ ryzyko krwotoku srédczaszkowego.

2 Indywidualizacja: Profilaktyka powinna by¢ zindywidualizowana (poprzez dostosowanie dawki i/lub
czestotliwosci) i wystarczajgca do zapobiegania wszystkim krwawieniom.

2 Opcje terapeutyczne: Opcje profilaktyki obejmujg osoczopochodne lub rekombinowane czynniki o

standardowym i wydtuzonym okresie pottrwania, a takze leki nieczynnikowe (np. emicizumab).

42 Rezende, S. M., Neumann, l., 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

4 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

31


https://doi.org/10.1016/j.jtha.2024.05.026

HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

2 Emicizumab w profilaktyce hemofilii A*: Wprowadzenie emicizumabu sktonito do ponownego
rozwazenia definicji profilaktyki, zwtaszcza w kontekscie wieku rozpoczecia, intensywnosci dawki i
docelowych pozioméw hemostatycznych. Cele profilaktyki emicizumabem sg podobne do celow
profilaktyki czynnikowej: regularne podawanie profilaktycznego srodka hemostatycznego powinno
by¢ rozwazane jak najwczesniej, aby zapobiec dtugoterminowym powiktaniom krwawie miesniowo-
-szkieletowych i umozliwi¢ pacjentowi prowadzenie aktywnego fizycznie zycia, pod wzgledem jakosci
zblizonego do zycia osoby zdrowej. Wdrozenie profilaktyki emicizumabem przed 6. miesigcem zycia
moze pomoc w zapobieganiu wczesnym krwawieniom, w tym zmniejszeniu ryzyka krwotoku
$rodczaszkowego. Dodatkowe dane sg potrzebne, aby okresli¢, czy wczesne wdrozenie profilaktyki
emicizumabem (przed ukorniczeniem 3 lat) moze dodatkowo zmniejszy¢ ryzyko artropatii. Chociaz
brakuje dtugoterminowych danych na temat profilaktyki emicizumabem u oséb z hemofilig A i
inhibitorami, wyraznie wykazano, ze tagodzenie krwawien jest lepsze w poréwnaniu z profilaktyka

Srodkami omijajacymi.

Dokument MASAC 268 to zbidr zalecen dotyczacych profilaktycznego stosowania emicizumabu u
pacjentdw z hemofilia A powiktang i niepowiktang obecnoscia inhibitora, w ktérym wyrézniono

nastepujace grupy rekomendacji*®:

2 Kwalifikacja do leczenia emicizumabem: Lekarze/zaawansowani praktycy powinni omoéwic te opcje
terapeutyczng z osobami z hemofilig A (PWHA) o dowolnej ciezkosci, w kazdym wieku, z inhibitorami
lub bez nich, dokonujgc oceny ryzyka i korzysci w poréwnaniu z dotychczasowsg terapig. PWHA z
inhibitorami, u ktérych wystepuja spontaniczne lub pourazowe epizody krwawien (leczone
epizodycznie lub profilaktycznie srodkami omijajacymi — BPA), prawdopodobnie odniosa znaczace
korzysci z profilaktyki emicizumabem, ktéry powinien byé rozwazany jako terapia pierwszego rzutu.
Niemowleta powinny by¢ rozwazane do profilaktyki emicizumabem w dowolnym momencie po

urodzeniu, ze wzgledu na zwiekszone ryzyko krwotoku srédczaszkowego.

2 Rekomendacje dotyczace rozpoczecia stosowania emicizumabu - PWHA bez inhibitoréw
Kontynuacja profilaktyki czynnikiem VIII w pierwszym tygodniu po rozpoczeciu stosowania emicizumabu
jestrozsadnym podejsciem, a u wybranych osdb, w zaleznosci od historii krwawien i aktywnosci fizycznej,

mozna rozwazyc¢ kontynuacje profilaktyki FVIII do czasu rozpoczecia dawki podtrzymujace;.

Standardowa edukacja pacjenta: Dawka(i) nasycajaca powinna by¢ podawana pod nadzorem

medycznym. Pacjenci powinni umie¢ rozpoznawaé krwawienia i zgtaszac je do osrodka leczenia hemofilii

44 National Hemophilia Foundation, Medical and Scientific Advisory Council (2022).
4 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 wiedzie¢, ze rFVlla (rekombinowany czynnik Vlla) jest preferowanym
BPA do leczenia ostrych krwawien ze wzgledu na ryzyko zakrzepicy i mikroangiopatii zakrzepowej (TMA)
zwigzane z aPCC, a takze umiec¢ rozpoznawac objawy zakrzepicy. PWHA powinni kontaktowac sie zHTC w
przypadku operacji (planowych lub nagtych). Nalezy przeprowadza¢ regularny przeglad kliniczny
skutecznosci profilaktyki co 6 miesiecy. Pacjenci powinni podrézowac¢ z awaryjnymi dawkami koncentratu

czynnika.

2 Rekomendacje dotyczace leczenia ostrych krwawien - PWHA bez inhibitorow

Emicizumab prawdopodobnie zmieni fenotyp krwawienia u PWHA bez inhibitoréw na tagodniejszy, ze
znacznym zmniejszeniem liczby krwawien wymagajacych leczenia. Wszystkie koncentraty czynnika VIII
moga by¢ uzywane do leczenia krwawien przetomowych, z dawkowaniem zgodnym z zaleceniami sprzed
rozpoczecia leczenia emicizumabem. Nie zaobserwowano powaznych zdarzen niepozadanych
zwigzanych z jednoczesnym stosowaniem koncentratéw FVIIlI u pacjentéw otrzymujacych profilaktyke
emicizumabem (brak zdarzen zakrzepowych lub TMA). Srodki antyfibrynolityczne mogg by¢ stosowane w

potaczeniu z koncentratami FVIII, jesli jest to klinicznie wskazane.

2 Rekomendacje dotyczace testow laboratoryjnych podczas stosowania emicizumabu
Rutynowe monitorowanie laboratoryjne stezenia emicizumabu nie jest wymagane. Testy oparte na aPTT
(w tym testy aktywnosci FVIII) dajga mylace wyniki. Testy aktywnosci FVIII oparte na metodzie chromogennej

beda oceniac aktywnos$¢ emicizumabu tylko wtedy, gdy uzywaja ludzkich odczynnikéw.

2 Rekomendacje dotyczace zarzadzania chirurgicznego z emicizumabem

Emicizumab nie zapewnia odpowiedniej hemostazy w duzych procedurach chirurgicznych. W przypadku
takich operacji i procedur z ryzykiem powaznych powiktan krwotocznych, pacjenci powinni otrzymywaé
rFVlla, aPCC lub substytucje czynnika VIII przed i po operacji. Antyfibrynolityki moga by¢ czescia planu

okotooperacyjnego.

3.2.2.4.Rekomendacje Polskiego Towarzystwa Onkologii i Hematologii Dzieciecej
(PTOiHD) z 2022 roku46

Wytyczne PTOIHD stanowig adaptacje globalnych standardéw WFH do polskich realiéw i sg podstawa

merytoryczng dla programu lekowego B.15.

Kluczowe rekomendacje PTOIHD:

“yaguna, P., etal., 2022.
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S Spersonalizowana profilaktyka: Standardem postepowania u dzieci z ciezkg hemofilig A jest
spersonalizowana profilaktyka oparta na indywidualnej analizie farmakokinetycznej (PK) stosowanego
czynnika. Celem jest utrzymanie stezenia czynnika na poziomie zapewniajagcym ochrone przed
krwawieniami i umozliwiajacym normalng aktywnosc fizyczna.

2 Rodzaje profilaktyki: Wyrdznia sie profilaktyke pierwotng (rozpoczetg przed lub po pierwszym
krwawieniu dostawowym, do 3. r.z.) i wtérng (rozpoczeta po wystgpieniu wiecej niz jednego
krwawienia do stawoéw).

> Dostepne leki w programie B.15: Program zapewnia dostep do koncentratéw czynnikow krzepniecia
(osoczopochodnych i rekombinowanych, w tym o przedtuzonym okresie poéttrwania — EHL) oraz, od 1
lipca 2024 roku, do emicizumabu dla $cisle okreslonych grup dzieci z ciezkg hemofilig A bez inhibitora.

2 Leczenie krwawien: W przypadku wystagpienia krwawienia u pacjenta w trakcie profilaktyki, nalezy
interwencyjnie zastosowac ten sam preparat, ktéry jest uzywany w profilaktyce.

2 Leczenie postaci tagodnych i umiarkowanych: Standardem jest leczenie ,na zgdanie”. W tagodnej
hemofilii A mozna stosowa¢ DDAVP. Profilaktyka w hemofilii umiarkowanej jest mozliwa w

szczegodlnych przypadkach za zgoda zespotu koordynujacego.

3.2.3. Opieka nad pacjentami z hemofilig

Zgodnie z wytycznymi WFH 20204 opieka nad pacjentami z hemofilig powinna by¢ realizowana poprzez:

Koordynacje swiadczenia opieki na poziomie kraju

Optymalna opieka nad hemofilia powinna by¢ realizowana poprzez skoordynowany program opieki
zarzadzany przez wyznaczong agencje i zintegrowany z istniejagcym systemem opieki zdrowotnej.
Obejmuje to kompleksowa opieke $wiadczong przez multidyscyplinarny zesp 6t specjalistéw, krajowa lub
regionalna sie¢ osrodkoéw leczenia hemofilii (HTC), krajowy rejestr pacjentow z hemofilig, a takze solidne
procesy zamowien i dystrybucji bezpiecznych i skutecznych terapii, w szczegdlnosci koncentratéw
czynnikéw krzepniecia (CFC). Niezbedny jest sprawiedliwy dostep do tych ustug i produktow
terapeutycznych oraz uwzglednienie réznorodnosci spoteczno-ekonomicznych i kulturowych. Krajowy
rejestr pacjentéow z hemofilia ze standaryzowanym gromadzeniem danych przez wszystkie osrodki
hemofilii jest kluczowy dla $ledzenia leczenia, monitorowania wynikow i kierowania praktyka kliniczna.
Nalezy zapewni¢ statg dostepnosé CFC w wystarczajgcych ilosciach, co jest silnie skorelowane z lepszymi
wynikami u 0s6b z hemofilig. Kraje musza stworzy¢ rygorystyczny krajowy lub regionalny system zamoéwien

i dystrybucji terapii hemofilii.

Dostep do bezpiecznych koncentratéw czynnikow krzepniecia (CFC) i nowych terapii

47 Srivastava, A., et al., 2020.
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Pacjenci z hemofilia muszg mie¢ dostep do bezpiecznego i skutecznego leczenia, ktére zapewnia
optymalng skuteczno$¢ w zapobieganiu krwawieniom oraz leczeniu krwawien spontanicznych,
przetomowych lub zwigzanych z urazami. Mozna stosowac¢ zaréwno inaktywowane wirusowo, pochodzace
Zz osocza, jak i rekombinowane CFC, a takze inne produkty hemostatyczne, gdy jest to wtasciwe.
Profilaktyka jest standardem opieki dla oséb z ciezkg hemofilig oraz dla niektérych oséb z umiarkowanag
hemofilig, lub zinnymi wrodzonymi zaburzeniami krwawienia zwigzanymi z ciezkim fenotypem krwawienia
i/lub wysokim ryzykiem spontanicznych krwawien zagrazajgcych zyciu. Terapia substytucyjna CFC
stosowana ,,na zadanie” nie powinna by¢ uwazana za dtugoterminowg opcje leczenia, poniewaz nie
zmienia naturalnego przebiegu samoistnych krwawien i zwigzanych z nimi powiktan. Wazne jest
monitorowanie rozwoju nowych terapii i terapii genowych, aby byty dostepne jak najszybciej po

zatwierdzeniu przez organy regulacyjne.

Ustugi laboratoryjne i diagnostyka genetyczna

Diagnoza i leczenie hemofilii wymagaja dostepu do laboratoriéow wyposazonych w odpowiednie zasoby i
wiedzy specjalistycznej do doktadnego wykonywania oznaczen czynnikdw i innych testow
koagulologicznych. Kluczowe jest badanie przesiewowe i testowanie w kierunku rozwoju inhibitoréw,
poniewaz jest to najpowazniejsze powiktanie w hemofilii. Ma na celu umozliwienie leczenia medycznego i
eradykacji inhibitoréw. Wszedzie tam, gdzie to mozliwe, wszystkim pacjentom z hemofilig nalezy oferowac
analize genotypu, aby okresli¢ biologie choroby, ustali¢ diagnoze w trudnych przypadkach oraz

przewidzie¢ ryzyko rozwoju inhibitoréw?.
Edukacja i szkolenie w zakresie opieki nhad hemofilia

Rekrutacja i szkolenie specjalistow medycznych w zakresie zarzadzania hemofilia sg kluczowe dla
ustanowienia, utrzymania i podnoszenia standardéw opieki, aby zmniejszy¢ chorobowosé i Smiertelnosé
wsréd osob z hemofilig. Obejmuje to lekarzy, hematologdéw, naukowcdw, specjalistéw laboratoryjnych,
pielegniarki, fizjoterapeutéw, terapeutéw zajeciowych, chirurgéw ortopeddéw, reumatologéw,
stomatologdéw i doradcow psychospotecznych. Konieczne jest ciggte specjalistyczne ksztatcenie i rozwéj

zawodowy w tej dziedzinie*®.
Badania kliniczne i epidemiologiczne

Potrzebne sg dobrze zaprojektowane badania do generowania niezbednych dowodéw do oceny obecnych
praktyk. Rejestry pacjentéw, z krajowa i miedzynarodowa wspotpraca miedzy osrodkami i krajami, sa
skutecznym sposobem na gromadzenie danych w celu prowadzenia badan klinicznych nad rzadkimi

chorobami, takimi jak hemofilia.

8 Srivastava, A., et al., 2020.
4 Srivastava, A., et al., 2020.

35



HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

Zapewhnienie pomocy w stanach nagtych i opieki ratunkowej w przypadku krwawien

W sytuacjach krytycznych osoby z hemofilig potrzebujg natychmiastowego dostepu do lekdéw ratunkowych
i leczenia, a takze do specjalistycznej opieki na szpitalnych oddziatach ratunkowych. Brak doswiadczenia
i wiedzy w zakresie leczenia hemofilii wsréod personelu medycznego, zwtaszcza na oddziatach
ratunkowych, moze prowadzi¢ do powaznych powiktan zwigzanych z leczeniem. Dlatego tez kluczowe jest
ustanowienie dostepnych przez catag dobe systemoéw do zarzadzania ostrymi powiktaniami hemofilii
zagrazajgcymi zyciu lub konczynie. Osrodki leczenia powinny opracowac dla oséb z hemofilig, w tym dla
tych z inhibitorami, protokoty opieki ratunkowej, ktdére obejmuja zarzadzanie powaznymi ostrymi
powiktaniami, takimi jak krwotok wewnatrzczaszkowy (ICH) oraz inne rodzaje powaznych krwotokéw
wewnetrznych i urazéw. Osoby z hemofilig nie powinny by¢ przetrzymywane na oddziatach ratunkowych i
powinny by¢ oceniane natychmiast, nawet w przypadku mniej powaznych powiktan, ktére moga pogorszy¢
sie podczas oczekiwania. Szybka interwencja jest obowigzkowa. Lekarze podstawowej opieki zdrowotne;j
i personel HTC (Hemophilia Treatment Centre) musza byé przygotowani do reagowania na sytuacje
awaryjne oraz do udzielania porad i specjalistycznego wsparcia bez zwtoki. Wykorzystanie krajowych baz
danych online lub WBDR (World Bleeding Disorders Registry) do gromadzenia danych dotyczacych
leczenia i zdrowia pacjentow pozwala na lepsze zarzadzanie ostrym i dtugoterminowym leczeniem oséb z
hemofilia, a uzycie cyfrowych urzadzern mobilnych umozliwia pacjentom rejestrowanie krwawien i

przesytanie informacji do ich HTC w czasie rzeczywistym®°.

Multidyscyplinarna opieka nad hemofilia

Optymalna opieka nad osobamiz hemofilig, zwtaszcza z ciezkimi postaciami zaburzenia, wymaga leczenia
i kompleksowej opieki Swiadczonej przez multidyscyplinarny zespoét specjalistow. Priorytety w leczeniu i
opiece, majace na celu zapewnienie najlepszych wynikéw zdrowotnych i jakosci zycia dla osdb zhemofilia,
obejmuja: zapobieganie krwawieniom i uszkodzeniom stawdw, natychmiastowe zarzadzanie epizodami
krwawien, w tym fizjoterapie i rehabilitacje po ich wystgpieniu, odpowiednig opieke ratunkowsa,
odpowiednie zarzadzanie bolem, zarzadzanie powiktaniami miesniowo-szkieletowymi i monitorowaniem
inhibitoréw, zarzadzanie chorobami wspdétistniejacymi, regularng ocene psychospoteczng i wsparcie w

razie potrzeby, ciagta edukacje na temat leczenia i samoopieki dla oséb i rodzin zyjacych z hemofilia.

Samodzielnosé¢ i edukacja pacjenta

Pacjenci z hemofilia musza by¢ kompetentni w kontrolowaniu objawéw krwawienia, aby zachowac
zdrowie, integralnos¢ stawoéw i niezaleznos¢ funkcjonalng. Kluczowe elementy samoobstugi obejmuja:
rozpoznawanie krwawien, prowadzenie rejestru krwawien i leczenia hemostatycznego, samodzielne
podawanie CFC lub innych produktéw hemostatycznych, samoopieke (odzywianie i sprawnosé fizyczna)

oraz zarzadzanie lekami, leczenie bélu i udziat w raportowaniu wynikéw®'.

50 Srivastava, A., et al., 2020.
51 Srivastava, A., et al., 2020.
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4. Systemy organizacji opieki nad
pacjentami w Europie — przeglad
rozwigzan

Dr n. med. Jakub Gierczynski, MBA

Leczenie hemofilii jest ztozone, dlatego wazne jest, aby osoby z tg chorobag miaty dostep do szeregu ustug

Swiadczonych przez wielodyscyplinarny zespét specjalistow. W 2008 roku opublikowano zasady

kompleksowej opieki nad pacjentami z hemofiliag w Europie w dokumencie pt. ,Europejskie zasady opieki

nad chorymi na hemofilie” (European principles of haemophilia care)®?.

Gtowne zasady opieki nad pacjentami z hemofilig to:

=

Weczesne rozpoznanie. Szybka i doktadna diagnoza jest kluczowa dla skutecznego leczenia. Pacjenci
z podejrzeniem hemofilii powinni by¢ kierowani do specjalistycznych osrodkéw.

Dostep do leczenia. Chorzy powinni mie¢ zapewniony staty dostep do koncentratow czynnikow
krzepniecia lub innych terapii substytucyjnych, aby méc prowadzi¢ profilaktyke i leczenie krwawien.
Leczenie profilaktyczne. Profilaktyka polega na regularnym podawaniu czynnikéw krzepniecia w celu
zapobiegania krwawieniom i uszkodzeniom stawow.

Dostep do specjalistycznej opieki. Opieka powinna by¢ sprawowana przez wielospecjalistyczne
osrodki, ktére majg doswiadczenie w leczeniu hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych.

Edukacja. Zaréwno pacjenci, jak i ich rodziny, powinni by¢ odpowiednio poinformowani o chorobie,
jej przebiegu, leczeniu i profilaktyce.

Wspétpraca. Skuteczna opieka wymaga $cistej wspotpracy miedzy lekarzami, pielegniarkami,
fizjoterapeutami, psychologamiiinnymi specjalistami, a takze z organizacjami pacjentéw irodzicami.
Dostep do lekéw omijajacych inhibitor. W przypadku wystepowania inhibitorow przeciwko
czynnikom krzepniecia pacjenci powinni mie¢ dostep do lekéw, ktére omijajg ten mechanizm.
Terapia skutkéw krwawien. Wazne jest, aby pacjenci mieli dostep do leczenia powiktan krwawien,
takich jak uszkodzenia stawéw.

Rejestry pacjentéow. Prowadzenie krajowych rejestréw chorych na hemofilie pozwala na

monitorowanie przebiegu choroby i ocene skutecznosci 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 nadzorujgaca system opieki nad chorymi na hemofilie. W kazdym kraju

powinna istnie¢ centralna agencja nadzorujgca i monitorujgca system opieki.

W maju 2025 r. Miedzynarodowego Towarzystwa ds. Zakrzepicy i Hemostazy, Europejskiego
Stowarzyszenia na rzecz Hemofilii i Choréb Pokrewnych oraz Swiatowej Federaciji Hemofilii opublikowaty
oswiadczenie i wezwanie do dziatania dotyczace znaczenia ciggtych badan oraz rozwoju skutecznych i
bezpiecznych metod leczenia hemofilii®®. Stwierdzono w nim, ze hemofilia to powazna choroba
charakteryzujgca sie negatywnymi i potencjalnie zagrazajagcymi zyciu sktonnosciami do krwawienia,
wymagajacymi dozylnego leczenia. Przez dziesieciolecia interwencje terapeutyczne ograniczaty sie
gtéwnie do dozylnego podawania koncentratéw czynnikéw krzepniecia pochodzacych z osocza i
rekombinowanych, ustanawiajgc terapie zastepcza jako standard opieki. W ciggu ostatniej dekady
nastgpit znaczny postep w leczeniu hemofilii, obejmujgcy przejscie na koncentraty modyfikowane
genetycznie i chemicznie, mimetyki FVllla i srodki réwnowazgce. Te innowacje umozliwiajg rzadsze i
alternatywne drogi podawania, w tym podawanie podskdrne. Te rozszerzone opcje terapeutyczne znacznie
poprawity wyniki kliniczne, co wskazuje, ze réwniez osoby o umiarkowanych i tagodnych fenotypach,
kobiety z hemofilig i pacjenci z pokrewnymi zaburzeniami krzepniecia odniosa korzysci. Pomimo postepu
nadal istniejg znaczne wyzwania, poniewaz pacjenci stosujacy regularng profilaktyke wcigz doswiadczaja
przetomowych krwawien i subklinicznych mikrokrwotokdéw, ktdre przyczyniajg sie do pogorszenia stanu
stawoéw. Jednoczesnie indywidualizacja leczenia pozostaje ucigzliwa ze wzgledu na czynniki specyficzne
dla pacjenta, w tym fenotypy krwawienia, profile aktywnosci i, co wazne, dostepnos¢ produktu. Réznice w
dostepnosci stwarzajg znaczne bariery dla optymalnego swiadczenia opieki — nawet wiele krajow, ktore
mogtyby sobie pozwoli¢ na leczenie, nadal nie ma dostepu do petnego zakresu opcji terapeutycznych,
podczas gdy, co godne uwagi, dwie trzecie swiatowej populacji chorych na hemofilie nie ma w ogodle
dostepu do leczenia. Te uporczywe wyzwania podkreslajg koniecznos$é ciaggtych badan, edukaciji,
optymalizacji istniejagcych metod leczenia i, co wazne, kontynuacji oraz przyspieszenia innowacji
terapeutycznych w celu osiagniecia kompleksowej profilaktyki krwawienia i zachowania integralnosci
stawoéw. Dlatego tez bardziej niz kiedykolwiek towarzystwa naukowo-medyczne, takie jak Miedzynarodowe
Towarzystwo Zakrzepicy i Hemostazy, Europejskie Stowarzyszenie Hemofilii i Choréb Pokrewnych oraz
organizacje dziatajgce na rzecz praw pacjenta, takie jak Swiatowa Federacja Hemofilii, wyraznie popieraja,
a nawet gorgco zachecajg do stosowania skutecznych i bezpiecznych terapii genowych, a takze innych
nowatorskich terapii hemofilii, takich jak mimetyki czynnika VIII i Srodki rbwnowazace, jako waznych opcji

leczenia majacych na celu zaspokojenie potrzeb pacjentéw z hemofilia na catym swiecie.

5% 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 wartosci (VBHC) zostata po raz pierwszy wprowadzona w 2006 roku jako
strategia walki z rosngcymi kosztami opieki zdrowotnej oraz niepozgdanymi wahaniami w wynikach
leczenia i jakosci opieki. Zgodnie z ramami VBHC, organizacje opieki zdrowotnej powinny dazy¢ do
maksymalizacji wartosci dla pacjenta, gdzie wartos¢ definiuje sie jako stosunek wynikéw zdrowotnych
istotnych dla pacjentéw do kosztow ich osiggniecia. Bardzo wazna jest ocena wartosci dodanej wdrozenia
VBHC zgodnie z definicjg obowigzujgca w kontekscie opieki zdrowotnejw opiece klinicznej nad pacjentami
z dziedzicznymi zaburzeniami krzepniecia. Ocena opieki powinna obejmowac¢ pomiar wynikow i
wskaznikéw jakosciowych i ilosciowych mierzacych poziom opieki oraz badania nad wszystkimi krokami

niezbednymi do utatwienia wdrozenia i oceny VBHC w tej populacji pacjentow®.

Poréwnanie wskaznikéw mierzgcych poziom opieki nad chorym na hemofilie w krajach
Unii Europejskiej

W rozdziale poréwnano wskazniki mierzagce poziom opieki nad chorymi na hemofilie w krajach Unii

Europejskiej i Europejskiego Obszaru Gospodarczego, na podstawie:

2 raportu dotyczacego identyfikacji pacjentéw z hemofilia i oceny dostepu do opieki zdrowotnej,
opracowanego przez Swiatowa Federacje Hemofilii w 2024 roku,

2 publikacji pt. ,Ewolucja opieki nad chorymi na hemofilie w Europie: 10 lat zasad opieki” z 2020 roku,

2 autorskiego przegladu aktualnych danych dotyczgacych narodowych programoéw leczenia hemofilii i
innych skaz krwotocznych, kompleksowych osrodkéw leczenia, rejestrow oraz liczby pacjentéw z

hemofilig w krajach Unii Europejskiej w 2025 roku.

Raport dotyczacy identyfikacji pacjentow z hemofilia i oceny dostepu do opieki
zdrowotnej, opracowany przez Swiatowa Federacje Hemofilii w 2024 roku

Swiatowa Federacja Hemofilii (World Federation of Hemophilia) opracowata w 2024 roku aktualny raport
dotyczacy identyfikacji pacjentdw z hemofilig i oceny dostepu do opieki zdrowotnej®s. Raport obejmuje
dane demograficzne, w tym informacje o sposobie leczenia oséb z hemofilig, a takze o chorobie von
Willebranda oraz innych rzadkich niedoborach czynnikéw i dziedzicznych zaburzeniach ptytek krwi.
Powstat w oparciu o kwestionariusz ankiety, na ktéry odpowiedziaty organizacje zrzeszone na catym
Swiecie i zostat podzielony na dwie czesci. Czes$¢ pierwsza zawiera catkowitg liczbe zidentyfikowanych
0s06b z zaburzeniami krzepniecia zgtoszonych na catym swiecie, wedtug kraju. Natomiast czes$¢ druga

przedstawia dane zgtoszone 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

% 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
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W 2023 roku udziat w przedmiotowym badaniu Swiatowej Federaciji Hemofilii wzieto udziat 199 krajéw, tj.
78% sposrod organizacji zrzeszonych. Lacznie zgtoszono 390 630 0séb z zaburzeniami krzepniecia krwi, z
czego az 56% stanowity osoby z hemofilia, ktérych byto 218 804. 179 703 osoby wskazano do badania z
rozpoznaniem hemofilii typu A, natomiast 37 385 z rozpoznaniem hemofilii typu B. Z chorobg von
Willebranda wskazano 101128 o0sdéb, z innymi zaburzeniami krzepniecia 70598, natomiast z

nierozpoznanym typem hemofilii 1 716.
Populacja oséb z hemofilig

Raport Swiatowej Federacji Hemofilii zawiera statystyke oséb z hemofilia na 2023 rok, wedtug danych
przekazanych przez Swiatowa Organizacje Zdrowia. W Polsce odnotowano 3 424 osoby z hemofilia, 3 096

z chorobg von Willebranda oraz 1 244 z innymi zaburzeniami krzepniecia.

TABELA 2. POPULACJA OSOB Z HEMOFILIA W UNII EUROPEJSKIEJ - DANE SWIATOWEJ ORGANIZACJI ZDROWIA
Z 2023 ROKU

Kraj Populacja Liczba oséb z Liczba osob Liczba osob
hemofilig z chorobg von z innymi
Willebranda zaburzeniami
krzepniecia
Austria 9132383 884 - -
Belgia 11822592 1360 2359 740
Chorwacja 3853200 332 158 -
Czechy 10873689 1050 840 188
Dania 5946 952 558 307 116
Finlandia 5584264 225 571 344
Francja 68170228 9971 3724 1695
Grecja 10361295 1042 1349 707
Hiszpania 48 373 336 2156 728 184
Irlandia 5262382 965 1968 1659
Litwa 2871897 211 320 27
totwa 1881750 114 91 22
Malta 553214 41 45 22
Holandia 17 879 488 1759 767 189
Niemcy 84 482 267 6136 6870 4239
Norwegia 5519594 478 611 92
Polska 36 685 849 3424 3096 1244
Portugalia 10525 347 1117 1089 1175
Rumunia 19056 116 1825 325 18
Stowacja 5426 740 729 804 1779
Stowenia 2120937 279 230 105
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Szwajcaria 8849852 576 181 91
Szwecja 10536 632 1121 1094 -
Wegry 9589872 1178 1488 748

.- We wszystkich tabelach w rozdziale oznacza brak danych” Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie badania Swiatowej Federacji
Hemofilii z 2023 roku®®.

W Polsce 2 925 os6b ma rozpoznang hemofilie typu A, a hemofilie typu B 499 oséb.

TABELA 3. POPULACJA OSOB Z HEMOFILIA WEDLUG RODZAJU ZABURZENIA KRZEPNIECIA KRWI - HEMOFILIA
TYPU A, HEMOFILIA TYPU B, NIEZNANY TYP HEMOFILII, VWD, FI, FII, FV - W UNII EUROPEJSKIEJ W 2023 ROKU

Typ
Kraj Hemofilia A |[Hemofilia B | hemofilii VWD Fl Fll FV
nieznany
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
Wegry 923 255 - 1488 24 2 30
Irlandia 720 245 0 1958 116 3 206
totwa 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 - -
Stowacja 634 95 0 804 450 0 90
Stowenia 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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Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®”.

TABELA 4. POPULACJA OSOB Z HEMOFILIA WEDLUG RODZAJU ZABURZENIA KRZEPNIECIA KRWI — FV+VIII, FVII
FX, FXI, FXIIl, TROMBASTENIA GLANZMANNA, ZESPOL BERNARDA SOULIERA, NIEZNANE ZABURZENIA PLYTEK
KRWI - W UNII EUROPEJSKIEJ 2023 ROKU

. Zaburze-

Zaburzenie | ]

o Tromba- Zespot nia

. krwawienia: ]
Kraj FV+VIII FVII FX FXI FXI11I stenia Bernarda-| ptytek
. P Glanzmanna|Souliera krwi —
nieznany .
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
Wegry 0 471 26 - 7 - 3 1 83

Irlandia 1 353 182 323 21 0 14 4 436
totwa 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 - - -
Stowacja 2 1029 45 92 11 0 10 15 35
Stowenia 5 26 5 29 0 0 6 0 16
Hiszpania - 30 8 30 17 - 1 - 63
Szwecja - - - - - - - - -
Szwajcaria - 20 4 22 14 - 7 - -

Zrédto: Opracowanie witasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®®.

57 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.
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Sposréd 27 krajéw Unii Europejskiej 19 krajow wskazato przypadki wystepowania inhibitoréw w hemofilii.

Do przedmiotowego raportu Polska nie wskazata danych dotyczacych liczby wystepujacych inhibitoréw.

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

o Nowe przypadki - o Nowe przypadki -

. Aktywne inhibitory o Aktywne inhibitory o

Kraj o inhibitory w L inhibitory w
w hemofilii typu A o w hemofilii typu B o

hemofilii typu A 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
totwa 9 - - -
Holandia 47 3 1 0
Niemcy 126 - 10 -
Norwegia 10 0 0 0
Portugalia 34 0 1 0
Rumunia 70 - 2 -
Stowacja 9 1 1 0
Stowenia 4 0 1 0
Szwajcaria 7 - 0 -
Szwecja 32 0 3 0
Wegry 8 - 1 -

Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®.

W wiekszosci krajéw Unii Europejskiej w przypadkach ciezkich zaburzen krzepniecia krwi u oséb ponizej i
powyzej 18. r.z. stosowana jest profilaktyka. Wsréd oséb w wieku 18. lat i mtodszych 100% stosuje
profilaktyke w stanie ciezkim w krajach takich jak Chorwacja, Dania, Litwa, totwa, Malta oraz Polska,
podczas gdy wszystkie pozostate kraje biorgce udziat w badaniu deklarujg nieco mniej niz 100%
przypadkéw. W przypadku profilaktyki wsrod osdéb powyzej 19. r.z. z ciezkimi przypadkami zaburzen

krzepniecia krwi tylko totwa deklaruje realizacje u wszystkich, natomiast Polska — 79 %.

59 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.
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TABELA 6. UDZIAL OSOB PONIZEJ 18. R.Z. | POWYZEJ 19. R.Z. Z CIEZKIMI PRZYPADKAMI| ZABURZEN KRZEPNIECIA
KRWI STOSUJACYCH PROFILAKTYKE W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ W 2023 ROKU

. Udziat osdb w stanie ciezkim ponizej | Udziat oséb w stanie ciezkim powyzej
Kraj 18. r.z. stosujgcych profilaktyke 19. r.z. stosujgcych profilaktyke
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
totwa 100 100
Malta 100 94
Holandia 99 93
Polska 100 79
Rumunia 90 -
Stowacja 99 76
Szwajcaria 93 90
Szwecja 95 90

Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®.

Wykorzystanie czynnikow krzepniecia

Organizacje zrzeszone wskazywaty w raporcie WFH zuzycie per capita czynnika VIl na poziomie 1.30 IU
oraz czynnika IX na poziomie 0,22 IU. Europejski Departament Jakosci Lekdéw i Opieki Zdrowotnej (EDQM)
zaleca, aby minimalne spozycie koncentratu czynnika VIl i IX w kazdym kraju wynosito odpowiednio 4 [U i

0,5 IU na osobe w populacji ogélne;.

Najwyzsze wykorzystanie czynnika krzepniecia VIl per capita w 2023 roku zaobserwowano na Wegrzech —

14,95 IU, nastepnie na Litwie — 11,81 IU oraz w Polsce — 10,45 IU.

80 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.
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Wegry 14,95
Litwa 11,81
Polska . 10,45
Stowenia 9,93
Stowacja 9,56
Niemcy 8,55
Szwecja 8,15
Finlandia 6,18
Grecja 6,156
Czechy 6,09
Szwajcaria 5,23
Irlandia 4,75
totwa 4,72
Rumunia 4,18
Portugalia 3,94
Albania 3,28
Holandia 3,05

RYSUNEK 1. WYKORZYSTANIE CZYNNIKA VIII/IU NA MIESZKANCA W EUROPIE W 2023 ROKU

Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®’.

Najwyzsze wykorzystanie czynnika VIl krzepniecia per capita zaobserwowano na Litwie — 4,22 |U, kolejno

w Irlandii - 2,31 IU, nastepnie w Szwecji- 1,171 IU oraz w Polsce — 1,55 IU.

81 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.
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Litwa 4,22
Irlandia 2,31
Szwecja 1,7
Polska IS 1,55
Szwajcaria 1,28
Stowacja 1,16
Finlandia 1,15
Niemcy 1,07
Wegry 1,03
Stowenia 0,97
Holandia 0,82
Czechy 0,78
Albania 0,78
Portugalia 0,72
Grecja 0,65
totwa 0,44
Rumunia 0,42

RYSUNEK 2. WYKORZYSTANIE CZYNNIKA IX/1U NA MIESZKANCA W EUROPIE W 2023 ROKU

Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®.

Ilosci wykorzystanego czynnika VIII w tabeli 7., sg podane w WFH i nie sg niezaleznie weryfikowane, z
wyjatkiem sytuacji, gdy WFH dostarczyto produkty pomocy humanitarnej. W niektérych przypadkach
podane liczby moga by¢ oparte na szacunkach. Niektdre kraje podajg ilo$¢ koncentratu czynnika zuzytego
w roku 2023, podczas gdy inne — ilos¢ zakupiong. Obliczone IU czynnika VIII obejmuje produkty
pochodzace z osocza, rekombinowane, o przedtuzonym okresie péttrwania oraz pomoc humanitarnag.
Wartos$¢ per capita uzyskuje sie, dzielac catkowitg liczbe U zuzytych w kraju przez catkowitg jego
populacje. Dane te informujg o ilosci produktu stosowanego w kraju, ale nie mogg by¢ uzywane do
okreslania poziomu opieki nad poszczegdlnymi osobami. Nalezy pamietaé, ze niektére produkty czynnika

VIl sg stosowane w leczeniu choroby von Willebranda, a nie w leczeniu hemofilii A.

Najwyzsze catkowite wykorzystanie czynnika krzepniecia VIll zaobserwowano w Szwecji — 85 811000 IU,
kolejno na Stowacji — 51900000 IU oraz w Szwajcarii — 46296789 IU. W Polsce ilos¢ catkowita

wykorzystanego czynnika krzepniecia VIII wyniosta 383 666 100 IU.

52 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.
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KRZEPNIECIA W KRAJACH UNII

EUROPEJSKIEJ

W 2023 ROKU
Czynnik VIII .
. ) Catkowity
. . rekombino-| Catkowity .
. Czynnik VIII|Czynnik VIII Catkowity procent —
. Czynnik VIII . wany — procent .
Kraj . pochodzacy|rekombino- . procent wydtuzony
catkowity IU wydtuzony |pochodzacy .
z 0osocza wany rekombinowany okres
okres zZ 0osocza , .
| . pottrwania
pottrwania
Czechy 66244107 2651863 9187179 54 405 065 4 14 82
Finlandia 34530 750 1599 000 8817 750 24114000 5 26 70
Grecja 63783 050 2163500 18110550 | 43509000 3 28 68
Irlandia 24989 500 - 1000 24988 500 - - 100
Litwa 33911000 3773000 17 345000 12793 000 11 51 38
totwa 8877 000 595 000 5614000 2668 000 7 63 30
Holandia 54621 750 - 35777500 18 844 250 - 66 35
Niemcy 722520134 156 026 100 - - 22 - -
Polska 383666 100 310 555 350 48 137 250 24973 500 81 13 7
Portugalia| 41469200 - 4169 700 37299 500 - 10 90
Rumunia 79 604 500 28818000 | 29210250 21576250 36 37 27
Stowacja 51900 000 17900000 | 16000000 18 000 000 34 31 35
Stowenia 21 055 500 1920 000 1441500 17 694 000 9 7 84
Szwajcaria| 46 296 789 1489 999 10525744 | 34282045 3 23 74
Szwecja 85811 000 - 28136 000 57 105 000 - 33 67
Wegry 143 393 000 359494500 | 66410500 | 41488000 25 46 29

Zrédto: Opracowanie witasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®.

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

Czynnik VIII: .
Czynnik VIII:
. pomoc .
Czynnik VIII: . pomoc Czynnik VIl na
humanitarna ) . ) |
. pomoc humanitarna | Czynnik VIll na |mieszkanca bez
Kraj . WFH - ] i
humanitarna WFH - mieszkanca pomocy
] standardowy ) ) )
catkowita K wydtuzony okres humanitarnej
okres
; . pottrwania
poéttrwania
Czechy - - - 6,09 6,09
Finlandia - - - 6,18 6,18
Grecja - - - 6,16 6,16

83 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.
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Irlandia - - - 4,75 4,75
Litwa - - - 11,81 11,81
totwa - - - 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
Stowacja - - - 9,56 9,56
Stowenia - - - 9,93 9,93
Szwajcaria - - - 5,23 5,23

Szwecja - - - 8,15 8,15

Wegry - - - 14,95 14,95

Zrédto: Opracowanie witasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®.

Najwyzsze catkowite wykorzystanie czynnika krzepniecia IX zaobserwowano w Niemczech -90 077 120 1U,

kolejno w Polsce — 56 826 650 |U oraz w Szwecji — 17 967 650 IU.

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

ROKU
Kraj Czynnik IX: Czynnik IX: Czynnik IX: Czynnik IX na Czynnik IX na
catkowita pomoc pomoc mieszkanca mieszkanca
pomoc humanitarna humanitarna bez pomocy
humanitarna WFH - WFH - humanitarnej
standardowy wydtuzony
okres okres
pottrwania pottrwania
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
totwa - - - 0,44 0,44
Holandia - - - 0,83 0,83
Niemcy - - - 1,07 1,07
Polska - - - 1,55 1,55
Portugalia - - - 0,72 0,72

84World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.




HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

Rumunia - - - 0,42 0,42

Stowacja - - - 1,16 1,16

Stowenia - - - 0,97 0,97

Szwajcaria - - - 1,28 1,28
Szwecja - - - 1,71 1,71

Wegry - - - 1,03 1,03

Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®.

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

Czynnik IX:
Czynnik IX:
Czynnik IX: pomoc pomoc CzynnikIX na
Cra catkowita humanitarna | ,manitarna | CzynnikIXna |mieszkarca bez
raj _ . .
pomoc WFH WFH - mieszkanca pomocy
humanitarna standardowy wydtuzony okres humanitarnej
okres pottrwania
pottrwania

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
totwa - - - 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
Stowacja - - - 1,16 1,16
Stowenia - - - 0,97 0,97
Szwajcaria - - 1,28 1,28
Szwecja - - - 1,71 1,71
Wegry - - - 1,03 1,03

% World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.
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Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®.

Najwiecej oséb objetych leczeniem bez inhibitoréw emicizumabem w 2023 roku byto w Belgii — 300. W
Rumunii liczba osdb objetych leczeniem z inhibitorami emicizumabem wyniosta 98, nie leczono
emicizumabem bez inhibitoréw. We Francji 93 osoby byty objete leczeniem z inhibitorami emcizumabem,
a 497 byto leczonych emcizumabem bez inhibitoréw. W Polsce 70 oséb byto leczonych z inhibitorami
ecizumabem, a tylko 2 bez inhibitorow. Natomiast w Austrii 50 oséb byto leczonych emcizumabem z
inhibitorami, a 551 os6b bez. Najwiecej jednostek (mg) emcizumabu zakupiono w 2023 roku w Austrii —

2561 024 mg, nastepnie 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 pacjentéw | Liczba pacjentéow Catkowita ilos¢ Catkowita ilos¢
z inhibitorami bez inhibitorow zakupionego przekazanego
leczonych leczonych emicizumabu przez WFH
emicizumabem emicizumabem (mg) emicizumabu
(mg)

Austria 50 551 2561024 -

Belgia - 300 - -

Chorwacja 1M - - -
Czechy 18 73 324194

Dania 16 14 - -
Finlandia 15 48 187515

Francja 93 497 - -

Grecja 18 23 166 065 -

Irlandia - - 786 090 -

Litwa - - 87660 -

totwa - - 24750 -

Holandia 26 355 2099 385 -

Niemcy - - 2 555 348 -
Polska 70 2 360795
Portugalia 21 23 155490

Rumunia 98 - 198 165 -

Stowacja 7 8 35135 -

Stowenia 3 25 148 942 -

Szwajcaria - 52 63160 -

Szwecja 26 111 437 760 -

Wegry 15 - B} :

% World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.
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Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®”.

Najwyzsza liczbe oséb leczonych rekombinowanym czynnikiem Vlla odnotowano w 2023 roku w Polsce —
181 oséb, kolejno w Szwecji — 64, a nastepnie w Holandii — 26. Natomiast najwiekszg zakupiong ilos¢
rekombinowanego czynnika Vlla zaobserwowano w Rumunii — 6 359 000 mg, kolejno w Niemczech —29 759

mg oraz w Polsce — 22 530 mg.

Z kolei najwiecej os6b objetych leczeniem czynnikiem FEIBA byto w 2023 roku w Polsce — 44, kolejno w
Szwecji — 13 oraz w Holandii — 7. Najwiekszg ilos¢ czynnika FEIBA zakupiono w 2023 roku w Polsce -

13219 000 mg, nastepnie Rumunii —4 483 500 mg i w Niemczech -2 829 500 mg.

TABELA 12. WYKORZYSTANIE CZYNNIKA FEIBA (CZYNNIK OMIJAJACY AKTYWNOSC INHIBITORA CZYNNIKA VIII) |
RFVIIA (REKOMBINOWANY CZYNNIK VIIA) W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ W 2023 ROKU

Kraj Liczba pacjentéw | Catkowita liczba Liczba pacjentéw | Catkowita liczba
leczonych zakupionego leczonych zakupionego
rekombinowanym czynnika FVlla czynnikiem FEIBA czynnika FEIBA
czynnikiem Vlla (mg) (mg)
Chorwacja - - - -
Czechy 6 1464 1 13000
Dania 4 - - -
Finlandia 2 223 - 390 000
Francja 23 - 2 -
Grecja 15 4817 6 419000
Irlandia 5 1374 - 681000
Litwa - 2917 - 1628000
totwa - 682 - -
Holandia 26 142 7 151 000
Niemcy - 29759 - 2839500
Polska 181 22530 44 13219 000
Portugalia 1 - 1 -
Rumunia - 6 359 000 - 4483500
Stowacja 4 646 2 680 000
Stowenia - - - -
Szwecja 64 3979 13 387500

5 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.
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Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®.

Najwiecej oséb z chorobg von Willebranda leczonych ré6znymi metodami w 2023 roku zaobserwowano w
Holandii. Catkowita liczba leczonych DDAVP wyniosta 225 os6b, leczonych koncentratem pochodzgcym
z osocza 739, a liczba oso6b leczonych koncentratem rekombinowanym wyniosta 27. Wysoki udziat os6b

korzystajgcych z tych opcji leczenia w chorobie von Willebranda stanowity kobiety.

W Szwecji 367 osob byto objetych leczeniem koncentratem pochodzacym z osocza, podczas gdy w
Portugalii byto ich 147, w Stowac;ji 144, w Szwajcarii 121, we Francji 80, w Stowenii 12. W Stowacji 104

osoby byty leczone kwasem traneksamowym, a w Portugalii 45.

88 World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.
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TABELA 13. WYKORZYSTANIE CZYNNIKA VON WILLEBRANDA W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ W 2023 ROKU

Kraj Liczba pacjentéow Liczba Liczba Liczba Liczba pacjentéw Liczba Liczba
zVvWD leczonych pacjentéw z pacjentéw z pacjentéw z zVvWD leczonych pacjentéw z pacjentéw z
krioprecypitatem | vWD leczonych | vWD leczonych vWD leczonych koncentratem vWD leczonych | vWD leczonych

DDAVP koncentratem osoczem rekombinowanym kwasem terapia
pochodzgcym z traneksamowym hormonalna
osocza
Catkowita Kobiety Catkowita | Kobiety | Catkowita | Kobiety Catkowita | Kobiety | Catkowita Kobiety | Catkowita | Kobiety | Catkowita | 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
Stowacja - - - - 144 113 - - - - 104 90 82 82
Stowenia - - - - 12 8 - - 2 1 - - - -
Szwecja - - - - 367 177 - - 23 18 - - - -
Szwajcaria - - - - 121 - - - 9 - - - - -

Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie badania Swiatowej Federacji Hemofilii z 2023 roku®.

% World Federation of Hemophilia. (2024). Report on the Annual Global Survey 2023.
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Publikacja pt. ,,Ewolucja opieki nad chorymi na hemofilie w Europie: 10 lat
zasad opieki” z 2020 roku

W lipcu 2020 roku opublikowano prace pt. ,Ewolucja opieki nad chorymi na hemofilie w Europie: 10 lat
zasad opieki””°. W 2018 roku mineta pierwsza dekada od wprowadzenia europejskich zasad opieki nad
chorymi na hemofilie. Zapoczatkowaty one przeglad ich przestrzegania przez kraje europejskie w latach

2009, 2012, 201512018, przeprowadzony przez Europejskie Konsorcjum ds. Hemofilii (EHC).

W badaniu opublikowanym w 2020 roku stwierdzono, ze dziesie¢ lat funkcjonowania tych zasad miato w
Europie istotny wptyw na rozwaj opieki nad chorymi na hemofilie i powiazane z nig zaburzenia krzepnigcia.
Na podstawie wspdélnych celéw ustalono w poszczegdlnych krajach zalecenia i konkretne kroki majace na
celu stopniowg poprawe opieki nad chorymi z zaburzeniami krzepniecia. Europejskie kraje wdrazaty te
zasady i zalecenia w réznym stopniu. Monitorowanie przestrzegania europejskich zasad opieki znacznie
pomaga w rozwoju i wskazywaniu brakéw w systemach opieki zdrowotnej. Wyzwaniem pozostaje
niezdolnosc¢ krajow do przekazywania spojnych i kompletnych danych, co utrudnia leczenie i zapewnienie

opieki nad pacjentami.

Opieke nad chorymi na hemofilie oceniono wedtug dziesieé zasad, a przedmiotem analizy jest region

centralny (w ktérym znajduje sie Polska) i zachodni Europy.

1. W ramach zasady pierwszej oceniano utworzenie centralnej organizacji zajmujacej sie hemofilia,
takiej jak Krajowa Rada ds. Hemofilii. W regionie zachodnim Europy 7 organizacji zostato
utworzonych, natomiast 9 w centralnym. Zaobserwowano jednoczesnie na przestrzeni lat
zroéznicowana ich aktywnosé. W krajach, w ktérych nie ma takich organizacji, dane wskazujg na
ograniczony rozwoj opieki, a w krajach posiadajacych takie organizacje — niewielki wzrost dostepu
do leczenia czynnikiem IX (ale nie czynnikiem VIIl). Dlatego istnienie takich organizacji mozna

uznac¢ za wskaznik opieki dla mniejszych kohort pacjentéw.

2. Rozwodj rejestrow w regionie centralnym i zachodnim w systematycznie postepowat (rysunek 2).
Dania i Portugalia to jedyne kraje w regionie Europy Zachodniej, ktére obecnie nie majg krajowego
rejestru, zas w regionie centralnym — Butgaria, Estonia i Litwa. Rejestry rozwinety sie od 2009 roku.
Wyniki pokazujg, ze majg najwiekszy wptyw na opieke, gdy sa koordynowane centralnie.
Dostarczajag woéwczas m.in. doktadniejszych informacji na temat zmiennosci czestosci

wystepowania choroby oraz odsetka ciezkich, umiarkowanych i tagodnych przypadkéw.

7 Noone, D., 0’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
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W ramach zasady trzeciej oceniano sie¢ multidyscyplinarnych osrodkéw kompleksowej opieki i
leczenia hemofilii. Takie osrodki posiadato 12 krajéw regionu zachodniego Europy oraz 5 krajow
regionu centralnego. W 2018 roku Polska po raz pierwszy zgtosita taki osrodek. Akredytacja
osrodkow w ramach European Haemophilia Network (EUHANET) znacznie pomogta w

zrozumieniu struktur opieki na szczeblu krajowym.

Wspodtpraca miedzy przedstawicielami pacjentéw, klinicystami i ptatnikami przy podejmowaniu
decyzji dotyczacych swiadczenia opieki nad hemofilig byta oceniana w ramach zasady czwartej.
W regionie zachodnim 11 krajow wskazato, ze wszystkie trzy grupy sg zaangazowane w

podejmowanie decyzji o Swiadczeniu opieki, natomiast w regionie centralnym byto to 7 krajow.

W ramach zasady piatej oceniano dostepnos$¢ bezpiecznych i skutecznych koncentratéw na
optymalnym poziomie leczenia. W regionie centralnym Europy dostep do koncentratéw
pochodzacych z osocza jest wiekszy. W Polsce wykorzystanie czynnika VIIl na 1 mieszkanca
wynosito w 2015 roku 5,1 j.m., natomiast do 2018 roku $rednia wykorzystania czynnika VIII w
Europie wzrosta do 5,48 j.m. Z kolei region zachodni Europy wykazat najwiekszy wzrost
wykorzystania czynnika VIII w latach 2009-2018. Ocenie poddano takze sposéb zakupu czynnika
VIIl. Zaobserwowano trzy warianty zakupdéw w Europie: refundacja w ramach powszechnego
systemu opieki zdrowotnej, zakup w szpitalu lub w ramach ubezpieczenia; wiele przetargéw
regionalnych lub przetarg scentralizowany z zakupem wiekszosciowym i zakupem
mniejszosciowym w drodze nieskoordynowanych, niezaleznych przetargdéw przy
scentralizowanym procesie koordynacji zaméwien i budzecie centralnym; w regionie centralnym
- scentralizowane, skoordynowane modele zamoéwien, natomiast w zachodnim powszechniejsze

krajowe przetargi.

Zgodnie z zasadag sz6stg ocenie poddano dostepnos¢ do leczenia w domu. W regionie zachodnim
wiekszos$¢ pacjentdw — ponad 75% — miata w analizowanych latach dostep do leczenia w domu. Z
kolei w regionie centralnym miata go ponad potowa pacjentow. Brak dostepnosci leczenia
domowego najczesciej jest spowodowany niewystarczajgca iloscig produktéw leczniczych lub

przeszkodami prawnymi.

Dostep do profilaktyki dla dzieci byt przedmiotem oceny wedtug zasady siédmej. W regionie
centralnym w latach 2009-2018 ulegat on poprawie —w 2009 roku dostep do profilaktyki dla dzieci
zapewniaty catkowicie 3 kraje, a w 2018 roku juz 17. Z kolei w regionie zachodnim dostep byt
zapewniony w zdecydowanej wiekszos$ci krajéw. Natomiast dostepnosé do profilaktyki dla
dorostych w latach 2009-2018 byta bardziej zr6znicowana. W regionie centralnym tylko 2 panstwa
miaty peten dostep do profilaktyki dla dorostych, w zachodnim w 2015 roku byto 6 krajow z

dostepem do profilaktyki dla dorostych obejmujacej wiekszosci pacjentéw, a w 2018 roku 9.

55



HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

8. Analiza dostepu do ustug specjalistycznych i opieki w nagtych przypadkach wykazata jego wzrost
—od zapewniajacych go 37% krajow w 2009 roku do 79% w 2018 roku. Podobny wzrost obserwuje
sie w ortopedii (z 34% do 72%) i pediatrii (z 37% do 86%). Zgtaszany poziom dostepu wzrést
rowniez w odniesieniu do innych obszardw opieki, obejmujacych specjalistéw chordb zakaznych
(z 35% do 63%), hepatologie (z 32% do 60%), potoznictwo i ginekologie (z 25% do 60%), ustugi
dentystyczne (z 30% do 60%) i chirurgie ogdélng (z 35% do 63%). Utrzymuja sie znaczne utrudnienia
w dostepie do takich ustug, jak fizjoterapia (30% do 58%), poradnictwo genetyczne (20% do 47%)
oraz wsparcie spoteczne i psychologiczne (19% do 33%). Wraz ze starzeniem sie populacji moze

rosnac¢ zapotrzebowanie na dostep do reumatologii (30% do 40%) i leczenia bélu (16% do 37%).

9. W ramach dziewiatej zasady ocenie poddano zarzadzanie inhibitorami, monitorujac dostep do
terapii tolerancji immunologicznej (ITl). W regionie centralnym byt on zréznicowany. Tylko w 5
krajach w 2015 roku oraz 6 krajach w 2018 roku wszyscy pacjenci mieli dostep do terapii. Z kolei
w regionie zachodnim Europy w 2016 roku wszyscy pacjenci mieli dostep do terapii w 13 krajach,

aw 2018 roku—juzw 14.

10. Zasada 10 to edukacja i badania naukowe. Poniewaz wdrazanie tej istotnej zasady odbywa sie w
wiekszym stopniu ha poziomie europejskim i ponadnarodowym niz na poziomie krajowym, nie
zostata ona uwzgledniona w tym badaniu, cho¢ zastuguje na osobne opracowanie majace na celu

monitorowanie jej realizacji. W ramach niniejszej listy zostata jedynie wymieniona.

Narodowe programy leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych, kompleksowe
osrodki leczenia, rejestry i liczba pacjentéw z hemofilia w krajach Unii Europejskie;j.
Przeglad aktualnych danych

W lipcu 2025 roku wykonano przeglad aktualnych danych z domeny publicznej dotyczacych narodowych
programoéw leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych, kompleksowych osrodkdow leczenia, rejestrow
oraz liczby pacjentéw z hemofilig w krajach Unii Europejskiej. Kluczowe dane dla poszczegélnych krajow

Unii Europejskiej przedstawia tabela 14.
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TABELA 14. NARODOWE PROGRAMY LECZENIA HEMOFILII | INNYCH SKAZ KRWOTOCZNYCH, KOMPLEKSOWE OSRODKI LECZENIA, REJESTRY | LICZBA PACJENTOW Z
HEMOFILIA W KRAJACH UNII EUROPEJSKIEJ

Lp. Kraj Nazwa Okres Gtowne zatozenia/inne informacje

programu obowigzywania

1. Austria - - e Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 107",

o Rejestry: Austrian Haemophilia Registry — utworzony w 2008 roku jako krajowa i wieloo$rodkowa baza danych. Celem
jest zbieranie danych epidemiologicznych o pacjentach z hemofilig (A i B), monitorowanie leczenia i jakos$ci opieki, a
takze analiza skutkow terapii. Obejmuje ponad 85% wszystkich pacjentéw z hemofilig w Austrii.

. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 753 osoby’2.

2. Belgia - - . Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 473,

. Rejestry: Belgian Rare Bleeding Disorder Registry (BARBER) — utworzony w 2023 roku. Zapewnia kompleksowy
przeglad populacji oséb z zaburzeniami krzepniecia krwi w Belgii. Umozliwia przeprowadzenie analizy poréwnawczej
osrodkéw leczenia hemofilii, utatwia miedzynarodowe poréwnania i wspotprace badawczg. Wspiera
sprawozdawczos$¢ na temat skutkéw ubocznych leczenia i innych badan bezpieczeristwa. Dostarcza informacji na
potrzeby badan i publikacji naukowych’.

. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 3302 pacjentéw’.

71 Osterreichische Hamophilie 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 Rejté, J., Reitter-Pfoertner, S., Kepa, S., Feistritzer, C., Grundbichler, M., Hérbst, 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 Himophilie in
Osterreich—Update aus dem Osterreichischen Hamophilie Register. Hamostaseologie, 39(3), 284-293. https://doi.org/10.1055/s-0038-1675354

73 AHVH. (2025). Centres spécialisés de ’hémophilie. https://ahvh.be/nouvelles/355-centres-specialises-de-l-hemopbhilie.html

74Sciensano —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
lurea, 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 ’hémophilie.

Narodowe Centrum Krwi. (2025). Lista o$rodkéw realizujacych Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie 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
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Lp.

Kraj

Nazwa

programu

Okres

obowigzywania

Gtéwne zatozenia/inne informacje

Butgaria

Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 278,
Rejestry: brak.
Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.

Chorwacja

Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 177,
Rejestry: brak.
Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.

Cypr

Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: brak.
Rejestry: brak.
Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 4378,

Czechy

Cesky narodni
hemofilicky
program’®

2010-2024

Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 9%,
Rejestry: Cesky narodni hemofilicky program (CNHP) — Registry utworzony w Republice Czeskiej w 2010 roku.
Gromadzi dane dotyczace pacjentéw cierpiacych na hemofilie, chorobe von Willebranda i inne schorzenia
powodujgce krwawieniej'®.
Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 1066°".
Gtéwne zatozenia:
o wystarczajgca, bezpieczna i aktualna, oparta na wiedzy diagnostyka i leczenie pacjentow,
o profilaktyka i wczesne leczenie powiktan zwigzanych z hemofilia,
o poprawa jakosci zycia pacjentéw cierpigcych na hemofilie i inne wrodzone schorzenia zwigzane z
krwawieniem,
o poprawa diagnostyki prenatalnej i poradnictwa dla pacjentéw cierpigcych na hemofilie i inne wrodzone
zaburzenia krzepniecia krwi,
racjonalizacja kosztéw diagnostyki i leczenia takich choréb,
koordynacja wszystkich proceséw zwigzanych z leczeniem, profilaktyka i opiekg ambulatoryjna,

7$Assoc. 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 Drustvo hemofiliara Hrvatske. (n.d.). Centri za lije¢enje hemofilije [Strona internetowa]. Drustvo hemofilitara Hrvatske. https://www.dhh.hr/centri-za-lijecenje

7Tomeo, 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 Cesky narodni hemofilicky program (2021). CNHP — domovska stranka. https://www.cnhp.cz/
8 Hemofilie. (n.d.). Lékaiska pomoc: Lé&ebna centra pro dospélé. https://www.hemofilie.cz/lekarska-pomoc#lecebna-centra-pro-dospele

81 Cesky narodni hemofilicky program. (n.d.). Hemofilie.cz - hlavni informace o hemofilii v Ceské republice. Hemofilie.cz. https://www.hemofilie.cz/
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Lp. Kraj Nazwa Okres Gtéwne zatozenia/inne informacje

programu obowigzywania

o centralizacja opieki w sieci akredytowanych miejsc pracy.

7. Dania - - o Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 282,
. Rejestry: brak.
e  Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 1000%,

8. Estonia - - . Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 5%,
. Rejestry: brak.
. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 97%.

9. Finlandia - - . Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 5.
. Rejestry: brak.
. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 400,

10. Francja - - e Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 34%.

o Rejestry: FranceCoag utworzony w 2003 roku. Rejestr obejmuje hemofilie A i B, chorobe von Willebranda oraz inne
rzadkie zaburzenia krzepnigcia, zbiera dane w 34 osrodkach.

. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 750028,

11. Grecja - - . Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 4%,
. 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/
8 Danmarks Blgderforening. (n.d.). Om foreningen. Danmarks Blgderforening. https://www.bloderforeningen.dk/om-foreningen/
84 Eesti Hemofiilialihing. (n.d.). Haiglad Eestis. Eesti Hemofiilialihing. https://www.hemofiilia.ee/eng/haiglad-eestis/

8Tomeo, 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

8 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/
8MHEMO. (n.d.). L'hémophilie. MHEMO. https://mhemo.fr/les-pathologies/lhemophilie/

8 Greek Haemophilia Society. (n.d.). Greek treatment centers. https://hemophiliasociety.gr/wp/en/greek-treatment-centers/
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Lp. Kraj Nazwa Okres Gtéwne zatozenia/inne informacje

programu obowigzywania

o Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 1046%.

12. Hiszpania Programa para 2021 o Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 67%.
la atencién . Rejestry: Spanish Acquired Haemophilia A Registry (AHASR) utworzony w 2014 roku i funkcjonujacy do 2020 roku —
integral al narodowy rejestr pacjentéw z nabytg hemofilig A, zawierajacy informacje o 154 pacjentach.

e  Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 3000%,

aciente con . -
P o Gtéwne zatozenia:

hemofilia®’ . ) . . S . . .

o rozwigzywanie z perspektywy multidyscyplinarnej biezgcych probleméw zwigzanych z opiekg nad
pacjentami z hemofilia,

o okreslenie optymalnego standardu kompleksowej opieki nad pacjentami z hemofilia w celu zapewnienia
opieki zdrowotnej dostosowanej do ich potrzeb,

o rozpowszechnianie wiedzy wysokiej jakosci na temat hemofilii i potrzeb pacjentéw w celu promowania
lepszego zarzadzania powigzana z nig zachorowalnoscia.

13. Irlandia - - . Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 4%,

[ Rejestry: National Haemophilia Register utworzony w 2005 roku®.

9 Greek Haemophilia Society. (n.d.). ['vwploe thv aipoppodria. https://hemophiliasociety.gr/wp/service/gnorise-tin-aimorrofilia

91 Sobi. (2023). Programa para la atencién integral al paciente con hemofilia. https://www.sobi.com/sites/sobi/files/2023-06/20210427_ATENCION%20INTEGRAL%20SOBI.pdf

92 Federacion Espafiola de Hemofilia. (n.d.). Centros de tratamiento. https://fedhemo.com/centros-de-tratamiento/

9% Federacion Espafiola de Hemofilia. (2023). 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/

9 National Haemophilia Council. (n.d.). Treatment centres. https://www.nationalhaemophiliacouncil.ie/treatment-centres/

% Health Information and Quality Authority. (n.d.). National Haemophilia Register. https://www.hiqa.ie/areas-we-work/health-information/data-collections/national-haemophilia-register
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Lp. Kraj Nazwa Okres Gtéwne zatozenia/inne informacje

programu obowigzywania

o Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 860°%.

14. Litwa - - o Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 2%,
. Rejestry: brak informacji.
. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.

15. Luksemburg - - . Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: brak informaciji.
. Rejestry: brak.
. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.

16. totwa - - . Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 3%,
. Rejestry: brak.
. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 198%.

17. Malta - - e Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 1'%,
o Rejestry: brak.
. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 100",

18. Holandia - - . Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 9.

%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

%7 European Haemophilia Network. (2024). EUHANET Certified Centres. https://www.euhass.org/aspxpages/certcentres.aspx

% Hemofilijas pacientu un specialistu atbalsta biedriba HEMA. (n.d.). Arsté$anas centri. Hema.lv. https://www.hema.lv/lv/centra/arstesanas-centri

% Doctus. (n.d.). Cilvéku ar asins recé$anas traucéjumiem ir vairak neka registréti. Doctus. https://www.doctus.lv/raksts/zinas/cilveku-ar-asins-recesanas-traucejumiem-ir-vairak-neka-registreti-
4775/

1% 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/

9" The Haemophilia Society. (2023). New Malta twinning project launched. https://haemophilia.org.uk/malta-twinning/
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Lp. Kraj Nazwa Okres Gtéwne zatozenia/inne informacje

programu obowigzywania

. Rejestry: HemoNED - Dutch Hemophilia Registry utworzony w 2016 roku. Rejestr jest odpowiedzialny za:
monitorowanie jakos$ci opieki nad pacjentami z hemofilig i pokrewnymi zaburzeniami krzepnigcia, zbieranie danych
dotyczacych diagnozy, leczenia, wynikéw terapii oraz dziatan niepozgdanych, poréwnywanie jakosci opieki miedzy
réznymi osrodkami leczenia hemofilii w kraju oraz z innymi krajami, a takze wsparcie badan naukowych i oceny
kosztéw leczenia'®.

o Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.

19. Niemcy - - e Osrodki leczenia hemofilii i innymi skaz krwotocznych: 721%,

o Rejestry: Niemiecki Rejestr Hemofilii (Deutsches Hamophilieregister, DHR) utworzony w 2008 roku. Rejestr zbiera
dane dotyczace diagnozy, historii medycznej i leczenia pacjentéw. Dane sg pseudonimizowane, co umozliwia
dtugoterminowe $ledzenie pacjentéw i ocene skutecznos$ci réznych terapii'®.

. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 6000"%°.

20. Polska Narodowy 2024-2028 . Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: w 2022 roku powotano 26 specjalistycznych o$rodkéw
Program leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych zaréwno dla dzieci, jak i dorostych'®’.
Leczenia . Rejestry: brak.
Chorych na e  Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 6000'%.
Hemofilie i . Gtoéwne zatozenie: zapewnienie opieki i poprawa standardu leczenia chorych na hemofilie i inne skazy krwotoczne.
Pokrewne . Cele szczegoétowe:
Skazy o poprawa jakosci zycia oséb chorych na hemofilig i pokrewne skazy krwotoczne,

192 Stichting HemoNED. (n.d.). Objectives of HemoNED. https://hemoned.nl/en/hemoned/objectives/

193 Zimmermann, R., Eifrig, B., Lenk, H., Pollmann, H., Scharrer, I., & Huth-Kiihne, A. (2012). Register von Hamophilie-Zentren in Deutschland [Haemophilia treatment centres in
Germany]. Hamostaseologie, 32 Suppl 1, S12-S19. https://pubmed.ncbi.nlm.nih.gov/22960780/

%4 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

1% Deutsche Hamophiliegesellschaft e.V. (DHG). (n.d.). Hamophilie. https://www.dhg.de/blutungskrankheiten/haemophilie.html

97 Hemostaza.edu.pl. (n.d.). Osrodki leczenia hemofilii. https://hemostaza.edu.pl/osrodki-leczenia-hemofilii

1% Medycyna Praktyczna. (2023). Leczenie hemofilii w Polsce. https://www.mp.pl/pacjent/hematologia/aktualnosci/347119,leczenie-hemofilii-w-polsce
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Lp. Kraj Nazwa Okres Gtéwne zatozenia/inne informacje
programu obowigzywania
Krwotoczne na o  zaopatrzenie w leki niezbedne dla chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne,
lata 2024- o  wzmocnienie nadzoru nad stosowaniem produktéw leczniczych u ww. grupy chorych,
2028'% o podniesienie wiedzy personelu medycznego zaangazowanego w sprawowanie specjalistycznej opieki nad

tg grupg chorych.
. Budzet roczny: 517 mln zt w 2025 r.

21. Portugalia - - e Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 17'%.
. Rejestry: brak.
. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 3196'°.

22. Rumunia Programul 2013 (co rok odnawiany) . Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 8.
National de o Rejestry: Zostat powotany i wspierany przez Romanian Society of Hematology we wspétpracy z Novo Nordisk
Tratament al Haemophilia Foundation, realizujgc projekt establishing a national registry utworzony w 2018 roku i kontynuowany do
Hemofiliei si 2022 roku'"2,
Talasemiei™ . Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 12302,

. Gtéwne zatozenia: zapewnienie kompleksowego leczenia pacjentdw z hemofilig i talasemia.
. Cele szczegbtowe:

1% Ministerstwo Zdrowia. (2024). Narodowy Program 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

1% Associagéo Portuguesa de Hemofilia. (n.d.). Centros de tratamento. APHemofilia. https://aphemofilia.pt/centros-de-tratamento/

"0 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

" Casa Nationald de Asigurari de S&natate. (2022). Programul national de tratament al hemofiliei si talasemiei. Casa Nationald de Asigurari de S&natate. https://chas.ro/wp-
content/uploads/2022/04/Programul-national-de-tratament-al-hemofiliei-si-talasemiei-.pdf

2 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

"3urea, 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
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Lp. Kraj Nazwa Okres Gtéwne zatozenia/inne informacje
programu obowigzywania
o leczenie substytucyjne — dostarczanie koncentratéw czynnikéw krzepnigcia (FVIII i FIX) dla pacjentéw z
hemofilig oraz chelatoréw zelaza dla pacjentéw z talasemia,
o leczenie chirurgiczne i ortopedyczne - zapewnienie dostepu do operacji ortopedycznych, w tym
endoprotezoplastyki stawéw oraz rehabilitacji,
leczenie stomatologiczne — zapewnienie opieki stomatologicznej dla pacjentéw z hemofilia,
leczenie w warunkach szpitalnych i ambulatoryjnych — zapewnienie dostepu do leczenia zaréwno w
szpitalach, jak i w placéwkach ambulatoryjnych.
Budzet roczny: 92 169 800,5 RON (okoto 18,5 miliona euro) w 2025 r.
23. Stowacja - - Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: Narodowe Centrum Hemofilii w Bratystawie, 3 regionalne
osrodki kompleksowej opieki, 38 lokalnych centr hemofilii.
Rejestry: National Registry of Bleeding Disorders utworzony po 1974 roku.
Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 20584,
24. Stowenia - - Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: 2.
Rejestry: HEAMOPHAMICUS - rejestr gromadzi dane takie jak demografia, hospitalizacje i zuzycie czynnikéw
krzepniecia''®.
Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 2376,
25. Szwecja - - Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: Certyfikowane Europejskie Centrum Kompleksowej Opieki

nad Hemofilig (EHCCC) - 2 oérodki'"”.

"4 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

15 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

% 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

"7 Karolinska University Hospital. (n.d.). Hemophilia. https://www.karolinskahospital.com/care-at-karolinska/conditions/hemophilia
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programu obowigzywania

. Rejestry: Svenska Hemofiliregistret, tj. krajowy rejestr jakosciowy hemofilii (A, B) oraz choroby von Willebranda
utworzony w 2022 roku"®.
. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 2000.

26. Wegry - - . Osrodki leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych: National Hemophilia Center - 2 o$rodki.
o Rejestry: brak.
o Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: brak informacji.

27. Wtochy - - . Osrodki 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 czestosci wystgpowania, powiktan i leczenia tych
schorzen.

. Liczba pacjentéw z hemofilig i innymi skazami krwotocznymi: 4879'°,

Zrédto: Opracowanie wtasne.

18 Swedish Research Council. (2020). RUT — Register Utiliser Tool. Registerforskning.se. https://rut.registerforskning.se/metadatakatalog/register/52caaa41-9557-4f0e-8b94-a34f94cc3fb0/?

% 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
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Wyniki przegladu

Sposréd 27 krajow Unii Europejskiej az 89% umozliwia leczenie hemofili w warunkach
domowych. Leczenie hemofilii w ten sposéb nie jest mozliwe jedynie w Rumunii. Natomiast dla

krajéw takich jak Malta i Cypr nie odnaleziono informacji o takiej mozliwosci.

W 23 krajach Unii Europejskiej zakupy lekéw i preparatéw krwi do leczenia hemofilii i innych skaz
krwotocznych sa realizowane na poziomie centralnym. W krajach takich jak Hiszpania i Wtochy
zakup lekow i preparatéw krwi odbywa sie na poziomie regionalnym poprzez regionalne systemy
zarzgdzania opieka zdrowotna. W Szwecji zakup lekéw i preparatow krwi jest realizowany zaréwno
na poziomie centralnym, jak i regionalnym. Nie odnaleziono informacji o sposobach zakupu

jedynie dla Cypru.

W 74% krajow Unii Europejskiej (tj. 20 panstwach) dziata rada naukowa lub krajowa zajmujgca sie
hemofilig i innymi skazami krwotocznymi albo funkcjonuja osrodki koordynujace opieke nad tymi
pacjentami. W 6 krajach, takich jak Butgaria, Chorwacja, Dania, Estonia, Luksemburg i Lotwa, na

poziomie krajowym nie ma rady naukowej, a dla Cypru nie odnaleziono informaciji.

TABELA 15. ELEMENTY SYSTEMU OPIEKI NAD PACJENTAMI Z HEMOFILIA W KRAJACH UE

Lp. Kraj Osrodki Dostep do Zakupy lekow i Osrodki
kompleksowej leczenia preparatow krwi koordynujace/rada
opieki nad w domu na poziomie naukowa/krajowa
chorymi centralnym/
krajowym

1. Austria tak tak tak tak

2. Belgia tak tak tak tak

3. Butgaria nie tak tak nie

4. Chorwacja tak tak tak nie

5. Cypr nie brak informacji brak informacji brak informaciji

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
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16. totwa 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. Stowacja tak tak tak tak
24. Stowenia tak tak tak tak
25. Szwecja tak tak regionalnie i centralnie tak
26. Wegry tak tak tak tak
27. Wrtochy tak tak nie tak

Zrédto: Opracowanie wtasne.

4. W Unii Europejskiej sposréd 27 krajéw tylko 4 posiadajg narodowy plan lub program leczenia

hemofilii i innych skaz krwotocznych. Nalezg do nich Czechy (Cesky narodni hemofilicky program),
Hiszpania (Programa para la atencién integral al paciente con hemofilia), Polska (Narodowy
Pogram Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028) oraz
Rumunia (Programul National de Tratament al Hemofiliei si Talasemiei). Pozostate kraje nie
posiadajg krajowego planu lub programu leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych -

zagadnienia te sg najczesciej poruszane w ramach narodowych programéw dla choréb rzadkich.

Sposrdd 27 krajéw Unii Europejskiej tylko 2 nie posiadajg osrodkéw leczenia hemofilii i innych skaz
krwotocznych — Luksemburg oraz Cypr. Najwiecej osrodkéw leczenia odnotowano w Niemczech —

72, kolejno w Hiszpanii — 67 oraz we Wtoszech — 54. W Polsce liczba o$rodkéw wyniosta 26.
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Niemcy 72
Hiszpania 67
Witochy 54
Stowacja 42
Francja 34
Portugalia 17
Polska m—— 13
Austria 10
Holandia 9
Czechy 9
Rumunia 8
Finlandia 5
Estonia 5
Irlandia 4
Grecja 4
Belgia 4
Wegry 3
Szwecja 3
totwa 3
Stowenia
Litwa
Dania
Butgaria
Malta
Chorwacja 1
Luksemburg 0
Cypr 0
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RYSUNEK 3. LICZBA OSRODKOW LECZENIA HEMOFILII | INNYCH SKAZ KRWOTOCZNYCH W KRAJACH UNII
EUROPEJSKIEJ

Zrédto: Opracowanie wtasne.

6. 52% krajéw Unii Europejskiej nie posiada rejestréow pacjentéw z hemofilia i innymi skazami
krwotocznymi, jest ich 14. Natomiast pozostatych 13 krajow posiada takie rejestry; sa to: Austria,
Belgia, Czechy, Francja, Hiszpania, Irlandia, Holandia, Rumunia, Stowacja, Stowenia, Szwecja,

Wtochy.
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5. Finansowanie leczenia hemofilii ze
srodkow publicznych w Polsce

Dr n. med. Jakub Gierczynski, MBA

W Polsce finansowanie leczenia hemofilii ze srodkéw publicznych odbywa sie poprzez:

o Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne 2024-2028,
o Program lekowy B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig AiB”.

5.1. Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne 2024-2028

Krajowy program leczenia hemofilii, znany jako Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i
Pokrewne Skazy Krwotoczne, jest realizowany w Polsce od 2005 roku, a obecna edycja obejmuje lata
2024-2028'%°, Wedtug Ministerstwa Zdrowia, gtdwnym celem tego Programu jest zapewnienie opieki i

poprawa standardu leczenia chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne.

Celami szczegotowymi Programu sa:

2 poprawa jakos$ci zycia osob chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne,

9 zaopatrzenie w leki niezbedne dla chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne,

2 wzmochienie nadzoru nad stosowaniem produktéw leczniczych u ww. grupy chorych oraz
podniesienie poziomu wiedzy personelu medycznego zaangazowanego w Ssprawowanie

specjalistycznej opieki nad ta grupa chorych.

Efekty realizacji programu to:

2 Zwiekszenie dostepu do skutecznych terapii. Program umozliwia pacjentom dotknietym hemofilia i
innymi skazami krwotocznymi dostep do wysokiej jakosci terapii, wtgczenie nowoczesnych metod
leczenia, a takze zmniejszenie uciazliwosci zwigzanych z odbiorem produktéw leczniczych celem
prowadzenia profilaktyki i leczenia domowego.

2 Poprawa jakosci zycia pacjentdéw. Dzieki zapewnieniu skutecznych lekéw i odpowiedniej opieki

medycznej pacjenci moga doswiadczy¢é poprawy jakosci swojego zycia. Redukcja czestosci i

120 Ministerstwo Zdrowia. (2024). Narodowy Program 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

69


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

HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

intensywnosci krwawien przyczynia sie do zwiekszenia zdolnosci funkcjonowania w codziennym
zZyciu.

2 Zmniejszenie chorobowosci dzieki opiece w specjalistycznych osrodkach. Program umozliwia
skupienie wysoko wykwalifikowanych specjalistéw medycznych oraz zasobdw w specjalistycznych
osrodkach dedykowanych chorym na hemofilie i inne pokrewne skazy krwotoczne. Dzieki temu
pacjenci majg dostep do specjalistycznej wiedzy, kompleksowej opieki oraz innowacyjnych terapii, co
przektada sie na zmniejszenie ryzyka powiktan zdrowotnych i poprawe wynikéw leczenia.

< Edukacja i wsparcie. Wzmocnienie nadzoru nad stosowaniem produktéw leczniczych u ww. grupy
chorych oraz podniesienie wiedzy personelu medycznego zaangazowanego w sprawowanie

specjalistycznej opieki nad tg grupg chorych.

Realizacje Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne nadzoruje
Narodowe Centrum Krwi (NCK). Jest ono panstwowa jednostka budzetowa podlegta ministrowi
wtasciwemu do spraw zdrowia. Powstato na mocy Zarzadzenia Ministra Zdrowia'?'. Narodowe Centrum
Krwi realizuje zadania Ministra Zdrowia okreslone w Ustawie o publicznej stuzbie krwi'??, zwigzane z
koordynacja zaopatrzenia Rzeczypospolitej Polskiej w bezpieczng krew, jej sktadniki i produkty

krwiopochodne'?3.

Osrodki kliniczne realizujgce Narodowy Program Leczenia Chorych na
Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028

Wedtug Narodowego Centrum Krwi, Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy

Krwotoczne na lata 2024-2028 realizuje aktualnie 27 osrodkéw klinicznych'4,

21 Minister Zdrowia. (2010, 8 lipca). Zarzadzenie Ministra Zdrowia w sprawie Narodowego Centrum Krwi (Dz. U. 2010 nr 9 poz. 60, z
pozn. zm.) https://sip.lex.pl/akty-prawne/dzienniki-resortowe/narodowe-centrum-krwi-34415442

22 Sejm Rzeczypospolitej Polskiej. (1997, 22 sierpnia). Ustawa o publicznej stuzbie krwi (Dz. U. 2019, poz. 1222), art. 24.
https://isap.sejm.gov.pl/isap.nsf/DocDetails.xsp?id=WDU19970990822

23 Narodowe Centrum Krwi. (2021). O NCK. https://www.gov.pl/web/nck/o-narodowym-centrum-krwi

124 Narodowe Centrum Krwi. (n.d.). Lista osrodkéw realizujacych Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie 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
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TABELA 16. LISTA OSRODKOW REALIZUJACYCH NARODOWY PROGRAM LECZENIA CHORYCH NA HEMOFILIE |
POKREWNE SKAZY KRWOTOCZNE NA LATA 2024-2028, DANE NCK

Zamenhofa Biatymstoku z siedzibg przy ul. Waszyngtona
17, 15-274 Biatystok

Wojewddztwo Osrodek leczenia chorych na hemofilie Rodzaj Poziom
i pokrewne skazy krwotoczne osrodka (dla | referencyjnosci
dzieci/ dla
dorostych)
podlaskie Uniwersytecki Szpital Kliniczny w Biatymstoku dla dorostych ]
z siedziba przy ul. M. Sktodowskiej 24a, 15-276 Biatystok
podlaskie Uniwersytecki Dziecigcy Szpital Kliniczny im. Ludwika dla dzieci ]

kujawsko-pomorskie

Szpital Uniwersytecki nr 2 im. dr Jana Biziela w Bydgoszczy
z siedzibg przy ul. Ujejskiego 75, 85-168 Bydgoszcz

dla dorostych

kujawsko-pomorskie

Szpital Uniwersytecki nr 1 im. dr Antoniego Jurasza w
Bydgoszczy z siedziba przy ul. M. -Sktodowskiej-Curie 9,
85-094 Bydgoszcz

dla dzieci

Stanistawa Szyszko Slaskiego Uniwersytetu Medycznego w
Katowicach z siedzibg przy ul. 3-go Maja 13-15,

41-800 Zabrze

pomorskie Uniwersyteckie Centrum Kliniczne w Gdansku dla dzieci/dla |

z siedziba przy ul. Debinki 7, 80-952 Gdarisk dorostych
lubuskie Wielospecijalistyczny Szpital Wojewddzki w Gorzowie Wlkp. dla dorostych I

Spoétka z ograniczong odpowiedzialnoscia
z siedzibg przy ul. Dekerta 1, 66-400 Gorzéw Wielkopolski

lubuskie Szpital Uniwersytecki im. Karola Marcinkowskiego w dla dzieci/dla |

Zielonej Gorze Spoétka z ograniczong odpowiedzialno$cia dorostych

z siedzibg przy ul. Zyty 26, 65-046 Zielona Géra
Slaskie Samodzielny Publiczny Szpital Kliniczny im. Andrzeja dla dorostych |
Mieleckiego Slaskiego Uniwersytetu Medycznego w
Katowicach z siedzibg przy ul. Francuskiej 20-24,
40-027 Katowice

Slaskie Samodzielny Publiczny Szpital Kliniczny nr 1 im. prof. dla dzieci |

Swigtokrzyskie

Swietokrzyskie Centrum Onkologii Samodzielny Publiczny
Zaktad Opieki Zdrowotnej w Kielcach
z siedzibg przy ul. Artwinskiego 3, 25-734 Kielce

dla dorostych

Swietokrzyskie

Wojewddzki Szpital Zespolony w Kielcach
z siedzibg przy ul. Grunwaldzkiej 45, 25-736 Kielce

dla dzieci

matopolskie

Samodzielny Publiczny Zaktad Opieki Zdrowotnej Szpital
Uniwersytecki w Krakowie
z siedzibg przy ul. Kopernika 36, 31-501 Krakéw

dla dorostych

matopolskie

Uniwersytecki Szpital Dziecigcy w Krakowie
z siedzibg przy ul. Wielickiej 265, 30-663 Krakéw

dla dzieci

Szpital Kliniczny Uniwersytetu Medycznego w todzi z
siedzibg przy ul. Pomorskiej 251, 92-213 £6dz

lubelskie Uniwersytecki Szpital Kliniczny nr 1 w Lublinie dla dorostych 1ill
z siedzibg przy ul. Stanistawa Staszica 16, 20-081 Lublin
lubelskie Uniwersytecki Szpital Dzieciecy w Lublinie dla dzieci 1l
z siedzibg przy ul. prof. Antoniego Gebali 6, 20-093 Lublin
tédzkie Samodzielny Publiczny Zaktad Opieki Zdrowotnej Centralny dla dzieci 1l
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Wojewddztwo Osrodek leczenia chorych na hemofilie Rodzaj Poziom
i pokrewne skazy krwotoczne osrodka (dla | referencyjnosci
dzieci/ dla
dorostych)
tédzkie Wojewddzkie Wielospecjalistyczne Centrum Onkologii i dla dorostych ]
Traumatologii im. Mikotaja Kopernika w todzi z siedzibg
przy ul. Pabianickiej 62, 93-513 L6dz
warminsko- Wojewddzki Specjalistyczny Szpital Dzieciecy im. prof. dr. dla dzieci ]
mazurskie Stanistawa Popowskiego w Olsztynie
z siedziba przy ul. Zotnierskiej 18a, 10-561 Olsztyn
warminsko- Szpital Kliniczny Ministerstwa Spraw Wewnetrznych i dla dorostych |
mazurskie Administracji z Warmirfisko-Mazurskim Centrum Onkologii
w Olsztynie z siedzibg przy al. Wojska Polskiego 37, 10-228
Olsztyn
wielkopolskie Specjalistyczny Zespét Opieki Zdrowotnej nad Matka i dla dzieci I
Dzieckiem w Poznaniu z siedzibg przy ul. Adama Wrzoska 1,
60-663 Poznan
wielkopolskie Uniwersytecki Szpital Kliniczny w Poznaniu dla dorostych |
z siedzibg przy ul. Przybyszewskiego 49, 60-355 Poznan
podkarpackie Kliniczny Szpital Wojewdédzki nr 2 im. Sw. Jadwigi Krélowej dla dzieci I
w Rzeszowie z siedzibg przy ul. Lwowskiej 60,
35-301 Rzeszéw
zachodniopomorskie Uniwersyteckim Szpitalem Klinicznym nr 1 im. prof. dla dzieci/dla 1l
Tadeusza Sokotowskiego PUM w Szczecinie dorostych
z siedziba przy ul. Unii Lubelskiej 1, 71-252 Szczecin
kujawsko- Wojewddzki Szpital Zespolony im. L. Rydygiera w Toruniu z dla dorostych 1l
pomorskiego siedzibg przy ul. $w. J6zefa 53-59, 87-100 Torun
mazowieckie Uniwersyteckie Centrum Kliniczne Warszawskiego dla dzieci I
Uniwersytetu Medycznego z siedzibg przy ul. Banacha 1A,
02-097 Warszawa
mazowieckie Instytut Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie dla dorostych I
z siedziba przy ul. Indiry Gandhi 14, 02-776 Warszawa
dolnoslaskie Uniwersytecki Szpital Kliniczny im. Jana Mikulicza dla dzieci 1l
Radeckiego we Wroctawiu z siedzibg przy ul.
Borowskiej 213, 50-556 Wroctaw dla dorostych I
Zrédto: Opracowano na podstawie danych NCK.
Liczba pacjentow z hemofilig i pokrewnymi skazami krwotocznymi

leczonych wramach Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie
i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028

Wedtug NCK w ramach Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy

Krwotoczne na lata 2024-2028 jest leczonych obecnie:

o 1500 pacjentéw z hemofilig A,

o 1000 pacjentéw z chorobg von Willebranda,

72




HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

o 400 pacjentéw z innymi skazami krwotocznymi,
o 280 pacjentéw z hemofilig B,

o 35 pacjentéw z hemofilig nabyta.

Finansowanie oraz zakupy lekéw w ramach Narodowego Programu
Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-

2028

Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028
finansowany przez Narodowy Fundusz Zdrowia w zakresie zakupu poszczegélnych produktéw leczniczych
i wyrobéw medycznych oraz z budzetu bedacego w dyspozycji ministra wtasciwego do spraw zdrowia, w
czesci 46 — Zdrowie, dziale — 851 — Ochrona zdrowia, rozdziale 85149 — Programy polityki zdrowotnej w
zakresie pozostatych zadan. W latach 2024-2028 zaplanowano na realizacje tego Programu: 478 145 283
ztw 2024 r., 527 297 000 zt w 2025 r., 559 390 000 zt w 2026 r., 623 991 000 zt w 2027 r. i 658 581 000 zt w
2028 .

TABELA 17. KOSZTY CALKOWITE REALIZACJI NARODOWEGO PROGRAMU LECZENIA CHORYCH NA HEMOFILIE
| POKREWNE SKAZY KRWOTOCZNE W LATACH 2024-2028 (W Zt)

Cel szczego6towy 2024 2024 2025 2026 2027 2028

Planowane | Wykonanie [ Planowane | Planowane | Planowane | Planowane

wartosci wartosci wartosci wartosci wartosci

Powotanie i funkcjonowanie o$rodkéw 4099 150 3946122 4730016 5000 000 5500 000 6 000 000
leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych i objgcie pacjentow
kompleksowsg opieka w tych osrodkach

Powierzenie funkcji konsultacyjne;j 72 640 66 885 112 000 112 000 112 000 112 0000
i szkoleniowej

Powotanie i funkcjonowanie Rady 15000 0 15000 15000 15000 15000
Programu

Zakupy produktéw leczniczych dla 457 884 000 | 455863177 | 510000000 | 550000000 | 610000000 | 650000000
chorych na hemofilig i pokrewne skazy
krwotoczne oraz zapewnienie pacjentom
zakupionych produktéw leczniczych
zgodnie z kryteriami kwalifikacji i
wytgczenia w rozdziale Ill.2. Programu

Zakonczenie budowy systemu 10074 493 9618915 6739984 4263000 8364 000 2454000
teleinformatycznego dotyczgcego obstugi
pacjenta chorego na hemofilig, w tym
ewidencji chorych na hemofilie
i pokrewne skazy krwotoczne oraz jego
wdrozenie, utrzymanie i rozwdj

Razem: budzet Ministra Zdrowia/ budzet | 472 145283 | 469495 098 | 521597000 | 559390 000 | 623991 000 | 658 581 000
Narodowego Funduszu zdrowia
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Razem: Fundusz Pomocy

6 000000

5998523

5700000

0

0

0

Razem

478 145 283

475493 621

527 297 000

559 390 000

623991000

658 581 000

Zrédto. Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028'%°.

W latach 2024- 2028 zaplanowano konkretne ilo$ci produktéw leczniczych przewidzianych do zakupu w

ramach realizacji Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne.

TABELA 18. ILOSCI PRODUKTOW LECZNICZYCH PRZEWIDZIANYCH DO ZAKUPU W POSZCZEGOLNYCH LATACH
REALIZACJI NARODOWEGO PROGRAMU LECZENIA CHORYCH NA HEMOFILIE | POKREWNE SKAZY KRWOTOCZNE

NA LATA 2024-2028

Produkt leczniczy 2024 . 2024 . 2025r. 2026 r. 2027 . 2028r.
Zakupy Ilosci Ilosci Ilosci Ilosci Ilosci Ilosci
planowane | zakupione planowane |planowane |planowane
planowane
koncentrat czynnika VIl 330 000 000 258919500 346 500 000 364 000 000 382200 000 400 000 000
koncentrat rekombinowanego| 6 750 000 13500 000 7 080000 7 400 000 7 770000 8100000
czynnika VIII (j.m.)
koncentrat czynnika IX (j.m.) | 50000 000 41 825000 52500 000 55125000 57 800 000 61261515
koncentrat rekombinowanego 820000 1250000 860 000 900 000 945 000 990 000
czynnika IX (j.m.)
koncentrat czynnika VIII 19 000 000 16 999 200 19950 000 20950000 22000000 23100000
zawierajgcego czynnik von
Willebranda o proporcji VWF:
FVIIl co najmniej 1:1
(jednostka miedzynarodowa
czynnika von Willebranda)
koncentrat czynnika VIII 12 300 000 14 500 200 12915000 13560 000 14238 000 14950 000
zawierajgcego czynnik von
Willebranda o proporcji VWF:
FVIIl co najmniej 2:1
(jednostka miedzynarodowa
czynnika von Willebranda)
koncentrat czynnikéw 900 000 560 000 945 000 990 000 1040000 1092 000
zespotu protrombiny (PCC)
(jednostka miedzynarodowa
koncentrat aktywowanych 18 150 000 8 000 000 18 150 000 18 150 000 18 150 000 18 150 000
czynnikéw zespotu
protrombiny (aPCC)
(jednostka miedzynarodowa)
bispecyficzne przeciwciato 405 000 439635 425000 450 000 470000 490 000
nasladujace czynnik VIII (mg)
koncentrat czynnika VII (j.m.) 600 000 859 800 630 000 660 000 693 000 720000
koncentrat rekombinowanego 25000 20469 25000 25000 25000 25000
czynnika Vlla (mg)

25 Ministerstwo Zdrowia. (2024).
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koncentrat rekombinowanego| 2 000 000 750 000 2200000 2400000 2600000 2800000
wieprzowego czynnika VIII
(jednostka miedzynarodowa)

koncentrat fibrynogenu (g) 300 260 315 330 345 360

koncentrat czynnika XlII 210000 150 000 220000 230000 240 000 250000
(jednostka miedzynarodowa

desmopresyna dozylna 5500 7 200 5500 5500 5500 5500
wamp. 4 pg (amp.)

desmopresyna donosowa 750 0 750 750 750 750
(opak.)
Wartos$¢ razem (zt) 457 884 000 461861700 510 000 000 550 000 000 610 000 000 650 000 000

Zrédto. Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-202877.

5.2 Program lekowy B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A
i B”

Program lekowy B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci zhemofilig Ai B (D 66, D 67)” jest refundowany

od 2010 roku.

Wartos¢ kontraktow w ramach programu lekowego B.15. ,,Zapobieganie
krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B (D 66, D 67)” w latach 2021-2025

W 2021 roku wartos¢ kontraktédw na program lekowy B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci zhemofilig
AiB” wynosita 32,3 mln zt. W 2022 roku ulegta ona zmniejszeniu 0 2% do 31,6 mln zt. W kolejnym roku byta
zmniejszona o 20% do 25,3 mln zt. Natomiast w 2024 roku wartos¢ kontraktéw wzrosta o 74% w
poréwnaniu do roku poprzedniego — do 44,1 mln zt. W 2025 roku ponownie zaobserwowano zmniejszenie

wartosci kontraktéow do 36,1 mln zt, czyli spadek o 18%.

128 Ministerstwo Zdrowia. (2024).
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50 000 000,00 44147 679,85

40 000 000,00 36139 281,45
32364 718,95 31650 792,09
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RYSUNEK 4. WARTOSC KONTRAKTOW NA REALIZACJE PROGRAMU LEKOWEGO B.15. ,,ZAPOBIEGANIE
KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIAAIB” W LATACH 2021-2025

Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie danych NFZ.
0,8 74%
0,6
0,4

0,2

0

2021

-0,2

-0,4

=7 miana rok do roku

RYSUNEK 5. ZMIANA ROK DO ROKU WARTOSCI KONTRAKTOW NA REALIZACJE PROGRAMU LEKOWEGO B.15.
»ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIA A1B” W LATACH 2021-2025

Zrédto: Opracowanie witasne na podstawie danych NFZ.

TABELA 19. WARTOSC KONTRAKTOW NA REALIZACJE PROGRAMU LEKOWEGO B.15. ,ZAPOBIEGANIE
KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIAAI B W LATACH 2021-2025"

Rok Wartos¢ kontraktow Zmiana rok do roku
2021 32364718,95 -

2022 31650792,09 -2%

2023 25399 619,76 -20%

2024 44147 679,85 74%

2025 36 139 281,45* -18%

*Kontrakt tylko na czynnik VIII, nie uwzglednia kontraktéw na emicizumab.

Zrédto: Opracowanie witasne na podstawie danych NFZ.
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W 2021 roku wartos$¢ swiadczen na realizacje programu lekowego B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u
dzieci z hemofilig A i B” wynosita 1,5 mln zt, podczas gdy wartos¢ produktdéw leczniczych w programie w
ramach kontraktéw — 30,8 mln zt. W 2022 roku wartos$é swiadczen wyniosta 2,3 mln zt, a wartos$é lekéw
29,3 mln zt. W 2023 roku wartos¢ swiadczen wyniosta 2,8 mln zt, a wartos¢ lekéw 22,5 mln zt. W 2024 roku
wartos¢ kontraktéw na swiadczenia w programie lekowym wyniosta 3,1 mln zt, a wartos¢ lekéw w ramach
programu lekowego wyniosta 40,9 mln zt. W 2025 roku wartos$¢ swiadczen wyniosta 1,6 mln zt, a wartosé

lekéw 34,4 mln zt.

45000 000,00
40 000 000,00

35000 000,00

30 000 000,00 34 443 047,21

30844 182,51
25 000 000,00 29348 819,68

40957 071,90

20000 000,00 22 536 855,87
15000 000,00
10000 000,00

5000 000,00
1520536,44 2 30, 2,41 28 3,89 31 7,95 1696 234,24
o i § N CE
2021 2022 2023 2024 2025
B Wartos¢ swiadczen Wartosc¢ lekow

RYSUNEK 6. WARTOSC SWIADCZEN | PRODUKTOW LECZNICZYCH W RAMACH KONTRAKTOW NA REALIZACIJE
PROGRAMU LEKOWEGO B.15. ,ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIA A | B” W LATACH 2021-
2025

Opracowanie wtasne na podstawie danych NFZ.

W latach 2021-2025 s$redni udziat wartosci swiadczen na realizacje programu lekowego B.15.
»Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B” wynosit 7%, a wartos¢ produktéw leczniczych

Srednio 93% ogotu wydatkow na realizacje programu lekowego.
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2025 5% 95%
2024 7% 93%
2023 11% 89%
2022 7% 93%
2021 5% 95%
0% 10% 20% 30% 40% 50% 60% 70% 80% 90% 100%
Udziat Swiadczenia Udziat leki

RYSUNEK 7. UDZIAL WARTOSCI SWIADCZEN | PRODUKTOW LECZNICZYCH W KONTRAKTACH NA REALIZACJE
PROGRAMU LEKOWEGO B.15. ,ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIA Al B” W LATACH 2021-
2025

Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie danych NFZ.

TABELA 20. WARTOSC SWIADCZEN | PRODUKTOW LECZNICZYCH W RAMACH KONTRAKTOW NA REALIZACIJE
PROGRAMU LEKOWEGO B.15. ,ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIA A | B” W LATACH 2021-
2025

Rok Wartos$¢ swiadczen Wartosc¢ lekow
2021 1520 536,44 30844 182,50
2022 2301 972,41 29 348 819,70
2023 2862 763,89 22536 855,90
2024 3190 607,95 40957 071,90
2025 1696 234,24 34443 047,20

Zrédto: Opracowanie witasne na podstawie danych NFZ.

TABELA 21. RANKING WARTOSCI KONTRAKTOW NA REALIZACJE PROGRAMU LEKOWEGO B.15. ,ZAPOBIEGANIE
KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIAAIB” W LATACH 2021-2025

Nazwa podmiotu 2021 2022 2023 2024 2025

Uniwersyteckie Centrum 6029 291,97 6 195 498,65 5239637,67 7615111,26 5941767,93
Kliniczne Warszawskiego
Uniwersytetu Medycznego

Samodzielny Publiczny Szpital 3686 192,53 4752229,22 3537 066,94 5498 557,58 4444 613,06
Kliniczny 1 im. prof. Stanistawa
Szyszko

Uniwersytecki Szpital Dziecigcy 3443 209,07 3392 954,55 2820913,50 5093586,12 3746 102,24
w Krakowie

Uniwersyteckie Centrum 3098 076,25 2763 565,21 2069995,19 4477 646,96 3416 585,43
Kliniczne
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Specijalistyczny Zesp6t Opieki 3520806,94 2522482,18 2225831,09 4379 868,38 3612929,21
Zdrowotnej nad Matka
i Dzieckiem
Kliniczny Szpital Wojewddzki 1944 771,50 1915600,99 1754782,01 2873163,60 2477 767,65

nr 2 im. $w. Jadwigi Krélowe;j

Szpital Uniwersytecki nr 1 im. 1815784,04 1564 257,03 1452 866,74 2245422,58 2434501,06
dr. A. Jurasza w Bydgoszczy

Uniwersytecki Szpital Kliniczny 1949 260,41 2447 015,95 1330532,25 2150 385,28 1713 085,04
im. Jana Mikulicza-Radeckiego

Uniwersytecki Szpital Kliniczny 929 320,50 722 586,45 829426,11 1941 993,57 1658 164,63
nr1im. prof. Tadeusza
Sokotowskiego

Uniwersytecki Szpital Dziecigcy 1636 135,43 1236 360,08 814 935,60 1899 228,45 1756 404,51
w Lublinie
SPZOZ Centralny Szpital 1234014,49 1199 370,95 841877,72 1755636,01 1814811,55

Kliniczny Uniwersytetu
Medycznego w todzi

Wojewddzki Szpital Zespolony 803477,08 867 624,66 834 716,43 1594 557,57 1037518,20
w Kielcach
Wojewddzki Specjalistyczny 720108,77 488 793,46 452 557,75 1009 147,24 655 316,87

Szpital Dziecigcy
im. prof. St. Popowskiego

Uniwersytecki Dziecigcy Szpital 840 956,04 818 938,57 705211,81 962 816,41 792 334,85
Kliniczny im. L. Zamenhofa

Szpital Uniwersytecki 713 313,93 763514,14 489 268,95 650 558,84 637 379,22

im. Karola Marcinkowskiego

Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie danych NFZ.

79



HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU

TABELA 22. RANKING WARTOSCI SWIADCZEN | PRODUKTOW LECZNICZYCH W KONTRAKTACH NA REALIZACJE PROGRAMU LEKOWEGO B.15. ,ZAPOBIEGANIE
KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIAAIB” W LATACH 2021-2025

2021

2022

2023

2024

2025

Nazwa podmiotu

Swiadczenia

leki

Swiadczenia

leki

$wiadczenia

leki

$wiadczenia

leki

Swiadczenia

leki

Uniwersyteckie Centrum
Kliniczne Warszawskiego
Uniwersytetu Medycznego

102 963,80

5926 328,17

390 247,28

5805 251,37

640 429,93

4599 207,74

672 953,12

6942 158,14

198 595,90

5743172,03

Samodzielny Publiczny
Szpital Kliniczny 1
im. prof. Stanistawa
Szyszko

262624,00

3423 568,53

386 241,25

4 365 987,97

455789,16

3081277,78

570 268,68

4928 288,90

395 564,91

4049 048,15

Uniwersytecki Szpital
Dzieciecy w Krakowie

155 060,00

3288 149,07

192 503,65

3200450,90

234 842,20

2586 071,30

283528,71

4810057,41

163 135,59

3 582 966,65

Uniwersyteckie Centrum
Kliniczne

87 429,00

3010647,25

184 892,07

2578673,14

234759,10

1835 236,09

278 009,92

4199637,04

134 987,28

3281598,15

Specjalistyczny Zespot
Opieki Zdrowotnej nad
Matka i Dzieckiem

275944,00

3244 862,94

233 955,35

2288 526,83

376 368,09

1849 463,00

355 788,33

4024 080,05

289 315,35

3323613,86

Kliniczny Szpital
Wojewddzki nr 2
im. $w. Jadwigi Krélowej

6 565,00

1938 206,50

10084,33

1905 516,66

25636,65

1729 145,36

47 059,91

2826 103,69

10 250,07

2467517,58

Szpital Uniwersytecki nr 1
im. dr. A. Jurasza
w Bydgoszczy

106 117,56

1709 666,48

125 414,92

1438 842,11

148 682,35

1304 184,39

200 446,00

2044 976,58

134177,25

2300323,81

Uniwersytecki Szpital
Kliniczny im. Jana
Mikulicza-Radeckiego

168 703,00

1780557,41

234016,89

2212999,06

196 785,96

1133746,29

213 958,42

1936 426,86

52542,45

1660 542,59

Uniwersytecki Szpital
Dziecigcy w Lublinie

65514,69

1570620,74

92 542,64

1143817,44

76 069,20

738 866,40

45 407,34

1853821,11

25169,40

1731235,11
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Uniwersytecki Szpital 54 739,95 874 580,55 77 636,44 644 950,01 92 275,19 737 150,92 100 072,26 1841921,31 2607,21 1655557,42
Kliniczny nr 1 im. prof.
Tadeusza Sokotowskiego

SPZOZ Centralny Szpital 49 008,00 1185006,49 119017,24 1080 353,71 126 461,96 715 415,76 141 662,85 1613973,16 57 595,80 1757 215,75
Kliniczny Uniwersytetu

Medycznego W todzi

Wojewddzki Szpital 62 616,00 740 861,08 87611,25 780 013,41 105 545,58 729170,85 122 575,08 1471982,49 117 113,82 920 404,38

Zespolony w Kielcach

Wojewddzki 13 000,00 707 108,77 24 446,73 464 346,73 - 452 557,75 8 900,00 1000 247,24 21 240,00 634 076,87
Specjalistyczny Szpital
Dzieciecy
im. prof. St. Popowskiego

Uniwersytecki Dziecigcy 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 Kliniczny
im. L. Zamenhofa

Szpital Uniwersytecki im. 32488,00 680 825,93 39523,41 723990,73 44 833,78 444 435,17 46 033,84 604 525,00 49 844,97 587 534,25
Karola Marcinkowskiego

Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie danych NFZ.
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Wedtug uchwat Rady NFZ w 2024 roku w ramach programu lekowego B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u

dzieci z hemofilig A i B” w warunkach domowych prowadzono 364 pacjentéow’?’.

TABELA 23. LICZBA ROZLICZONYCH JEDNOSTEK W POSZCZEGOLNYCH ZAKRESACH ORAZ LICZBA OSOB

OBJETYCH PROGRAMEM LEKOWYM B.15. ,,ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIAA I B” W 2024
ROKU

Rodzaj swiadczen Liczba rozliczonych jednostek | Liczba osoéb
rozliczeniowych objetych
w poszczegdlnych zakresach programem

hospitalizacja zwigzana z wykonaniem programu u dzieci 38 33

hospitalizacja w trybie jednodniowym zwigzana z wykonaniem 433 173
programu

przyjecie pacjenta w trybie ambulatoryjnym zwigzane 212 77

z wykonaniem programu

leczenie w warunkach domowych 0 364

diagnostyka w programie zapobiegania krwawieniom u dzieci 57 84
z hemofilig A i B - lokalne centra leczenia hemofilii

diagnostyka w programie zapobiegania krwawieniom u dzieci z 193 280
hemofilig A i B —regionalne centra leczenia hemofilii

Zrédto: Uchwaty Rady NFZ'?.

W ramach programu lekowego B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B” refundowane

sg obecnie:

2 koncentrat czynnika krzepniecia VIII,
2 koncentrat czynnika krzepniecia IX,
2 emicizumab.

Liczba pacjentéw leczonych poszczegdlnymi lekami w latach 2019-2024 w ramach programu lekowego

B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B” wrosta z 391 w 2019 roku do 430 w 2024 roku.

127 Rada Narodowego Funduszu Zdrowia. (2025). Uchwata Nr 6/2025/IV w sprawie przyjecia okresowego sprawozdania z dziatalnosci

Narodowego Funduszu Zdrowia za IV kwartat 2024 r. https://www.nfz.gov.pl/zarzadzenia-prezesa/uchwaly-rady-nfz/uchwala-nr-
62025iv,6694.html

28 Rada Narodowego Funduszu Zdrowia. (2025).

82



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

HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

TABELA 24. LICZBA LECZONYCH PACJENTOW POSZCZEGOLNYMI LEKAMI W PROGRAMEM LEKOWYM B.15.
»ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIA A1 B” W LATACH 2019-2024

Leki 2019 | 2020 | 2021 | 2022 | 2023 2024
factor IX coagulationis humanus - p - pozajelitowo (parenteral) —
) 33 29 24 26 21 18
1j.m.
factor IX coagulationis humanus recombinate — p — pozajelitowo
. 28 33 36 39 42 44
(parenteral) —1j.m.
factor VIII lationis h -p- jelit teral
actor coagulationis umam{s p — pozajelitowo (parenteral) 172 157 i ) i i
-1jm.
factor VIl coagulationis humanus recombinate —p —
. ) 158 334 337 353 343 332
pozajelitowo (parenteral) = 1j.m.
emicizumabum - sc - podskérnie - 1 mg - - - - - 36
Razem 391 553 397 418 406 430

Zrédto: Uchwaty Rady NFZ'%S.

EMICIZUMABUM - SC - PODSKORNIE - 1 MG

FACTOR VIII COAGULATIONIS HUMANUS
RECOMBINATE - P - POZAJELITOWO (PARENTERAL)
-1J.M.

FACTOR VIII COAGULATIONIS HUMANUS - P -
POZAJELITOWO (PARENTERAL) - 1 J.M.

FACTOR IX COAGULATIONIS HUMANUS
RECOMBINATE - P - POZAJELITOWO (PARENTERAL)
-1J.M.

FACTOR IX COAGULATIONIS HUMANUS - P -
POZAJELITOWO (PARENTERAL) - 1 J.M.

o

50 100 150 200 250 300 350 400

w2024 m2023 ' 2022 2021 m2020 m2019

RYSUNEK 8. LICZBA LECZONYCH PACJENTOW POSZCZEGOLNYMI LEKAMI W PROGRAMEM LEKOWYM B.15.
»ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIA A1 B” W LATACH 2019-2024

Zrédto. Uchwaty Rady NFZ'*.

5.3. Analiza miernikow efektywnosci leczenia hemofilii ze $rodkéw
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 Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne 2024-2028 vs. wytyczne miedzynarodowe

Analiza miernikéow efektywnosci

Ocena skutecznosci programu leczenia chordb rzadkich, takich jak hemofilia, wymaga stosowania
precyzyjnych i adekwatnych miernikédw. Poréwnanie wskaznikéw zdefiniowanych w polskim Narodowym
Programie Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne 2024-2028 z rekomendowanymi
przez miedzynarodowe wytyczne, gtéwnie Swiatowej Federacji Hemofilii, ujawnia istotne réznice w filozofii

oceny efektywnosci terapii.

Mierniki w Narodowym Programie Leczenia Chorych na Hemofilie

NPLH na lata 2024-2028, podobnie jak jego poprzednie edycje, definiuje swoje cele i mierniki efektywnosci

gtownie w kategoriach procesowych, strukturalnych i ekonomicznych.

1. Cele ogodlnei strukturalne. Program stawia za cel poprawe jakosci zycia pacjentéw, zapewnienie
dostepu do lekdw i wzmocnienie nadzoru nad terapig. Kluczowymi miernikami strukturalnymi sa
liczba pacjentéw objetych opieka w wyspecjalizowanych osrodkach (w poprzedniej edycji
programu celem byto objecie opiekg 6000 chorych) oraz wdrozenie ogélnopolskiego systemu

informatycznego e-Hemofilia.

2. Mierniki procesowe. Do tej kategorii nalezg wskazniki dotyczace organizacji leczenia, takie jak
liczba pacjentéw objetych dostawami domowymi lekéw (w poprzedniej edycji celem byto 200
0s6b) oraz zapewnienie odpowiedniej ilosci koncentratéw czynnikéw krzepniecia. Kluczowym
miernikiem dostepu do leczenia jest wskaznik zuzycia koncentratu czynnika VIII na mieszkanca,

ktérego minimum, zgodnie z zaleceniami WHO, wynosi 2 j.m./mieszkanca/rok.

3. Mierniki ekonomiczne. Najwazniejszym i najbardziej precyzyjnie zdefiniowanym kryterium oceny
w ramach procedur zakupowych NPLH i programoéw lekowych NFZ jest koszt. W przetargach na
leki dla programoéw lekowych NFZ catkowity koszt 28-dniowego leczenia ma wage 90%, podczas
gdy w zakupach realizowanych przez Narodowe Centrum Krwi cena jednostkowa czynnika ma
wage ok. 60%. Oznacza to, ze efektywnos¢ programu jest w duzej mierze oceniana przez pryzmat

efektywnosci kosztowe;.
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Podsumowujac, polski program koncentruje sie na zapewnieniu funkcjonowania systemu: zakupie lekéw
w sposéb oszczedny, ich dystrybucji oraz rejestracji pacjentow. Sg to fundamentalne cele logistyczne,

jednak nie mierzg one bezposrednio klinicznych wynikéw leczenia z perspektywy pacjenta.
Mierniki efektywnosci w wytycznych miedzynarodowych (WFH)

Miedzynarodowe standardy, a zwtaszcza wytyczne WFH, promujg paradygmat oceny zorientowany na
pacjenta, wykorzystujgc walidowane narzedzia do pomiaru klinicznych i subiektywnych wynikéw

leczenia.

Kluczowe mierniki kliniczne:

2 Roczny wskaznik krwawien (ABR). Jest to ztoty standard oceny skutecznosci profilaktyki. Celem
nowoczesnej terapii jest dgzenie do zerowej liczby krwawien (zero bleeds), a ABR (oraz roczny
wskaznik krwawien dostawowych — AJBR) jest podstawowym miernikiem tego celu.

S Stan zdrowia uktadu miesniowo-szkieletowego. Dtugoterminowa skutecznos$é¢ leczenia jest
oceniana poprzez monitorowanie stanu stawéw za pomoca walidowanych skal klinicznych (np.

Hemophilia Joint Health Score — HIHS) oraz badan obrazowych (np. rezonans magnetyczny — MRlI).

Wyniki raportowane przez pacjenta (Patient-Reported Outcomes - PROs):

o Jako$é zycia (HRQol). Jest to kluczowy wskaZznik mierzony za pomocag ogolnych (np. EQ-5D) i
specyficznych dla hemofilii (np. CHO-KLAT dla dzieci) kwestionariuszy.

S BAl. Regularna ocena bélu za pomoca skal wizualno-analogowych (VAS) lub kwestionariuszy jest
integralng czesciag oceny.

o Aktywnosé i uczestnictwo w zyciu spotecznym. Narzedzia takie jak Functional Independence Score
in Hemophilia (FISH) pozwalajg oceni¢, w jakim stopniu choroba ogranicza codzienne
funkcjonowanie, nauke czy prace.

o Satysfakcja z leczenia. Jest uznawana za jeden z podstawowych miernikéw, szczegdlnie w populacji

pediatrycznej.

Podejscie 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 wptywa

na jego zdrowie, sprawnos$¢ i samopoczucie.

5.3.2. Program lekowy ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i
B” vs. wytyczne miedzynarodowe

Ocena skutecznosci programu lekowego B.15, podobnie jak w przypadku NPLH, opiera sie przede
wszystkim na kryteriach klinicznych i administracyjnych, jednak w mniejszym stopniu odzwierciedla

nowoczesne podejscie pacjentocentryczne rekomendowane przez WFH i ISTH.
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Mierniki w programie lekowym B.15

Celeizakres. Gtéwnym celem programu jest zapobieganie krwawieniom u dzieci i mtodziezy z ciezka
postacig hemofilii Ai B do 18. r.z. poprzez stosowanie profilaktyki pierwotnej i wtdrnej. Program skupia
sie na dostepie do koncentratéw czynnikéw VIl i IX (osoczopochodnych i rekombinowanych, w tym o
przedtuzonym dziataniu) oraz do terapii o alternatywnym mechanizmie dziatania (tylko w $cisle
okreslonych sytuacjach klinicznych).

Mierniki procesowe i diagnostyczne. Obowigzkowe monitorowanie leczenia obejmuje prowadzenie
rejestru krwawien, regularne badania obrazowe stawéw (RTG, USG, NMR), badania wirusologiczne i
laboratoryjne (w tym oznaczanie inhibitorow). Czestotliwosc¢ i zakres badan sg szczegétowo okreslone
w programie.

Mierniki skutecznosci klinicznej. Skutecznos$¢ leczenia oceniana jest posrednio poprzez
dokumentacje czestosci krwawien i monitorowanie stanu stawéw. Kryterium utrzymania terapii lub jej
zmiany jest skutecznos$é¢ farmakologiczna (np. brak odpowiedzi na leczenie czynnikiem lub
wystapienie inhibitora).

Mierniki administracyjne i sprawozdawcze. Program wymaga systematycznego raportowania do
NFZ (co trzy miesigce oraz na zakonczenie leczenia). Dane sg gromadzone w elektronicznym systemie

monitorowania programow lekowych i podlegaja kontroli NFZ.

Mierniki efektywnosci w wytycznych miedzynarodowych (WFH/ISTH)

Wskazniki kliniczne:

=

roczny wskaznik krwawien (ABR) i roczny wskaznik krwawiert dostawowych (AJBR) jako podstawowe
mierniki skutecznosci profilaktyki, z celem zero bleeds,
ocena stanu stawow przy uzyciu zwalidowanych narzedzi, takich jak Hemophilia Joint Health Score

oraz rezonans magnetyczny.

WskazZniki pacjentocentryczne (PROMs/PREMs):

=

0O 0 00

Jakosé zycia (HRQoL) mierzona kwestionariuszami ogélnymi (np. EQ-5D) i specyficznymi dla hemofilii
(np. CHO-KLAT),

ocena bélu (VAS i kwestionariusze boélu),

aktywnosé i uczestnictwo spoteczne, np. Functional Independence Score in Hemophilia,
satysfakcja z leczenia i doswiadczenie pacjenta jako integralna czes¢ oceny terapii,

perspektywa holistyczna (ICF WHO) - ocenia nie tylko kontrole krwawien, ale wptyw terapii na

zdolnos$¢ do nauki, pracy, uczestnictwa w zyciu spotecznym i integracje psychologiczna.

5.3.3. Analiza porownawcza i wnioski
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NPLH koncentruje sie na miernikach systemowych i ekonomicznych, podczas gdy wytyczne

miedzynarodowe ktada nacisk na mierniki kliniczne i zorientowane na pacjenta.

Gtéwna luka w polskim systemie polega na braku formalnego wtaczenia kluczowych wskaznikdéw
klinicznych, takich jak ABR czy walidowane oceny jakosci zycia jako gtéwnych miernikéw efektywnosci
programu. Cho¢ NPLH deklaruje cel poprawy jakosci zycia, jego sukces jest mierzony gtownie poprzez
wskazniki dostepnosci i kosztéw. Dominacja kryterium cenowego w przetargach moze sta¢ w
sprzecznosci z dazeniem do najlepszych wynikéw klinicznych, ktére czesto wymagaja zastosowania

drozszych, innowacyjnych terapii.

Nalezy jednak podkresli¢, ze planowane petne wdrozenie systemu e-Hemofilia stanowi ogromna szanse
na zniwelowanie tej luki. Jesli system ten zostanie zaprojektowany tak, aby systematycznie gromadzi¢
dane na temat ABR, stanu stawéw i wynikéw raportowanych przez pacjentéw, umozliwi to przejscie od
oceny dostepu do leczenia do oceny jego jakosci i rzeczywistych efektow. Pozwoli to na bardziej
kompleksowg ewaluacje NPLH i lepsze dostosowanie go do miedzynarodowych standardéw opieki,

maksymalizujgc korzysci dla pacjentow.

Natomiast porownanie miernikdéw efektywnosci stosowanych w programie B.15 z rekomendacjami WFH i
ISTH ujawnia podobng do NPLH réznice w filozofii oceny skutecznosci leczenia. Program B.15 koncentruje
sie przede wszystkim na wskaznikach kliniczno-administracyjnych i bezpieczenstwie farmakoterapii,
podczas gdy wytyczne miedzynarodowe réwniez promujg podejscie holistyczne zorientowane na

pacjenta.

W B.15 gtéwne mierniki to: liczba udokumentowanych krwawien, wyniki badan obrazowych i
laboratoryjnych oraz obecnos¢ lub brak inhibitora. Raportowanie do NFZ obejmuje dane ilosciowe, ktére
sg podstawa rozliczenia swiadczen. Program w tym ujeciu zapewnia kontrole nad procesem leczenia, ale
ocenia go przede wszystkim przez pryzmat skutecznosci klinicznej terapii w waskim, biologicznym
znaczeniu oraz zgodnosci z procedurami. Wytyczne WFH/ISTH ktada nacisk na szersze spektrum
miernikéw, takich jak roczny wskaznik krwawien (ABR), roczny wskaznik krwawienn dostawowych (AJBR),
ocena stanu stawow w oparciu o zwalidowane narzedzia (HJHS, MRI), a takze mierniki pacjentocentryczne
— jakos¢ zycia (HRQol), bél, sprawnosé funkcjonalna (FISH) czy satysfakcja z leczenia. Te elementy w

programie B.15 nie zostaty uwzglednione w sposéb systemowy.

Gtéwna luka w B.15 polega wiec na braku formalnego wtaczenia walidowanych wskaznikéw klinicznych i
subiektywnych (PROMs, PREMSs) jako podstawowych miernikéw efektywnosci. Choé program deklaruje
cel zapobiegania krwawieniom, jego sukces jest oceniany gtéwnie poprzez liczbe incydentéw
krwotocznych i dane administracyjne raportowane do NFZ. Brakuje narzedzi pozwalajgcych na ocene
jakosci zycia dziecii mtodziezy, wptywu terapii naich codzienne funkcjonowanie oraz satysfakcji z leczenia

- czyli elementéw uznawanych dzi$ za standard miedzynarodowy.
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Nalezy jednak podkreslic, ze rozbudowana struktura sprawozdawczosci programu B.15 daje potencjat do
integracji nowych miernikow. Wtagczenie do obligatoryjnych raportow wskaznikoéw takich jak ABR, HJHS czy
kwestionariusze jakosci zycia (np. CHO-KLAT, EQ-5D) pozwolitoby na przej$cie od oceny ,,czy pacjent

otrzymuje leczenie” do oceny ,jakie sg rzeczywiste efekty terapii w zyciu pacjenta”.

W dtuzszej perspektywie mogtoby to stanowi¢ podstawe do wdrozenia modelu oceny zgodnie z Value-
Based Health Care (VBHC), w ktérym finansowanie i rozwdj programoéw opierajg sie na wartosci

dostarczanej pacjentowi, a nie wytacznie na spetnianiu kryteriéw administracyjnych.
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6. Niezaspokojona potrzeba lecznicza —
potrzeby zdrowotne chorych 1 ich rodzin

6.1. Wypowiedzi pacjentéw i ich rodzin dotyczace
trudnosci 1 wyzwan zwigzanych z chorobg jaka jest
hemofilia

W niniejszym rozdziale przedstawiono wypowiedzi pacjentdw oraz ich bliskich dotyczace funkcjonowania
z chorobg, jaka jest hemofilia. Przytoczone wypowiedzi pochodzg z ogdélnodostepnych serwisow
internetowych (m.in. YouTube) oraz stron internetowych i zostaty zaprezentowane w formie transkrypciji
wywiadéw. Nalezy zaznaczyé¢, ze materiaty przedstawione ponizej nie byty autoryzowane przez osoby

udzielajgce wypowiedzi.
Zycie z hemofilia. Jakub Kania - Pacjent chory na hemofilie

»Choruje od dziecka i cate moje Zycie to choroba. Zawsze byto tak ze np. jezdzac na rowerze trzeba byta
uwazacd i uzbrajac¢ sie w uwaznosé. Pamietam ze ja na rowerze, a mama za mna w ciggtej czujnosci. Cate
dzieciristwo bytem aktywny i staram sie by¢ aktywny i nie poddac¢ chorobie, wychodzi¢ domu i normalnie
zy¢. Najwieksze ograniczenie zwigzane z hemofilia w dziecinstwie dotyczyto stawoéw skokowych do ktdrych
miatem wylewy. Ostatnie 7 lat to zmiana terapii i funkcjonowanie na petnych obrotach z uwagi na zmiane

produktu ktdrym jestem leczony (...).

Moje zycie po otrzymaniu nowoczesnych lekow zmienito sie bardzo. Czestotliwos¢ podawania lekdw
zmienita sie, jest to podanie podskdrne raz tygodniu ktdre daje mi swobode. Czuje sie bezpiecznie i jestem
aktywny, jedynie mam z tytu gtowy iz jestem nadal chory ale jakoS¢ mojego Zycia jest lepsza. Poruszam sie
normalnie i funkcjonuje normalnie, uprawiam aktywnosSci sportowe, sam jezdze samochodem. Mam
oczywiscie pewne ograniczenia wynikajace z wczesSniejszego leczenia (bole stawdw czy wieksza
wrazliwos¢ na zmeczenie, ale teraz to inny swiat. (...) Choroba moze by¢ dotujaca kiedy prébujemy sie
odnaleZz¢ w jakiejs nowej spotecznosci i wynika z tego szereg ograniczeri czego mi nie wolno oraz
ograniczenia wynikajgce z samego podawania lekdw (...). Wylewy w mtodosci (red. kiedy miatem 21 lat)
spowodowaty iz chodzitem o kuli co byto dla mnie stygmatyzujgce w tak mtodym wieku. Miatem wtedy
perspektywe czy by¢ na czynniku i robi¢ czeste wktucia i robi¢ radiosynowektomie i czekac¢ na rozwdj
choroby czy zdecydowac sie na badania kliniczne. MozliwosS¢ przejsScia na nowoczesna terapie byta

zmiang dla mnie i zmiang dla mojego otoczenia i rodziny {(...)".
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Zycie z hemofilia. Jakub Kania - Podanie ma znaczenie - wywiad w serwisie YouTube

https://youtu.be/YzOqPagimj8?si=EQEWhoJIWr2dfr3s

Podanie ma znaczenie - Wojciech Moscibrodzki - Pacjent chory na hemofilie

Wojciech Moscibrodzki — ,,Nazywam sie Wojciech Moscibrodzki jestem cztowiekiem chorym na hemofilie
od urodzenia poniewaz hemofilia jest chorobag dziedziczng leczenie hemofilii jest leczeniem objawowym
to znaczy wystepowato tylko wtedy kiedy nastepuje jakies krwawienie (...). W pierwszych latach mojego
Zycia bytem leczony preparatem krwiopochodnym - jest podawany w kroplédwkach jest on dosSc¢ gesty wiec
iniekcja nastepowata grubg igtg w zwigzku z tym juz jako dziecko miatem zyty zniszczone jak dobry
narkoman problemem w takim leczeniu byto przede wszystkim to Zze zardwno wktucie sie jest trudne
poniewaz zyty ulegaja degradacji poza ty¢ w ktérym mozna taka kropléwke zrobi¢ trzeba dojechac do
szpitala trzeba byto dojechac do szpitala(...). Dzis dzieki terapii podskdrnej jestem w stanie wtasciwie
petni¢ pedzi¢ zycie normalnego cztowieka jestem aktywny zawodowo przede wszystkim nie boje sie
réwniez tego co jest bardzo charakterystyczne dla hemofilii znaczy ryzyka wylewu. W hemofilii zdarzaja sie
wylewy idiopatyczne czyli nie majace wtasciwie przyczyny wyglada to w ten sposdb czy tez wygladato to w
ten sposob ze budzitem sie rano i juz miatem Swiadomos¢ ze tego dnia nie bede mdgt chodzic i
najprawdopodobniej przez najblizszy tydzien dwa lub trzy nie bede w stanie chodzié. Jest to duzy
problemem w przypadku prowadzenia jakiejkolwiek dziatalnosci zawodowej. Mowi sie, ze zapobiegac jest
znacznie tatwiej niz dziata¢ po czyli leczy¢ juz po wystapieniu krwawienia. Jezeli zapobiegamy czyli
dziatamy tak jak w podaniu podskdrnym profilaktycznie schemat podania pokazuje to wiekszoS¢ z nas nie
jest wowczas obcigzona konsekwencjami hemofilii. Zmaganie sie z uszkodzeniami stawdw to przede
wszystkim zmaganie sie problemami z ruchomoscia z czesto z otytoScia réwniez z infekcjami. Ja akurat
mam to szczescie ze mam Swietnego lekarza z ktdrym mam bardzo dobry kontakt moge z nim rozmawiac¢
o wszystkim i mysle zZe to jest wrecz modelowy sposob prowadzenia relacji lekarz pacjent. Moim zdaniem
lekarz powinien pomagac¢ chorym moge powiedzie¢ ze chyba nie mogtem tra¢ na lepszego lekarza niz
mam. Dzieki preparatom nowej generacji wstrzykiwanym podskdrnie to mam szanse na takie Zycie ktorym
nigdy nawet nie marzytem wczesniej. Dzis wejscie do takiego programu [red. programu leczenia z
zastosowaniem innowacyjnych terapii] bedzie jak przekroczenie magicznej bariery to jest niesamowita

radosc zycia ktora sie pojawita, tym bardziej ze wczesniej piliSmy razem z tego gorzkiego kielicha”.

Wojciech Moscibrodzki - Pacjent chory na hemofilie — wywiad w serwisie YouTube https://youtu.be/xFdtVu9-UuM?si=uofVrQR7eEUi-

1x9

Paulina Pluta, zona 36-letniego pana Krzysztofa.

Paulina Pluta - ,,M6j maz ma 36 lat. Nie ma ruchomosci w stawach skokowych. Ma przykurcze, ma
znieksztatcone zebra, znieksztatcony kregostup. Nie widzi na jedno oko prawie. Zyty nie wytrzymuja

podawania leku, czesto sa to duze objetosci lekow.
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(...) Ludzie majg swoje ulubione kubki. Ja mam swoje ulubione igty. Sa to dosyc¢ cienkie igty, ktorymi kuje
sie dzieci zazwyczaj, ale no wtasnie z uwagi na to, ze maz ma bardzo delikatne te zyty, to to wybieramy
wtasnie te cieniutkie igty, ktdre mniej niszcza zyty. Na hemofilie moga chorowac¢ mezczyzni, ale i kobiety.
To bardzo ciezka choroba, w ktdrej zycie naznaczone jest naprawde bardzo trudnymi wyborami. Od lat
gtownym celem leczenia chorych na hemofilie jest zapobieganie krwawieniom. Ta dtugoterminowa
profilaktyka polega na regularnym podawaniu koncentratu niedoborowego czynnika krzepniecia lub leku
chemostatycznego przez cate zZycie pacjenta. Maz ma tak duze przykurcze w rekach, Ze nie poda sobie sam

czynnika, pielegniarki nie chcag go ktu¢ w zwiazku z bardzo trudnym dostepem zylnym.

(...) Zdrowie jest najwazniejsze. Banat. Kazdy z nas byt, jest lub bedzie pacjentem. A pacjent powinien

zawsze by¢ w centrum uwagi”

Paulina Pluta, zona 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 miat miesigc. PojechaliSmy na rutynowe badanie krwi. Zwykte uktucie mata igietka, a krew z
paluszka sgczyta sie przez caty dzien. Nie moglismy jej sami zatamowad. Udato sie to dopiero w szpitalu.
Kubie nie wykonano jednak Zadnych badan w celu okreslenia przyczyny tak silnego krwawienia. Co byto
dalej? Kubus zyt tak, jak inne dzieci - rést, bawit sie, usmiechat, ale bez przyczyny powstawaty u niego duze
siniaki pod skdra. Byto ich coraz wiecej. PoszliSmy do lekarza pierwszego kontaktu. Po wykonaniu badan
otrzymalismy diagnoze: Hemofilia A — postac¢ ciezka, poziom czynnika VIll - 1%. Kuba miat wtedy 8
miesiecy. Pamietam to poczucie zagubienia, przerazajaca niewiedze, ogromny szok. W naszej rodzinie nikt
wczesniej nie chorowat na hemofilie. Nie wiedzieliSmy o niej praktycznie nic. ZaczeliSmy czytac, szukac
informacji. Przeczytalismy, Ze jest to choroba nieuleczalna i musimy nauczy¢ sie z nig zy¢. Nasze Zycie
zmienito sie o 180 stopni. Kubus uczyt sie raczkowad, stawiac¢ pierwsze kroki. Byt energiczny, ruchliwy i
ciekawski na sposob typowy dla dziecka. Chciat wszedzie zajrze¢, wszystkiego dotknac, sprobowac zrobic
wszystko samemu. A my? My towarzyszyliSmy mu w kazdej chwili. Razem z nim stawialiSmy pierwsze kroki,

odkrywalismy swiat na nowo.

(...)Zdarzato sie, Zze w trakcie podawania zyty pekaty, a wylewy pojawiaty sie Srednio co tydzien, dwa. Nasze
zycie przeniosto sie do szpitala. MusieliSmy ograniczy¢ aktywnosSci Kubusia do minimum. Nawet spacer

mdgt spowodowad wylew. Zylismy jak na bombie zegarowej, patrzac na jego cierpienie.”

Anna matka Kuby chorujacego na hemofilie. Publikacja w serwisie 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 kontekscie jako$ci zycia

Adrianna Sobol - psycholog

Hemofilia jako choroba przewlekta towarzyszgca pacjentom od najmtodszych lat, wykracza daleko poza
kwestie czysto medyczne. Oprocz fizycznych wyzwan zwigzanych z kontrolg krwawien, niesie ze sobg
ztozone konsekwencje psychologiczne, ktére znaczgco ksztattujg codzienne funkcjonowanie chorychiich

rodzin.

Zycie z hemofilia oznacza ciagta konfrontacje z ograniczeniami i niepewnoscia. Pacjenci, szczegdlnie w
mtodym wieku, czesto doswiadczaja leku przed aktywnoscig fizyczng, co moze prowadzi¢ do nadmierne;j
ostroznosci i ograniczania normalnych aktywnosci zyciowych. Ten stan rzeczy wptywa negatywnie na
poczucie sprawczosci — fundamentalng potrzebe psychologiczng zwigzang z przekonaniem o wtasnej
zdolnosci do kontrolowania otoczenia i osiggania celow. Nieprzewidywalnos$¢ epizodow krwawien
generuje chroniczny stres i poczucie zagrozenia, ktére moze przeksztatcic¢ sie w trwata postawe lekowa.
Dodatkowo, koniecznos$é regularnego przyjmowania lekéw i systematycznych kontroli medycznych
wzmachia poczucie zaleznosci od systemu opieki zdrowotnej, co moze ostabia¢ autonomie i samoocene

pacjenta.

Hemofilia dotyka nie tylko samego pacjenta, ale catego systemu rodzinnego. Rodzice i opiekunowie musza
nauczy¢ sie zarzadzania chorobg, co wymaga znacznego zaangazowania emocjonalnego i czasowego.
Ciggta czujnosc¢, obawy o bezpieczenstwo dziecka oraz konieczno$¢ podejmowania decyzji dotyczacych
leczenia moga prowadzi¢ do przecigzenia psychicznego, napie¢ w relacjach rodzinnych, a w skrajnych

przypadkach — do wypalenia opiekunczego.
Psychologiczne wyzwania u dzieci z hemofilig i ich opiekundéw

Okres dziecinstwa jest szczegblnie wrazliwy na wptyw choroby przewlektej. Dzieci z hemofilia musza od
najmtodszych lat radzié sobie z ograniczeniami, ktérych ich réwiesnicy nie znaja. Swiadomo$é wtasnej
»innosci" moze prowadzi¢ do obnizonej samooceny i trudnosci w nawigzywaniu relacji spotecznych.
Dzieci czesto doswiadczajg frustracji wynikajacej z niemoznosci uczestniczenia w popularnych

aktywnosciach fizycznych, co moze skutkowac izolacjag spotecznag i poczuciem wykluczenia.

Wsréd wyzwan emocjonalnych, z jakimi mierza sie dzieci z hemofilia, wazne miejsce zajmuja
doswiadczenia zwigzane z leczeniem. Cho¢ terapia ma na celu poprawe stanu zdrowia i zapobieganie
powiktaniom, dla najmtodszych pacjentdw bywa zrédtem silnego stresu, zwtaszcza gdy wigze sie z

powtarzalnymi, inwazyjnymi procedurami. Istotnym aspektem w kontekscie psychologicznego

92



HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

funkcjonowania dziecka jest wptyw licznych wktué®3?, ktére moga prowadzi¢ do rozwoju trypanofobii —
patologicznego leku przed igtami. Powtarzajace sie procedury wywotujg nie tylko bdél fizyczny, ale przede
wszystkim poczucie przymusu i utraty kontroli, co sprawia, ze leczenie staje sie dla dziecka
doswiadczeniem obcigzajagcym emocjonalnie. Dzieci czesto rozwijaja zachowania oporowe, takie jak
krzyk, ptacz, aktywne unikanie wizyt lekarskich czy agresja wobec personelu medycznego. Te reakcje, choé
zrozumiate z punktu widzenia psychologii rozwojowej, moga znaczaco utrudnia¢ proces leczenia i
wptywaé negatywnie na relacje dziecka z medycyng w przyszto$ci'®2. Réwnoczes$nie rodzice réwniez
potrzebujg wsparcia emocjonalnego i psychologicznego, poniewaz czesto doswiadczaja bezsilnosci i
stresu, bedgc zmuszeni do asystowania dziecku w bolesnych procedurach, co moze prowadzi¢ do

poczucia winy i traumatyzacji posredniej.

Rodzice dzieci z hemofilig!3?

stajg przed wyjatkowo trudnymi wyzwaniami psychologicznymi. Poczucie
winy jest czesto nieracjonalne, ale gteboko odczuwane. Chroniczny stres zwigzany z nieustanng troska o
bezpieczenstwo dziecka moze prowadzi¢ do zaburzen lekowych, depresji i wyczerpania emocjonalnego.
Rodzice musza nauczy¢ sie balansowa¢ miedzy nadopiekunczoscig a pozwalaniem dziecku na normalny

rozwadj, co wymaga ciggtego dostosowywania sie do zmieniajacych sie potrzeb rozwojowych.

Wptyw hemofilii na funkcjonowanie rodziny jest wielowymiarowy!3*. Relacje miedzy rodzeristwem moga
by¢ napiete, gdy zdrowe dzieci czujg sie zaniedbywane lub obcigzone dodatkowymi obowigzkami.
Niekiedy rozwija sie syndrom ,dziecka parentyfikowanego", gdy starsze rodzenstwo przejmuje
przedwczesnie odpowiedzialnos$¢ za opieke nad chorym bratem lub siostrg. Zwigzek miedzy rodzicami
réwniez moze by¢ wystawiony na probe — réznice w podejsciu do leczenia, obwinianie sie wzajemnie czy

przecigzenie obowigzkami moga prowadzi¢ do konfliktéw i napiec.

Z czasem jednak uwaga otoczenia zaczyna przesuwac sie z relacji wewnatrz rodziny na samego mtodego
pacjenta, ktéry dorastajac, stopniowo przejmuje odpowiedzialnos$é za swoje zdrowie i codzienne decyzje
zwigzane z leczeniem. Szczegdlnie problematyczny jest okres adolescencji, kiedy naturalna potrzeba

niezaleznosci i eksploracji swiata koliduje z koniecznoscig zachowania ostroznosci. Mtodzi ludzie z

31 WFH Psychosocial Committee. (2023). Psychosocial care for people with hemophilia (aktualizowany przeglad praktyk). World
Federation of Hemophilia. https://www1.wfh.org/publication/files/pdf-1198.pdf

32 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

34 yon Mackensen, S., Myrin Westesson, L., Kavakli, K., lam Dabaja, M., Oztiirk, 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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hemofilia moga buntowa¢ sie przeciwko ograniczeniom zwigzanym z choroba, co niekiedy prowadzi do
lekcewazenia zalecen? medycznych i ryzykownych zachowan. W tym okresie kluczowe staje sie wsparcie
psychologiczne, ktére pomoze mtodemu cztowiekowi znalezé réwnowage miedzy bezpieczenstwem a

normalnym rozwojem spotecznym i emocjonalnym.

Istotnym aspektem jest rowniez ekonomiczny wymiar choroby, ktéry czesto pozostaje w cieniu zagadnien
medycznych. Koszty leczenia, czeste wizyty u specjalistéw, czasem koniecznos$¢ przerwania pracy przez
jednego z rodzicéw - wszystko to moze prowadzi¢ do stresu finansowego, ktéry dodatkowo obcigza
psychike catej rodziny. Wyzwania dziecinstwa i adolescencji stanowig fundament dla sposobu radzenia
sobie z hemofilig w zyciu dorostym, cho¢ dojrzatosé przynosi rowniez zupetnie nowe, specyficzne dla tego

okresu zycia dylematy.
Dorostosc¢ z hemofilig — autonomia vs. chroniczne ograniczenia

Przejscie do dorostosci stanowi szczegdlny moment w zyciu osoby z hemofilig. Po latach opieki ze strony
rodzicow i lekarzy pediatrow, mtody dorosty musi przeja¢ petng odpowiedzialnos¢ za zarzagdzanie swoja
choroba. Ten proces transferu odpowiedzialnosci moze by¢ zrédtem znacznego stresu i leku, szczegdlnie
gdy pacjent nie czuje sie wystarczajgco przygotowany do samodzielnego podejmowania decyzji

medycznych.

Dorosli z hemofiliag mierzg sie z szeregiem specyficznych wyzwan psychologicznych, ktére wptywajg na
wiele obszaréw zycia. Juz na etapie planowania kariery zawodowej trzeba bra¢ pod uwage ograniczenia
zdrowotne - niektére zawody sg wykluczone ze wzgledu na ryzyko urazéw. Moze to prowadzi¢ do frustraciji,

poczucia niesprawiedliwosci i przekonania, ze nie da sie w petni zrealizowa¢ wtasnych ambicji czy celéw.

Choroba wptywa réwniez na relacje osobiste i decyzje zyciowe. Koniecznos$é ujawnienia diagnozy
partnerowi moze wigzac sie z lekiem przed odrzuceniem, niezrozumieniem czy stygmatyzacjg. Myslom o
zatozeniu rodziny czesto towarzyszy niepokdj. Perspektywa rodzicielstwa i emocjonalnych konsekwencji
zwigzanych z przekazywaniem hemofilii kolejnym pokoleniom bywa jednym z najbardziej obcigzajacych
psychicznie aspektow zycia z tg choroba. Swiadomosé jej genetycznego charakteru rodzi liczne dylematy,
zaréwno moralne, jak i emocjonalne. Mezczyzni moga doswiadczaé poczucia winy z powodu ryzyka
przekazania wadliwego genu corkom, a kobiety-nosicielki czesto zmagajg sie z trudnymi decyzjami
dotyczacymi planowania rodziny. Te watpliwosci i obawy wymagaja nie tylko wsparcia ze strony bliskich,
lecz takze profesjonalnej pomocy psychologicznej, szczegélnie w kontekscie podejmowania decyzji o

rodzicielstwie.

Z mysleniem o przysztosci nierozerwalnie wigze sie takze lek przed fizycznymi skutkami choroby i ich
wptywem na dalsze zycie. Dtugoterminowe konsekwencje choroby, takie jak uszkodzenia stawéw czy

przewlekty bél, moga prowadzi¢ do depresijii leku o jutro. Strach przed pogarszajacym sie stanem zdrowia,
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potencjalna niepetnosprawnoscia czy skrécong perspektywa zycia moze znaczgco wptywac na jakosé
zycia i podejmowane decyzje. Niektérzy pacjenci rozwijajg mechanizmy unikowe: ograniczajg aktywnos¢
fizyczng bardziej niz to konieczne, rezygnuja z podrdzy czy innych aktywnosci, ktére mogtyby przyniesé im

radosc i satysfakcje.

Istotnym aspektem jest rowniez proces akceptacji choroby, ktéry u réznych oséb przebiega w réznym
tempie i na rézne sposoby. Niektdrzy pacjenci nigdy w petni nie akceptuja swojej sytuacji, co moze
prowadzi¢ do chronicznego stresu i negatywnego wptywu na zdrowie psychiczne. Inni znajduja sposoby na
integracje choroby ze swojg tozsamosciag i prowadzg petnowartosciowe zycie, ale wymaga to czesto

dtugotrwatej pracy nad sobg, niekiedy przy wsparciu specjalisty.

Te ztozone psychologiczne aspekty zycia z hemofilia w znacznym stopniu moga by¢ tagodzone lub

wzmachiane w zaleznosci od dostepnych opcji terapeutycznych i sposobu ich realizacji.

Wptyw metod leczenia i form podania lekéw na psychologiczny komfort
pacjentow

Sposéb podawania lekéw i czestotliwos¢é terapii majg bezposredni wptyw na psychologiczne
funkcjonowanie pacjentéow z hemofilia. Tradycyjne leczenie, wymagajgce czestych iniekcji dozylnych,
niesie ze sobg szereg obcigzen psychologicznych, ktére wykraczaja daleko poza fizyczny dyskomfort

zabiegu.

Lek przed igtami, rozwijajacy sie u znacznej czesci pacjentéw, moze prowadzi¢ do unikania lub opdzZniania
leczenia, co bezposrednio wptywa na skutecznos¢ terapii i bezpieczenstwo pacjenta. Szczegdélnie u dzieci
strach przed iniekcjami moze by¢ tak intensywny, ze kazda wizyta medyczna staje sie traumatycznym
doswiadczeniem, zaréwno dla dziecka, jak i dla rodzicéw. Ten lek moze sie uogdlniac, prowadzac do fobii

medycznej i unikania kontaktéw ze stuzbg zdrowia w przysztosci.

Koniecznos$¢ regularnych iniekcji narzuca pacjentom sztywny rytm dnia, co czesto wiaze sie z frustracjg i
poczuciem ograniczenia. Planowanie codziennych aktywnosci wokét harmonogramu leczenia utrudnia
spontaniczne decyzje, podréze czy udziat w wydarzeniach towarzyskich. Szczegdélnie dotkliwe jest to dla

mtodych osdéb, dla ktérych swoboda i elastycznos$¢ stanowia istotng wartosc.

Zmeczenie powtarzalnoscig leczenia i pragnienie wiekszej niezaleznosci sprawiaja, ze wszelkie
rozwigzania zmniejszajgce czestotliwos¢ podan maja istotne znaczenie psychologiczne. Wprowadzenie
preparatéw o przedtuzonym czasie dziatania przyniosto wyrazna poprawe komfortu zycia wielu pacjentéw.
Rzadsze iniekcje to mniejsze obcigzenie emocjonalne, mniej stresu i wieksza swoboda w planowaniu dnia.
Osoby leczone nowoczesnymi terapiami czesciej deklarujg poczucie normalnos$ci oraz wigksza kontrole

nad codziennoscia. Efekt ten szczegdlnie zauwazalny jest u dzieci i mtodziezy, ktére moga swobodnie
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uczestniczy¢ w zajeciach szkolnych czy aktywnosciach fizycznych, bez koniecznosci ich przerywania w

celu przyjecia leku.

Szczegdlnie wymownym przyktadem wptywu nowoczesnych terapii na psychologiczne funkcjonowanie
jest historia jednego z moich pacjentéw, ktoéry wspomina, ze w czasach jego dziecinstwa panowato
przekonanie, iz osoby z hemofiliag moga wykonywac jedynie ,,bezpieczne" zawody — jak zegarmistrz, ktéry
pracuje w kontrolowanych warunkach i nie jest narazony na urazy. To ograniczajace myslenie ksztattowato
nie tylko wybory zawodowe, ale przede wszystkim sposéb postrzegania wtasnych mozliwosci i aspiracji
zyciowych. Dzieki wprowadzeniu lekdw nowej generacji, ten sam pacjent dzi$ prowadzi aktywne zycie
zawodowe, podrézuje i angazuje sie w dziatalnosé, o ktdrej wczesniej nie mdgt nawet marzy¢. Ta
transformacjailustruje, wjak znaczacy sposéb postep w farmakoterapii przektada sie nie tylko na poprawe
parametréw klinicznych, ale fundamentalnie zmienia catg perspektywe zyciowg pacjentéow - od

ograniczonej wizji ,,przetrwania" do petnej realizacji potencjatu osobistego i zawodowego.

Nie bez znaczenia pozostaje takze to, kto i w jaki sposdb lek podaje. Dla wielu pacjentéw samodzielne
wykonywanie iniekcji to jedno z najtrudniejszych, ale i najbardziej przetomowych doswiadczen w procesie
leczenia. Psychologiczny wymiar samodzielnego podawania lekéw stanowi wazny aspekt zycia pacjentow
z hemofilig, szczegdlnie w okresie dorastania. Nauka wykonywania iniekcji na wtasng reke moze budzi¢
lek, zaréwno u mtodych pacjentéw, jak i ich opiekunéw, wynikajacy z obawy przed bélem, popetnieniem
btedu czy odpowiedzialnoscig za samodzielne wykonanie procedury. Jednoczes$nie jednak opanowanie tej
umiejetnosci przynosi istotne korzysci psychiczne. Leczenie w warunkach domowych, bez koniecznosci
czestych wizyt w placéwkach medycznych, wzmacnia poczucie niezaleznosci oraz kontroli nad chorobg i

codziennym zyciem.

Nowoczesne formy podania, takie jak iniekcje podskérne zamiast dozylnych, rowniez wptywajg pozytywnie
na komfort psychologiczny pacjentéw. tatwiejszy dostep do miejsca wktucia, mniejsza bolesnos$¢ zabiegu
i mozliwos¢ uzycia urzadzen utatwiajgcych iniekcje (jak automatyczne wstrzykiwacze) redukujg lek i

zwiekszajg akceptacje leczenia.
Podsumowanie

Psychologiczne aspekty leczenia hemofilii stanowig nieodtgczny element kompleksowej opieki nad
pacjentami i wymagaja réwnie duzej uwagi co zagadnienia czysto medyczne. Choroba ta wptywa na
wszystkie etapy zycia — od wczesnego dziecinstwa, przez trudny okres adolescencji, az po wyzwania

dorostosci zwigzane z autonomia, karierg zawodowa i planowaniem rodziny.

Dzieci z hemofilia potrzebuja szczegélnego wsparcia w budowaniu zdrowej samooceny i umiejetnosci
radzenia sobie z ograniczeniami, podczas gdy ich rodzice wymagajg pomocy w radzeniu sobie ze stresem,

poczuciem winy i wyzwaniami zwigzanymi z wychowywaniem chorego dziecka. Dorosli pacjenci musza
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nauczy¢ sie integrowa¢ chorobe ze swojg tozsamoscig i planami zyciowymi, co czesto wymaga

profesjonalnego wsparcia psychologicznego.

Wybdér odpowiedniej metody leczenia i formy podawania lekéw ma fundamentalne znaczenie nie tylko dla
kontroli objawow, ale takze dla psychicznego dobrostanu pacjentéw. Nowoczesne terapie — preparaty o
przedtuzonym dziataniu, tatwiejsze formy podania — oferujg nie tylko lepszg kontrole krwawien, ale takze
znaczacg poprawe jakosci zycia poprzez redukcje codziennego obcigzenia psychicznego zwigzanego z

chorobg.

Wspodtczesne standardy opieki nad pacjentami z hemofilia musza uwzglednia¢ holistyczne podejscie,
ktore tagczy osiggniecia wspoétczesnej medycyny z wrazliwosciag na psychologiczne potrzeby pacjentéwiich
rodzin. Tylko takie kompleksowe wsparcie moze zapewni¢ osobom z hemofilia mozliwos¢ prowadzenia

petnowartosciowego zycia i realizacji swoich marzen oraz aspiracji.

Inwestowanie w psychologiczne aspekty opieki nad pacjentami z hemofilia nie jest luksusem, lecz
koniecznoscia, wptywa bezposrednio na lepsza adherencje do leczenia, wyzszg jakos¢ zycia i, w
konsekwencji, lepsze rokowania medyczne. Wraz z rozwojem nowoczesnych terapii rownie istotne staje
sie dostosowywanie form wsparcia psychologicznego do zmieniajacych sie potrzeb i mozliwosci
pacjentéw. Tylko w ten sposéb mozna w petni wykorzystaé potencjat medycyny XXI wieku w poprawie

codziennego funkcjonowania i perspektyw oséb zyjacych z hemofilia.
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7.Leczenie pacjentow na hemofilie w
Polsce z punktu widzenia klinicysty

Lek. med. Irena Woznica-Karczmarz

Program lekowy B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B
(ICD-10: D66, D67)”

Program jest od 2008 roku finansowany przez Narodowy Fundusz Zdrowia oraz realizowany w wiekszosci
w szpitalach klinicznych, w ktérych znajdujag sie oddziaty hematologiczne i poradnie hematologiczne dla
dzieci. Obecnie osrodkow realizujgcych program lekowy B.15 jest w Polsce 15, obejmujg one swoim
zasiegiem cate terytorium Polski (Szczecin, Gdansk, Olsztyn, Poznan, Bydgoszcz, Biatystok, Warszawa,
£édz, Kielce, Lublin, Zielona Géra, Wroctaw, Zabrze, Krakéw, Rzeszéw), umozliwiajac dostep do leczenia
dla wszystkich pacjentéw pediatrycznych z cigzkg hemofilia. Niestety, dla niektorych z nich, z uwagi na

spora odlegtosé, dojazd do najblizszego osrodka moze by¢ problematyczny.

Aby program B.15 mdgt by¢ realizowany w szpitalu, konieczne jest podpisanie stosownej umowy z NFZ i z
dostawcg leku, a takze skrupulatne oraz terminowe raportowanie i rozliczenia z NFZ. Szpital ponosi optaty
za leki, ktére nastepnie sg refundowane przez NFZ. Fundusz refunduje takze badania diagnostyczne
wykonywane u pacjentéw w ramach programu. Dostawcy lekéw wytaniani sa w przetargach centralnych —
organizowanych przez Instytut Matki i Dziecka w Warszawie, ktéry jest jednostka koordynujaca programy

lekowe — co umozliwia uzyskanie najbardziej korzystnej ceny za lek.

Program lekowy Scisle okresla zakres s$wiadczenia gwarantowanego, dzieki temu pacjenci, czyli
Swiadczeniobiorcy, wiedzg co i w jakim zakresie moga uzyska¢ w programie lekowym, a

Swiadczeniodawcy, czyli osrodki realizujgce program, majg narzucone pewne wymagania i obowigzki.

Kwalifikacji pacjentéw do terapii pierwotnej i wtérnej profilaktyki krwawien oraz leczenia hemofilii
powiktanej nowo powstatym inhibitorem dokonuje Zespo6t Koordynujacy ds. kwalifikacji i weryfikacji
leczenia w programie zapobiegania krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B, powotany przez Prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia. Spotkania Zespotu Koordynujacego, sktadajacego sie ze specjalistow
onkologii i hematologii dzieciecej, odbywaja sie raz na kwartat. Jesli zajdzie taka potrzeba, pacjenci sa
kwalifikowani do terapii drogg internetowa pomiedzy zaplanowanymi spotkaniami, co umozliwia szybki

dostep do leczenia.
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W ramach programu lekowego pacjenci sg kwalifikowani do modutu pierwotnej lub wtérnej profilaktyki

krwawien, a takze do programu wywotywania tolerancji immunologicznej u wszystkich oséb z hemofilig

powiktang nowopowstatym krgzgcym inhibitorem.

Modut pierwotnej profilaktyki krwawien obejmuje:

Pierwotng profilaktyke krwawien u dzieci od pierwszego dnia zycia z zachowaniem ciggtosci
leczenia do ukonczenia 18. r.z., z ciezkg postacig hemofilii A lub B, o poziomie aktywnosci
czynnikéw krzepniecia VIl lub IX rdwnym lub ponizej 1% poziomu normalnego. Substancjg czynna
finansowana w ramach pierwotnej profilaktyki krwawien sg koncentraty czynnikéw krzepnigcia
VIII lub IX- osoczopochodnych oraz rekombinowanych lub rekombinowanych o przedtuzonym
dziataniu.

Pierwotng profilaktyke krwawien nowozdiagnozowanych dzieci z cigzkg postacig hemofilii A i B,
wczesniej nieleczonych czynnikami krzepnigcia osoczopochodnymi, u ktérych wystapito nie
wiecej niz jedno krwawienie dostawowe, rozpoczetg do 3. r.z. Substancjg czynng finansowang w
ramach pierwotnej profilaktyki krwawien sg koncentraty rekombinowanych czynnikéw
krzepniecia, odpowiednio czynnika VIl lub czynnika IX, minimum drugiej generacji lub o
przedtuzonym dziataniu.

Zapewnienie koncentratow czynnikéw krzepniecia, odpowiednio czynnika VIII lub IX dla dzieci, u
ktérych konieczne jest zatozenie lub wymiana dostepu centralnego. Dla grupy okreslonej w
punkcie 1. sg to osoczopochodne, rekombinowane i rekombinowane czynniki krzepniecia o
przedtuzonym dziataniu. Dla grupy okreslonej w punkcie 2. sg to czynniki krzepniecia
rekombinowane minimum drugiej generacji lub o przedtuzonym dziataniu.

Zapewnienie emicizumabu dla dzieci od pierwszego dnia zycia, z ciezkg hemofilig A o poziomie
aktywnosci czynnika VIl <1%, z zachowaniem ciggtosci leczenia, do ukonczenia 2. r.z.; lub u
ktérych wystepuje trudny dostep dozylny, definiowany jako konieczno$¢ usuniecia 2. portu badz
brak mozliwosci zatozenia portu, nawet jesli nie wystepowaty u nich wczesniej krwawienia
dostawowe; lub u ktérych wystepuja co najmniej 3 udokumentowane krwawienia rocznie

wymagajace leczenia czynnikiem VIl pomimo prawidtowo stosowanej profilaktyki czynnikiem VIII.

Modut wtérnej profilaktyki krwawien obejmuje:

1)

2)

Witérng profilaktyke krwawien u dzieci, ktéra jest prowadzona od pierwszego dnia zycia do
ukonczenia 18. r.z., chorych na hemofilie A lub B, po wystapieniu wigcej niz jednego krwawienia
do stawdw. Substancjg czynnag finansowang w ramach wtdrnej profilaktyki krwawien sa
koncentraty czynnikow krzepniecia VIII lub IX-osoczopochodnych oraz rekombinowanych lub
rekombinowanych o przedtuzonym dziataniu.

Witdrng profilaktyke krwawien nowozdiagnozowanych dzieci z ciezka postacig hemofilii A i B,

wczesniej nieleczonych czynnikami krzepniecia osoczopochodnymi, u ktérych wystapito wiece;j
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niz jedno krwawienie dostawowe lub rozpoczetg po 3. r.z. Substancja czynng finansowang w
ramach wtornej profilaktyki krwawien sa koncentraty rekombinowanych czynnikoéw krzepniecia,
odpowiednio czynnika VIII lub czynnika IX, minimum drugiej generacji lub o przedtuzonym
dziataniu.

3) Zapewnienie koncentratéw czynnikow krzepniecia, odpowiednio czynnika VIII lub IX dla dzieci, u
ktérych konieczne jest zatozenie lub wymiana dostepu centralnego. Dla grupy okreslonej w
punkcie 1. sg to osoczopochodne, rekombinowane i rekombinowane czynniki krzepniecia o
przedtuzonym dziataniu. Dla grupy okreslonej w punkcie 2. sg to czynniki krzepniecia
rekombinowane minimum drugiej generacji lub o przedtuzonym dziataniu.

4) Zapewnienie emicizumabu dla dzieci od pierwszego dnia zycia z ciezkg hemofilig A o poziomie
aktywnosci czynnika VIIl <1%, z zachowaniem ciggtosci leczenia, do ukonczenia 2. r.z.; lub u
ktérych wystepuje trudny dostep dozylny, definiowany jako koniecznosé¢ usuniecia 2. portu, badz
brak mozliwosci zatozenia portu, nawet jesli nie wystepowaty u nich wczesniej krwawienia
dostawowe; lub u ktérych wystepuja co najmniej 3 udokumentowane krwawienia rocznie
wymagajace leczenia czynnikiem VIl pomimo prawidtowo stosowanej profilaktyki czynnikiem VIII.

5) Zapis dotyczacy kwalifikacji do odpowiedniego modutu leczenia gwarantuje prawidtowe
umiejscowienie pacjenta w programie i wskazuje, jakim dostepnym lekiem pacjent powinien by¢
leczony, oraz utatwia lekarzowi leczacemu prawidtowe zgtoszenie pacjenta do Zespotu

Koordynujacego, a po uzyskaniu akceptacji Zespotu — prawidtowe prowadzenie terapii.

Program lekowy B.15 gwarantuje takze wywotywanie tolerancji immunologicznej u wszystkich pacjentéow
z hemofilig, z powiktaniem nowopowstatym krgzgcym antykoagulantem (powyzej 5B.U. oraz o mianie
nizszym lub réwnym 5B.U. w przypadku przetrwania powyzej 6 miesiecy od wykrycia). Finansowanie
realizacji wywotania tolerancji immunologicznej odbywa sie na koszt dostawcy tego leku, ktéry
spowodowat powstanie inhibitora. Decyzja o rodzaju i dawce leku oraz o czasie stosowanej terapii w
ramach modutu wywotywania tolerancji immunologicznej jest podejmowana przez Zespo6t Koordynacyijny,
zgodnie ze standardem leczenia hemofilii powiktanej inhibitorem. Z uwagi na fakt, ze pacjentéw, u ktérych
pojawia sie inhibitor, jest niewielu, bezcenne dla lekarza prowadzacego jest doswiadczenie i wsparcie
wszystkich polskich specjalistéw zajmujacych sie leczeniem hemofilii, bedgcych cztonkami Zespotu

Koordynacyjnego.
Najwazniejsze cechy programu lekowego B.15

2 Program lekowy w sposdb jasny okresla kryteria wytgczenia i zakoriczenia udziatu w programie lub jego
module.

2 Pacjent zostaje wytaczony z programu w przypadku stwierdzenia obecnosci inhibitora o mianie
powyzej 5 B.U oraz mianie nizszym lub réwnym 5 B.U w przypadku przetrwania inhibitora powyzej 6

miesiecy.
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S Kryterium zakonczenia udziatu w programie lub module programu jest stwierdzenie obecnosci
nowopowstatego inhibitora o mianie powyzej 5 B.U oraz mianie nizszym lub réwnym 5 B.U. w
przypadku przetrwania inhibitora powyzej 6 miesiecy, ukoriczenie 18. r.z. dla wszystkich pacjentow
oraz ukonczenie 2. r.z. dla pacjentéw leczonych emicizumabem zakwalifikowanych do profilaktyki wg
kryterium wieku.

2 Program lekowy w sposoéb jasny okresla czas trwania leczenia; leczenie w programie trwa do
ukonczenia 18. r.z. lub do czasu podjecia przez lekarza leczacego decyzji o wytgczeniu pacjenta z
programu zgodnie z kryteriami wytaczenia.

S Program B.15 okresla w sposdb szczegdtowy dawkowanie czynnikdéw krzepniecia i emicizumabu w
profilaktyce pierwotnej i wtdrnej, a takze dawkowanie czynnikéow krzepniecia w przypadku
koniecznosci zatozenia dostepu centralnego (portu naczyniowego). Dawkowanie czynnikow
krzepniecia okreslone na 28 dni umozliwia elastyczne podejscie do profilaktyki krwawien i stosowanie
spersonalizowanej profilaktyki opartej na wynikach badan farmakokinetycznych i dostosowanej do
potrzeb pacjentow. W przypadku stosowania czynnikdw krzepniecia o standardowym czasie
pottrwania regutg jest podawanie lekéw dozylnie co 2. dzien; czynniki krzepniecia o wydtuzonym czasie
poéttrwania umozliwiajg znaczne zmniejszenie ilosci wykonywanych iniekcji, co jest ogromna korzyscia
dla pacjenta i rodziny. Emicizumab stosowany standardowo w pediatrii co 2 tygodnie, podskédrnie,
eliminuje koniecznos$¢ zaktadania dostepdw centralnych i czestych iniekcji dozylnych.

S Program lekowy B.15 okresla, jakie badania nalezy wykonaé u pacjenta, ktory jest kwalifikowany do
udziatu w programie. Sg to badania przesiewowe (PTT, PT, TT), test korekcji osoczem prawidtowym,
ocena aktywnosci czynnikéw krzepniecia: I, VI, IX, XlI, XII, vwWFAg, vVWFRCo; w przypadku dzieci
leczonych czynnikiem VIl lub IX oznacza sie miano inhibitora testem Bethesda w modyfikacji
Nijmegen; wymagane jest takze wykonanie badan wirusologicznych i morfologii krwi.

o Pacjent uczestniczacy w programie lekowym przez caty okres leczenia jest $cisle monitorowany.
Oceniana jest skutecznos$¢ leczenia.

2 Ocena skutecznosci leczenia obejmuje wykonanie w zaleznosci od oceny klinicznej: RTG stawow nie
czesciejnizrazw roku, USG stawow nie rzadziej niz razw roku, MRI -w razie trudnosci diagnostycznych
W ocenie stawu.

2 W ramach monitorowania leczenia obowigzkowe jest prowadzenie rejestru krwawien dla kazdego
pacjenta (w dedykowanej aplikacji dostarczanej przez dostawce leku pacjent raportuje podania
czynnikéw krzepniecia lub emicizumabu stosowane w profilaktyce oraz podania czynnikéw
krzepniecia w przypadku wystagpienia krwawienia — z okresleniem lokalizacji krwawienia i dawki leku —
oraz wprowadza informacje, czy krwawienie byto samoistne, czy pourazowe); lekarz prowadzacy
podczas kazdej wizyty pacjenta ma obowigzek zbiera¢ informacje o krwawieniach i rejestrowac je w

udostepnionym przez NFZ systemie SMPT (System Monitorowania Programow Terapeutycznych).
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W ramach monitorowania leczenia zgodnie z programem konieczne jest wykonywanie badan
dodatkowych (AST, ALT, badania wirusologiczne, badanie ogélne moczu, USG naczyn okolicy portu
naczyniowego, jesli jest zatozony - raz w roku).

Na podstawie decyzji lekarza prowadzacego mozliwa jest ocena aktywnosci czynnika VIl lub IX, w razie
potrzeby, w zaleznosci od sytuacji kliniczne;.

Konieczne jest takze oznaczanie inhibitora u pacjentéw stosujacych czynnik krzepniecia do 150
przetoczen — co 3 miesigce lub po kazdych 10 przetoczeniach; powyzej 150 przetoczen co 6-12
miesiecy, przy zmianie produktu koncentratu czynnika krzepniecia na inny oraz w przypadku
stwierdzenia braku skutecznosci czynnika w stosowanej dotychczas dawce.

Monitorowanie programu to takze gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta danych
dotyczgcych monitorowania leczenia, kazdorazowe przedstawianie ich na zgdanie kontroleréw NFZ i
uzupetnianie przez lekarza prowadzgcego danych zawartych w elektronicznym systemie
monitorowania programow lekowych, dostepnym za pomoca aplikacji internetowej udostepnianej
przez OW NFZ, nie rzadziej niz co 3 miesigce oraz na zakoniczenie leczenia.

Do obowigzkéw szpitala nalezy takze terminowe przekazywanie informacji sprawozdawczo-
rozliczeniowych do NFZ, w formie papierowej lub elektronicznej, zgodnie z wymaganiami Funduszu.
Prowadzenie programu lekowego stanowi dla lekarza duze obcigzenie zwigzane z koniecznoscia
prowadzenia dokumentacji i monitorowania leczenia; od szpitala wymagana jest Scista wspotpraca z
NFZ w zakresie sprawozdawczosci i rozliczen.

Program lekowy przynosi pacjentowi ogromne korzysci. Rodzic lub opiekun pacjenta musi wyrazi¢
pisemna zgode na udziat dziecka w programie i bierze na siebie odpowiedzialnos¢ zwigzang ze
stosowaniem sie do wymogéw programu. Pacjent musi zgtaszac¢ sie na wizyty kontrolne w Scisle
okreslonych terminach, ma wykonywanych szereg badan dodatkowych, objety jest opieka
specjalistyczng przez caty czas uczestniczenia w programie. Jesli to konieczne, jest wczesniej
kierowany do innych specjalistéw przez lekarza prowadzgcego, ktdry — oceniajgc pacjenta podczas
wizyt — niejednokrotnie stwierdza rézne nieprawidtowosci wymagajace dalszej diagnostyki i leczenia.
Program lekowy gwarantuje pacjentom dostawe leku do domu, odbiér odpadéw medycznych, a takze
wsparcie merytoryczne i edukacje w srodowisku domowym, szkole lub przedszkolu, realizowane przez
pielegniarki koordynatorki zatrudnione przez dostawce leku, oraz nauke iniekcji dozylnych w
warunkach domowych.

Program lekowy B.15 ma charakter profilaktyczny. Stosowane w ramach tego programu leki maja
zapobiega¢ krwawieniom samoistnym, pourazowym i zagrazajagcym zyciu u pacjentow z ciezka
hemofilig Ai B niepowiktang inhibitorem do czynnika krzepniecia.

Zuzycie czynnikéw krzepniecia i emicizumabu w profilaktyce krwawien jest $cisle monitorowane i
przewidywalne, a u pacjentéw objetych programem mozna doktadnie oszacowac koszt leczenia. Na
pacjentach i ich opiekunach spoczywa obowigzek doktadnego raportowania podan lekéw oraz

wykazywania zapasoéw posiadanych lekéw do profilaktyki i leczenia krwawien podczas comiesiecznej
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inwentaryzacji. Dostawy lekéw odbywajg sie co 1-2 miesigce, zapas leku dostarczany jest na okres 4-

8 tygodni do miejsca zamieszkania pacjenta.

Programem B.15 objetych jest ponad 400 pacjentow z ciezka hemofilig A i B od urodzenia do ukonczenia

18.r.z.

Program B.15 nie obejmuje leczenia krwawien ani przygotowania i zabezpieczenia pacjentdw w czynniki
krzepniecia do zabiegéw operacyjnych, poza procedurg zatozenia centralnego dostepu zylnego (port

naczyniowy).

Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne na lata 2024 -2028

2 NPLH jest programem polityki zdrowotnej finansowanym ze srodkéw publicznych; finansowany jest
przez Narodowy Fundusz Zdrowia w zakresie zakupu poszczegdlnych produktdow leczniczych i
wyrobéw medycznych oraz z budzetu bedacego w dyspozycji Ministra Zdrowia w zakresie pozostatych
zadan.

2 Gtéwnym celem Programu jest zapewnienie opieki i poprawa standardu leczenia chorych na hemofilie
i pokrewne skazy krwotoczne. Cele szczegotowe to: poprawa jakosci zycia oséb chorych na hemofilie
i pokrewne skazy krwotoczne, zaopatrzenie w leki niezbedne dla tych pacjentéworaz wzmozenie
nadzoru nad stosowaniem przez nich produktéw leczniczych, a takze podniesienie poziomu wiedzy
personelu medycznego zaangazowanego w sprawowanie specjalistycznej opieki nad ta grupa
chorych.

2 Programem objeci sg chorzy z rozpoznaniem wrodzonych lub nabytych skaz krwotocznych oraz
pacjenci w trakcie diagnostyki, u ktérych istnieje silne podejrzenie skazy krwotocznej wymienionej w
programie. W pewnych sytuacjach niezastosowanie natychmiastowego leczenia moze doprowadzi¢ w
krotkim czasie do pogorszenia stanu zdrowia, co skutkujace powaznym uszkodzeniem funkcji
zyciowych organizmu lub utratg zycia.

2 Narodowym Programem objeci sg chorzy z: hemofilia A, hemofilia A powiktang inhibitorem, nabyta
hemofilia A, hemofilia B, hemofilia B powiktang inhibitorem, chorobg von Willebranda, nabytym
zespotem von Willbranda, niedoborem fibrynogenu, niedoborem protrombiny, niedoborem czynnika
V, VII, X, XI, Xlll, ztozonym niedoborem czynnika Vi VlIl, ztozonym wrodzonym niedoborem czynnika ll,
VII, IX i X; z obecnoscig inhibitora fibrynogenu, czynnika Il, V, VII, X, XI lub Xlll (obecnoscia allo lub
autoprzeciwciat), z trombastenig Glanzmanna, zespotem Bernarda-Souliera, innymi wrodzonymi
trombocytopatiami, nosicielki hemofilii A i B z graniczng aktywnoscig czynnika VIII lub IX oraz z
dodatnim wywiadem krwotocznym, osoby z graniczng aktywnoscig czynnika von Willebranda oraz

dodatnim wywiadem krwotocznym.
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< Szacunkowa liczba pacjentéw ze zdiagnozowang hemofilig lub inng skazg krwotoczng w Polsce na
podstawie danych przekazanych przez Instytut Hematologii i Transfuzjologii w 2021 roku wynosita
7168 0sbb, z czego 2750 z hemofilig A, 477 z hemofilia B, 2803 z chorobag von Willebranda i 1138 z
pozostatymi skazami krwotocznymi, ale Program zaktada, ze wsparcia bedzie wymagato okoto 6000
0s06b.

2 W ramach Narodowego Programu w 2022 roku powotano 26 specjalistycznych os$rodkéw leczenia
hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych, zaréwno dla dzieci, jak i dorostych, z ktérymi zawarte
zostaty stosowne umowy. Osrodki te zapewniajg standard opieki medycznej, odpowiednig baze
laboratoryjng i doswiadczong kadre medyczna. Celem powotanych osrodkéw jest objecie pacjentow
kompleksowa opieka, w tym regularng oceng stanu ich zdrowia potwierdzong wystawianymi kartami
postepowania. Wiekszos$¢ osrodkédw posiada depozyty szpitalne czynnikdw krzepniecia lub ma do
nich catodobowy dostep poprzez Regionalne Centra Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa.

2 W ramach Programu wprowadzono karty postepowania pacjentéw z hemofilie i pokrewnymi skazami
krwotocznymi, bedace potwierdzeniem objecia ich opieka przez osrodek leczenia tych choréb. W
ostatnich latach zwiekszono dostepnos¢ do produktéw leczniczych, wdrozono nowe terapie, ale w
ograniczonych subpopulacjach. Wprowadzono takze system dostaw domowych koncentratu
czynnika VIII, IX, koncentratu aktywowanych czynnikéw zespotu protrombiny (APCC) oraz
emicizumabu. Wdrozono procedury - strategie postepowania w przypadku dziatan z zakresu
ratownictwa medycznego, ktdéra zapewnia chorym na skazy krwotoczne natychmiastowy dostep do
leczenia w stanach nagtych na SOR/ Izbie Przyje¢ w szpitalach, w ktérych powotano osrodki leczenia
hemofilii. W trakcie przygotowywania jest rejestr chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne
oraz caty system teleinformatyczny obstugi pacjenta ze skaza krwotoczng (w tym system zamoéwien

czy tez elektroniczny dzienniczek pacjenta).

Narodowy Program Leczenia Hemofilii i Pokrewnych Skaz Krwotocznych okresla kryteria kwalifikacji do

udziatu w programie polityki zdrowotnej oraz kryteria wytgczenia z programuniego, a takze linie leczenia.

2 Modut 1. zapewnia koncentraty czynnikdéw krzepniecia i desmopresyny dostepnych niezaleznie od
wieku pacjenta (koncentrat cz. VIII, IX, VIl zawierajacy czynnik von Willebranda o proporcji co hajmnie;j
1:1, koncentrat aktywowanych czynnikéw zespotu protrombiny (aPCC), koncentrat czynnikéw zespotu
protrombiny (PCC), koncentrat wieprzowego czynnika VIII, koncentrat rekombinowanego czynnika
Vlla, koncentrat fibrynogenu, koncentrat cz. Xlll, desmopresyne dozylng i donosowa. Leki te moga by¢
stosowane: do leczenia krwawien w warunkach domowych, do profilaktyki krwawien u dorostego
chorego z hemofilig A lub B o ciezkim przebiegu klinicznym niepowiktang inhibitorem, do procedury
wywotywania immunotolerancji, do profilaktyki chorego z hemofilig A lub B powiktang inhibitorem
niezaleznie od wieku, do profilaktyki chorego z inng niz hemofilia A lub B skazg krwotoczng o ciezkim

przebiegu klinicznym — niezaleznie od wieku, do leczenia ambulatoryjnego i szpitalnego.
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2 Modut 2. zapewnia koncentraty rekombinowanych czynnikéw krzepniecia VIII i IX dla dzieci i
dorostych, ktérzy nie otrzymywali wczesniej osoczopochodnych czynnikdéw krzepniecia w ramach
programu lekowego ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”; zapewnia koncentraty
rekombinowanych czynnikéw VIl i IX innym pacjentom, u ktérych stwierdzono dziatania niepozadane
po stosowaniu wiecej niz jednego koncentratu cz. VIII lub IX osoczopochodnego, co zostato
udokumentowane i zgtoszone do rejestru; zapewnia koncentraty czynnikéw VIl i IX rekombinowane
dla dorostych pacjentéw, ktérzy nigdy wczesniej nie otrzymywali czynnikdw osoczopochodnych;
zapewnia koncentraty rekombinowanych czynnikéw krzepniecia osobom po ukonczeniu 18.r.z., ktére
w chwili przejscia z osrodka pediatrycznego do osrodka dla dorostych otrzymywaty ww. koncentrat w
ramach programu B.15. Leki te moga by¢ stosowane: do leczenia krwawiert w warunkach domowych,
do profilaktyki dorostego chorego na hemofilie A lub B o ciezkim przebiegu bez inhibitora, do
profilaktyki dla dziecka chorego na hemofilie A lub B przez okres poprzedzajgcy wtgczenie do programu
pod warunkiem rozpoczetej procedury kwalifikacji do niego, do programu immunotolerancji (o ile
niemozliwe jest wykazanie odpowiedzialnosci podmiotu odpowiedzialnego za wytworzenie inhibitora),
do leczenia ambulatoryjnego i leczenia szpitalnego

2 Modut 3. zapewnia dostep do bispecyficznego przeciwciata nasladujgcego aktywny czynnik VI
(emicizumabu). Lek jest przeznaczony i moze by¢ stosowany tylko do profilaktyki krwawien u chorych
z hemofilia A powiktana inhibitorem czynnika VIII, u ktérych préba wywotania immunotoleranciji
zakonczyta sie niepowodzeniem lub wystapity przeciwwskazania do tego typu leczenia.

Kwalifikacje do leczenia emicizumabem przeprowadza Rada Programu. Konieczne jest zgtoszenie
pacjenta do NCK.

2 Modut 4. zapewnia koncentrat czynnika von Willebranda, przy czym proporcja VWF:FVIII powinna
wynosi¢ co najmniej 2:1 dla pacjentéw z chorobg von Willebranda lub nabytym zespotem von
Willebranda, w przypadku zagrozenia przetadowaniem czynnikiem VI, badz braku reakcji na
dotychczas stosowany koncentrat cz. VIl zawierajgcy VWFw proporcji co najmniej VWF:FVIII 1:1. Lek
jest stosowany do leczenia krwawien w warunkach domowych, profilaktyki krwawien u chorych na
chorobe von Willebranda o ciezkim przebiegu, niezaleznie od wieku, do wywotywania
immunotolerancji, do leczenia ambulatoryjnego i szpitalnego.

2 Modut 5. zapewnia dostep do czynnikdéw krzepniecia o przedtuzonym dziataniu, koncentratu
rekombinowanego czynnika vW i innych nowo rejestrowanych produktéw leczniczych oraz terapii
genowej do leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych pacjentom wskazanym przez Rade
Programu, zgtoszonym uprzednio do NCK; wskazanie do podania produktu leczniczego musi by¢

zaakceptowane przez ministra wtasciwego do spraw zdrowia, po uprzedniej opinii AOTMIT.

Narodowy Program naktada szereg obowigzkéw na powotane osrodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych. Ich realizacja jest niezwykle trudna z uwagi na bardzo duze braki w zakresie

wyspecjalizowanego personelu medycznego, jak rowniez brak chetnych do pracy w tych osrodkach.

105



HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

Zadania osrodkow leczenia hemofilii wynikajg z umow podpisanych z NCK i obejmujg miedzy innymi:

=

O 0 O 0 0 O

(V)

sprawowanie kompleksowej opieki nad chorymi na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne zgodnie z
polskimi wytycznymi,

sprawowanie nadzoru nad leczeniem chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne w warunkach
domowych, tzn. monitorowanie dzienniczkéw zuzycia lekdw udostepnianych w szczegélnosci w
ramach nowych terapii oraz dostaw domowych czynnikéw krzepniecia,

prowadzenie instruktazu dla pacjentow i ich rodzin w zakresie bezpiecznego stosowania produktow
leczniczych, zasad podawania i sposobu przechowywania,

regularng, zgodnie ze wskazaniami, ocene stanu zdrowia chorych na hemofilie i pokrewne skazy
krwotoczne,

potwierdzenie wykonywanych zadan przez wystawianie i aktualizacje kart postepowania kazdego
pacjenta w terminach wynikajacych z zalecen lekarza,

przekazywanie pacjenta po ukonczeniu 18. r.z. przez osrodek pediatryczny do osrodka dla dorostych,
z wystawieniem stosownego skierowania zgodnego z zatgcznikiem do programu,

uzgadnianie terminéw wizyt przez koordynatora osrodka pediatrycznego z koordynatorem osrodka dla
dorostych,

kontynuowanie przez osrodek dla dorostych prowadzenia profilaktyki u pacjentéw po ukoniczeniu 18.
r.z.,

prowadzenie depozytéw czynnikéw krzepniecia i desmopresyny na podstawie uméw zawartych z
RCKiK,

petnienie catodobowego dyzuru konsultacyjnego dla innych podmiotéw leczniczych, w tym lekarzy
POZ i Panstwowego Ratownictwa Medycznego; opublikowanie na stronie internetowej osrodka
numeru telefonu do konsultacji sytuacji nagtych,

wprowadzanie danych pacjentéw do systemow rejestrowych i teleinformatycznych,

weryfikacja dorostych chorych nieleczonych dotychczas osoczopochodnymi czynnikami krzepniecia i
zgtaszanie pacjentow do NCK i RCKiK w celu dostaw domowych,

zgtaszanie do NCK pacjentéw do modutéw leczenia 2., 3.1 5.,

kierowanie kadry medycznej na szkolenia,

konsultacje dla pacjentéw w osrodku lub telefoniczne,

diagnostyke hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych,

wydawanie i przechowywanie lekéw zgodnie z zawartymi umowami,

opracowanie, wdrozenie i aktualizowanie procedury postepowania z chorymi na hemofilie i pokrewne
skazy krwotoczne w SOR/IP,

zapewnienie lokalnego koordynatora,

powotanie kierownika osrodka.
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Narodowy Program okresla sposdb zakupu produktéw leczniczych dla chorych na hemofilie i pokrewne
skazy krwotoczne, ktére musza zabezpieczy¢ ciggtosc leczenia dla tej grupy pacjentow. Zakupy lekow sa
dokonywane przez Narodowe Centrum Krwi za posrednictwem Zaktadu Zamoéwienn Publicznych przy
Ministrze Zdrowia. Zakupione leki dostarczane sg przez dostawce, zgodnie z rozdzielnikiem, do
Regionalnych Centrow Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa, skad przekazywane sg do osrodkdéw leczenia

hemofilii lub wydawane pacjentom w ramach dostaw domowych.

Program okres$la takze zadania dla Regionalnych Centrow Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa zwigzane z
przechowywaniem i wydawaniem koncentratow czynnikéw krzepniecia i desmopresyny pacjentom i
podmiotom leczniczym - na podstawie imiennego zamowienia zgodnego z rozporzadzeniem Ministra
Zdrowia, a takze z realizacja przesunigc¢ lekow z innych RCKiK - na podstawie dyspozycji NCK. Dzigki temu
mozliwy jest szybki do nich dostep we wszystkich osrodkach leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych, nawet jesli zdarzg sie niedobory czynnikéw krzepniecia na danym terenie spowodowane na
przyktad nieplanowanym duzym zuzyciem lekéw. Dzigki dostgpnosci czynnikdw krzepnigcia i
desmopresyny we wszystkich oddziatach RCKiK oraz w osrodkach leczenia hemofilii i w szpitalach
posiadajacych depozyty mozliwa jest bardzo szybka interwencja i skuteczne leczenie chorych w stanach

zagrozenia zycia.

Narodowy Program okresla réwniez sposob realizacji i zapewnienia domowych dostaw koncentratow
czynnikow krzepniecia. W pierwszej kolejnosci dostep do tych dostaw udzielany jest pacjentom z
ograniczong sprawnoscig ruchowa, ktérzy regularnie stosujg czynniki krzepniecia. Koordynatorzy
osrodkéw leczenia hemofilii dokonuja wstepnej kwalifikacji chorych do dostaw domowych i wypetniaja
stosowne wnioski, ktére po zatwierdzeniu przez lekarza osrodka przekazywane sg do NCK. Tam pacjenci
sg kwalifikowani ostatecznie. Nie wszyscy dorosli pacjenci stosujgcy regularna profilaktyke w ramach
Narodowego Programu maja mozliwos$¢ otrzymywania domowych dostaw czynnikéw krzepnigcia w

przeciwienstwie do pacjentéw pediatrycznych objetych programem lekowym.

Kwestia nadal niewyjasniona pozostaje Scisty nadzor nad stosowaniem przez dorostych pacjentéw
czynnikow krzepniecia. Nadal nie dysponuja oni dzienniczkami elektronicznymi i nie jest mozliwe
sprawdzanie stanow czynnikow krzepniecia przechowywanych w depozytach domowych,
prawidtowosci i regularnosci prowadzonej profilaktyki (czesto$é podan oraz dawki stosowanych

czynnikow krzepniecia) oraz wystepowania i leczenia krwawien przebijajacych.

Zbyt rzadkie stosowanie czynnikéw krzepnigecia, w za matej dawce, nie zabezpieczy chorego z artropatia
hemofilowg przed krwawieniami. Brak kontaktu z lekarzem specjalistg lub niewystarczajgco czeste
zgtaszanie sie pacjentdéw obcigzonych zmianami w stawach do osrodkow leczenia hemofilii moze tylko
pogtebiaé¢ artropatie hemofilowa. Dlatego tez wskazane bytoby okreslenie terminéw koniecznych wizyt

chorych dorostych w celu oceny ich stanu zdrowia i wdrozenia wtasciwego leczenia, tak jak ma to miejsce
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w programach lekowych dla dzieci. Unikanie wizyt w osrodkach, samodzielne dawkowanie czynnikéw
krzepniecia zbyt rzadko i w zbyt matych dawkach, brak edukacji na temat choroby oraz brak regularnych
badan na obecnos¢ inhibitora czynnika krzepniecia, szczegdélnie u oséb starszych, moze skutkowac
nieefektywnym leczeniem i pogtebianiem sie zmian w stawach, a takze koniecznoscig interwenciji

chirurgicznych i ortopedycznych.

Nie mozna poréwnywacé obu programéw bezposrednio. Sg to programy uzupetniajace sie i obejmujace
catg populacje chorych nie tylko na hemofilie, ale takze na inne skazy krwotoczne, chociaz kazdy z nich
ma pewne wady i zalety. Pacjenci pediatryczni z ciezkg hemofilig A i B korzystajg z programu zapobiegania
krwawieniom finansowanego przez NFZ, ale juz w przypadku koniecznosci wykonania zabiegu
chirurgicznego albo w sytuacji pojawienia sie krwawien przebijajacych stosowane sg czynniki krzepniecia

z Narodowego Programu.

Pacjenci z umiarkowana lub tagodng hemofilig, w tym dzieci, nie majg mozliwosci stosowania profilaktyki
krwawien, o ile nie wystepuje u nich fenotyp krwotoczny lub krwawienia zagrazajace zyciu. Objeci sa oni
Narodowym Programem i nierzadko ,,gubig sie” w systemie. Rzadko zgtaszaja sie na wizyty kontrolne, ich
swiadomos¢ zagrozen wynikajacych z choroby jest zwykle dos¢ niska. Do specjalisty hematologa zgtaszaja
sie sporadycznie, z reguty wtedy, gdy dojdzie do duzego krwawienia lub uszkodzenia stawéw. Problemem
staje sie dostep do lekarza specjalisty. Niestety, lekarzy specjalizujgcych sie w leczeniu skaz krwotocznych
w Polsce jest bardzo mato. Pomimo utworzenia osrodkéw leczenia hemofilii terminy wizyt w osrodkach sa
dos¢ odlegte i pacjenci nie zawsze zadajg sobie trud skontaktowania sie z lekarzem prowadzgcym i
przyspieszenia terminu wizyty. Koniecznos¢ aktualizacji kart postepowania i dostepu do lekdéw, ktére
wydawane sg do leczenia krwawien w warunkach domowych, wymusza na pacjentach wizyty w
osrodkach, co jest ogromng zaletg Narodowego Programu. Zaplanowane stworzenie rejestru chorych ze
skazami krwotocznymi usprawni nadzér nad ich leczeniem. Rejestr musi powstaé i dostep do niego
powinni mie¢ zaréwno lekarze specjalisci sprawujacy opieke nad pacjentami, a takze inni lekarze, ktérzy
leczg pacjentéw, ale przede wszystkim zatrudnieni w Oddziatach Ratunkowych i Ratownictwie
Medycznym. Nalezy pamietac, ze zgodnie z zapisami Narodowego Programu chorzy moga konsultowac sie
z lekarzem os$rodka droga telefoniczng lub mailowa, z czego jednak bardzo rzadko korzystajg. Pacjenci z
innymi, rzadkimi skazami krwotocznymi, w tym skazami nabytymi, majg takze zapewnione leczenie w
ramach Narodowego Programu. Edukacja pacjentéw w celu poznania przez nich wtasnej choroby oraz

zasad prowadzenia profilaktyki i leczenia krwawieh prowadzona jest w ramach obu programow.

Z perspektywy czasu i doswiadczen zwigzanych z prowadzeniem programu lekowego B.15. ,Zapobieganie
krwawieniom u dzieci zhemofilig Ai B” wydawatoby sie zasadne rozszerzenie programu na populacje oséb

dorostych.
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Jasne kryteria kwalifikacji, gwarancja stosowania lekdw zapisanych w programie, dostawy domowe
produktéw leczniczych, nadzér nad zuzyciem lekdw, koniecznosé raportowania krwawien przebijajacych,
a przede wszystkim koniecznos¢ regularnych wizyt u lekarzy specjalistéw i mozliwos¢ wykonywania
regularnych badan w celu monitorowania leczenia, przynosza pacjentowi ogromna korzys¢ zdrowotna.
Zmniejszajg ryzyko powiktan wynikajgacych z choroby i umozliwiajg szybka interwencje lekarska, jesli

zajdzie taka potrzeba.

Aktualna konstrukcja NPLH powoduje, ze dzieci z hemofilig A i B bez inhibitora nie majg trwatego
zabezpieczenia profilaktycznego w ramach programu polityki zdrowotnej. Ich leczenie zalezy od
sprawnosci dziatania programu B.15 i tempa kwalifikacji do niego. Ta luka systemowa powoduje, ze dzieci
z hemofilia A i B bez inhibitora moga doswiadczac¢ opdznien w rozpoczeciu profilaktyki lub przerw w
leczeniu w przypadku problemoéw z kwalifikacja lub dostepnoscig programu B.15. W praktyce prowadzi to
do zwiekszonego ryzyka powiktan, takich jak nieodwracalne uszkodzenia stawow czy utrata sprawnosci.
W ostatnich rekomendacjach Rada Przejrzystosci AOTMIT zwrdécita uwage na potrzebe szerszego objecia
dzieci profilaktykg w ramach systemu publicznego, co jest zgodne z miedzynarodowymi wytycznymi (WFH,
ISTH, EAHAD), ktére wskazuja, ze profilaktyka powinna by¢ standardem leczenia wszystkich dzieci z ciezka

hemofilig, niezaleznie od obecnosci inhibitora.
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8.Kierunki rozwoju innowacyjnego
leczenia chorych na hemofilie A1 B w
konteks$cie modeli finansowania

Dr n. ekon. Matgorzata Gatgzka-Sobotka, Dr n. o zdr. Katarzyna Sejbuk-Rozbicka

Nowoczesna terapia hemofilii to nie tylko leczenie krwawien, ale przede wszystkim ich skuteczne
zapobieganie, ktére umozliwia pacjentom prowadzenie niemal normalnego zycia. Polska dysponuje dzi$
dwoma réwnolegtymi systemami finansowania leczenia — Narodowym Programem Leczenia Chorych na
Hemofilie oraz programem lekowym ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B (ICD-10: D66,
D67)”, dedykowanym dzieciom z cigzka hemofiliag A i B. B.15. oznacza numer tego programu w wykazie

programoéw lekowych MZ).

NPLH ma charakter programu polityki zdrowotnej, ktérego mocng strong jest kompleksowosc¢
organizacyjna. Obejmuje wszystkie grupy wiekowe i petne spektrum skaz krwotocznych, z
wyodrebnieniem modutéw terapeutycznych odpowiadajgcych liniom leczenia. Istotng przewaga NPLH
jestustrukturyzowana infrastruktura opieki — sie¢ 26 osrodkéw leczenia hemofilii (OLH), rozwinigty system
teleinformatyczny, mechanizmy akredytacji oraz centralnie koordynowana logistyka z mozliwoscig dostaw

domowych. Takie rozwigzania sprzyjaja standaryzacji jakosci, poprawie adherence i jakosci zycia chorych.

Jednoczesnie, proces witgczania nowych terapii do NPLH pozostaje niedookreslony. Brakuje
sformalizowanej procedury, ktéra pozwalataby, np. podmiotowi odpowiedzialnemu, aktywnie inicjowac i
przyspiesza¢ wchodzenie innowacyjnych terapii. Formalnie ocena AOTMIT stanowi warunek konieczny i
determinuje dalsze decyzje Ministerstwa Zdrowia (tylko pozytywna opinia umozliwia wtgczenie leku do
Narodowego Programu). Stanowi to wyjatek od ogdlnej ustawy o refundacji, w ktérej analiza HTA jest tylko
jednym z kilku kryteriow branych pod uwage w procesie decyzyjnym. Nalezy jednak podkresli¢, ze
negatywna rekomendacja Prezesa Agencji nie przekresla szans produktu leczniczego na refundacje, lecz
staje sie formalnym punktem wyjscia do negocjacji cenowych. Narodowy Program nie przewiduje
mechanizméw negocjacji warunkéw wejscia ani uzgadniania poziomu ceny. W konsekwencji cena
wybranych produktéw, np. koncentratéw czynnika VIII, w ostatnich latach istotnie sie zwigkszyta, co
prowadzi do nieoptymalnego wykorzystania $rodkéw finansowych i ogranicza potencjat budzetowy
programu. NPLH jest zatem silny organizacyjnie, ale stabszy w obszarze elastycznosci finansowej i

wprowadzania innowaciji.

Warto takze podkresli¢ istotne odmiennosci w zakresie realizacji dostaw domowych w ramach NPLH.

Klasyczne koncentraty czynnikdw krzepniecia (FVIII, FIX) co do zasady odbierane sg przez pacjentéw

110



HEMOFILIA - STAN OBECNY | KIERUNKI ROZWOJU wersja 1.0

osobiscie w Regionalnych Centrach Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa. Dostawa bezposrednio do domu
pacjenta jest mozliwa jedynie w wyjatkowych sytuacjach, gdy spetnione sa okreslone kryteria, takie jak
znaczna odlegtos¢ miejsca zamieszkania od RCKiK czy istotne ograniczenie sprawnosci ruchowej
pacjenta. W przypadku nowszych terapii o alternatywnym mechanizmie dziatania (np. przeciwciat
monoklonalnych) stosowany jest inny model — dostawy do pacjentéw realizowane sg przy wsparciu

podmiotu odpowiedzialnego, a proces bardziej przypomina rozwigzania znane z programoéw lekowych.

Program lekowy B.15, dedykowany dzieciom z ciezka hemofilia A i B, charakteryzuje sie precyzyjnie
opisanymi kryteriami kwalifikacji, schematami dawkowania i harmonogramem monitorowania. Centralna
kwalifikacja dokonywana przez Zespét Koordynujgcy NFZ zapewnia jednolitos¢ decyzji i kontrole nad
stosowaniem kosztownych terapii. Atutem tego modelu jest takze tatwos$é wprowadzenia instrumentow
dzielenia ryzyka i negocjacji cenowych, co potwierdzajg rekomendacje AOTMIT wskazujace na

koniecznosé spetnienia konkretnych warunkéw finansowych.

Staboscig programu lekowego jest waski zakres populacyjny (dzieci <18. r.z. z dodatkowymi warunkami
klinicznymi, fragmentarycznos$¢ w zakresie innych swiadczen zdrowotnych niezbednych dla chorych w tej
grupie (B.15 nie obejmuje leczenia krwawien ani przygotowania i zabezpieczenia pacjentéw w czynniki
krzepniecia do zabiegdw operacyjnych, poza procedurg zatozenia centralnego dostepu zylnego — portu
naczyniowego) oraz duze obcigzenie administracyjne zwigzane z raportowaniem wynikéw leczenia do
NFZ. Kryteria wtaczenia do leczenia sa sztywne, co utrudnia szybkie dostosowanie programu do

pojawiajgcych sie nowych dowoddéw naukowych.

Wytyczne towarzystw naukowych (WFH, ISTH, EAHAD) jednoznacznie podkreslajg, ze profilaktyka
powinna by¢ standardem opieki dla wszystkich pacjentéw z ciezka postaciag choroby, niezaleznie od wieku
i obecnosci inhibitora. Rekomenduja one stosowanie koncentratéw czynnikéw VIII i IX oraz szeroka
dostepnos$é do nowoczesnych terapii o alternatywnym mechanizmie dziatania. Kluczowym argumentem
jest skutecznosé¢ w redukcji krwawien oraz znaczgca poprawa jakosci zycia wynikajgca z uproszczenia

schematéw podawania i zmniejszenia obcigzenia zwigzanego z codziennym leczeniem.

Obecnie w Polsce nowoczesne terapie o alternatywnym mechanizmie dziatania sg finansowane gtéwnie
dla dzieci i dla chorych z inhibitorem, podczas gdy populacja dorostych bez inhibitora pozostaje poza

systemowym dostepem.

8.1. Analiza SWOT

Analiza SWOT obu mechanizméw finansowania leczenia hemofilii — programu lekowego B.15 oraz
Narodowego Programu Leczenia Hemofilii pozwala uchwyci¢ ich kluczowe mocne i stabe strony, a takze

szanse i zagrozenia wynikajgce z otoczenia systemowego.
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Nalezy jednoczesnie wskazaé, iz oba programy majg zupetnie rézne populacje pacjentow; program dla
dzieci jest przeznaczony wytacznie dla dtugoterminowe;j profilaktyki; Narodowy Program jest dedykowany
szerokiej populacji — od profilaktyki, leczenia on-demand, zabiegdw chirurgicznych — a nadto pacjentom z
inhbitorem stosujgcym by-passing agents, co wiecej, dotyczy kilkunastu choréb, a nie tylko hemofilii

ciezkiej; program dla dzieci nie obejmuje dzieci z hemofilig tagodna i umiarkowanag.

W przypadku B.15 szczegdlne znaczenie ma precyzyjna kontrola kosztéw i przejrzystosé refundacyjna,
natomiast NPLH wyrdznia sie kompleksowa organizacjg opieki i logistyka dostaw. Zestawienie w formie
analizy SWOT umozliwia poréwnanie tych dwdéch sciezek finansowania nie tylko pod katem efektywnosci
budzetowej, ale takze jakosci i dostepnosci sSwiadczen dla pacjentéw. W tabeli 25 przedstawiono
zestawienie dotyczgce mocnych i stabych stron, atakze szansizagrozen zaréwno dla NPLH, jak i programu

lekowego B.15 funkcjonujgcego w obecnym ksztatcie.
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Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B

(ICD-10: D66, D67) - NFZ

Komentarz poré6wnawczy

S-Mocne
strony

W - Stabe
strony

Zalezno$¢ od budzetu MZ - ograniczona
elastycznos$c¢ reagowania w przypadku nagtego
wzrostu liczby pacjentéw lub cen lekéw.

Kompleksowy zakres — obejmuje wszystkie
grupy wiekowe i szerokie spektrum skaz
krwotocznych (hemofilia A/B, vWD, rzadkie
niedobory, trombocytopatie).

Infrastruktura OLH - 26 wyznaczonych
os$rodkéw z zapleczem diagnostycznym,
rehabilitacyjnym i doswiadczong kadra.
Zintegrowana logistyka lekéw — centralne
magazyny RCKiK i NCK, system dostaw
domowych (cykle 1/2/3-miesieczne).
Modutowa struktura leczenia — pewna
elastycznos¢ w doborze terapii i eskalacji
kosztowej, ale z drugiej strony ograniczona
mozliwos$é wprowadzenia innowacyjnych terapii
do programu NPLH.

Rada Programu NPLH ocenia wnioski zgtaszane
przez lekarzy prowadzacych i decyduje o
wtgczeniu chorego do terapii.

Rozwdj systemu IT - ewidencja pacjentéw,
integracja z NFZ/ZUS/KRUS, narzedzia
analityczne.

Wsparcie edukacyjne i akredytacje — szkolenia
kadry, karty postgpowania, standaryzacja
opieki.

Planowanie wieloletnie — budzet na lata 2024-
2028 zapewniajgcy przewidywalnosé
finansowania.

Sciste, jasno okreslone kryteria kwalifikacji i wytaczenia —zmniejszaja
ryzyko naduzy¢ i zapewniajg jednolite standardy w catym kraju.
Centralna kwalifikacja przez Zesp6t Koordynujacy NFZ gwarantuje
spojnos¢ decyzji i nadzér nad stosowaniem kosztownych terapii.
Szczegotowe protokoty dawkowania — precyzyjne schematy dla

FVIII/FIX (osoczopochodne, rekombinowane, EHL) oraz emicizumabu.

Nacisk na monitorowanie kliniczne i laboratoryjne — jasno
zdefiniowane terminy badan inhibitoréw i aktywnosci czynnika, w tym
wymagania co do metod (m. chromogenna).

Uwzglednienie PUPs — protokoty badan dla previously untreated
patients pozwalaja na wczesne wykrycie inhibitoréw.

Ograniczenie wieku — program obejmuje tylko dzieci i mtodziez <18.r.z.,
bez $ciezki kontynuacji po osiagnieciu przez nie petnoletnosci, w
ramach tego samego finansowania.
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NPLH - mocne strony to logistyka,
infrastruktura.

B.15-mocne strony to precyzja
kliniczna i centralny nadzor.

Oba programy przewidujg centralng
kliniczna kwalifikacje chorych do
programéw —w B15 jest to Zespot
Koordynujgcy NFZw NPLH jest to
Rada Programu.

e Stabosci sig uzupetniaja.
e NPLH to brak mechanizmu

negocjowania cen i ich zamrazania na



O - Szanse

Brak mechanizmu negocjowania cen produktéw
leczniczych iich zamrazania na dany okres, tak jak
sie to dzieje w przypadku decyzji refundacyjnych w
programach lekowych.

Brak petnej integracji IT z systemem NFZ - ryzyko
duplikowania raportowania i obcigzenia
administracyjnego OLH.

Czasochtonne procedury zgtoszen — dla modutéw
2., 3.1 5. konieczne formalne wnioski do NCK, co
moze opdéznia¢ wdrozenie terapii.

Obowigzujgce mierniki dostepowe oparte na
zuzyciu FVIII nie w petni odzwierciedlajg aktualny
stan wiedzy medyczne;.

Brak systematycznego monitorowania
skutecznosci w zakresie eliminacji krwawien moze
prowadzi¢ do sytuacji, w ktérych pacjenci
pozostaja na terapii niespetniajgcej optymalnych
kryteriéw skutecznosci.

Ryzyko nieréwnego dostepu geograficznego —
mimo sieci OLH, pacjenci z regionéw oddalonych
od osrodkéw maja utrudniony dostep do
konsultacji.

Ograniczona szczego6towos¢ protokotéw
dawkowania.

W NPLH brak jest okreslonego wnioskodawcy,
takiego jak w procesie refundacyjnym, ktéry
dazytby do wdrazania innowacji w sposéb
systemowy.

Integracja z programem lekowym — zapewnienie
spoéjnej Sciezki opieki i logistyki dla pacjentow
pediatrycznych, w tym w zakresie dostaw
domowych.

Postegp w terapiach innowacyjnych —
wprowadzanie nowych lekéw (EHL, terapie
genowe) w ramach modutéw.

Konieczno$¢ wprowadzenia oceny efektywnosci
terapii w oparciu o kliniczne mierniki efektywnosci
(patrz: rozdz. 5.3 opracowania) rekomendowane
przez wytyczne.
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e Brak finansowania $wiadczen - rehabilitacja, wsparcie psychologiczne
czy edukacja pacjentow nie sg wprost ujete w programie.

o Wysokie obcigzenie administracyjne — wymogi raportowania do systemu
programoéw lekowych NFZ sg szczegétowe i czasochtonne.

Rozwdj programoéw przejscia (transition care) — wdrozenie formalnych
Sciezek przekazywania pacjentéw do NPLH po 18. r.z. bez przerwy w
terapii.

e Wprowadzanie nowych preparatéw —dostep do kolejnych generacji
lekéw EHL, a w przysztosci terapii genowych pediatrycznych.

e Wzmacnianie adherence - dzieki regularnym wizytom i $cistemu
monitoringowi mozliwe jest lepsze przestrzeganie zalecen
terapeutycznych.

e Wspétpraca migdzynarodowa — udziat w badaniach i rejestrach
migdzynarodowych dla populacji pediatrycznej.

dany okres, tak jak sie to dzieje w
przypadku decyzji refundacyjnych w
programach lekowych (B.15).
Precyzyjne protokoty kliniczne B.15
moga by¢ inspiracjg dla NPLH.
Logistyka NPLH moze kompensowac
obcigzenie administracyjne w B.15.
Potencjalne opdznienia w kwalifikacji —
konieczno$¢ oczekiwania na decyzje
Zespotu Koordynujacego NFZw B.15 i
analogicznie Rady Programu w NLPH.

Szanse sg w duzej mierze wspolne.
Kluczowe jest zbudowanie formalnych
mostéw organizacyjnych i powigzan
danych migdzy programami.
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e Rozbudowa telemedycyny - wykorzystanie
systemu IT do zdalnego monitorowania
pacjentéw; skracanie czasu reakcji na krwawienia.

e Wspoétpraca migdzynarodowa — wymiana
doswiadczen, benchmarking zinnymi krajami UE,
pozyskiwanie funduszy zewnetrznych.

e Rozwdj edukacji pacjentéow, w tym profilaktyki
wtérnej, moga zmniejszy¢ koszty hospitalizacji
oraz koszty posrednie (Swiadczen socjalnych).

T- e Ryzyko opéznien w dostawach lekow — zaleznogé e Ryzyko przerwy w terapii po 18. r.z. — jesli proces przekazania do NPLH o Najwigkszym wspo6lnym zagrozeniem
Zagrozenia od globalnych taricuchéw dostaw produktéw nie bedzie ptynny, moze dojs¢ do przerwy w profilaktyce. jest ryzyko przerwy w leczeniu przy
biologicznych. e Presja kosztowa decydentéw —rosngce ceny produktéw leczniczych przejsciu z programu lekowego do NPLH
e Presja kosztowa — wzrost cen lekéw i logistyki moga wymusié ograniczenie liczby pacjentéw lub zmiang dostgpnych oraz presja kosztowa.
moze wymusié ograniczenia w dostepnosci do schematéw. Potencjalne ograniczenia mogag wynikaé z decyzji e Rosngce ceny produktéw leczniczych
drozszych modutéw. podejmowanych na poziomie centralnym (zawezenie populacji objetej moga wymusié ograniczenie liczby
e Zmiany polityczne i legislacyjne — modyfikacje leczeniem) lub ustalania limitéw w poszczegdlnych osrodkach. pacjentéw lub zmiane dostepnych
schematoéw.

budzetu lub priorytetéw MZ moga wptyna¢ na
kontynuacje programu.

o Niewystarczajgca liczba specjalistow - starzenie
sie kadry, brak nowych kadr w niektérych
regionach kraju.

e Ryzyko przerw w terapii przy przejsciu pacjentow
do grupy 18+, jesli proces handover z B.15 nie
bedzie dobrze skoordynowany.

e Zaleznosc¢ od decyzji centralnych —
ewentualne opéznienia lub zmiany
kryteridw kwalifikacji moga wptywac na
dostepnosc¢ terapii.

Zrédto: Opracowanie wtasne na podstawie NPLH 2024-2028 i programu lekowego B.15.
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8.2. Alternatywne scenariusze finasowania rozwoju terapii w hemofiliiAi B

Na tle poréwnania Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne
2024-2028 i programu lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u dziecizhemofilig AiB (ICD-10: D66, D67)”,

dedykowanym dzieciom z ciezkg hemofilig A i B, wytaniajg sie trzy mozliwe scenariusze.

RYSUNEK 9. ALTERNATYWNE SCENARIUSZE FINANSOWANIA INNOWACYJNEGO
LECZENIA CHORYCH NA HEMOFILIE

1. Model ewolucyjny zaktada utrzymanie obecnej struktury: NPLH pozostaje platformag dla
populacji wysokiego ryzyka, a nowy program lekowy obejmuje chorych w réznym wieku bez

inhibitora. Pozwala to na tatwa kontrole budzetu, lecz tworzy nadal dwa réwnolegte mechanizmy.

W tym wariancie NPLH pozostaje centralnym narzedziem finansowania i organizacji leczenia pacjentéw z
najwiekszymi potrzebami klinicznymi, w szczegélnosci z inhibitorem czynnikéw VIII/IX. To w jego ramach
rozwijane sg moduty terapeutyczne obejmujace terapie klasyczne (czynniki VIII/IX osoczopochodne i
rekombinowane), preparaty bypassing agents, a takze nowoczesne terapie podskérne. Program zapewnia
takze logistyke dostaw domowych, centralne raportowanie do NCK, rozwéj systemu teleinformatycznego
i Scisty nadzér nad OLH (akredytacje, karty postepowania, audyty). Nowe populacje pacjentéw wtaczane
sg do odrebnego programu lekowego, jak obecnie dzieci w B.15 (np. chorzy bez inhibitora), mogtyby zostac
objete odrebnym programem lekowym ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci zhemofilig Ai B (ICD-10: D66,

D67)”.

W takim schemacie obecny pogram lekowy (B.15) i przyszte programy dziatatyby réwnolegle z NPLH,

oferujac:
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Scisle zdefiniowane kryteria kwalifikacji i wytaczenia,
sztywne schematy dawkowania i monitoringu,

centralng kwalifikacje przez Zespét Koordynujacy NFZ,

0O 0 00

petne rozliczenie w systemie programow lekowych, z mozliwoscig zastosowania instrumentéw
dzielenia ryzyka (RSS, cap-budget, outcome-based),
2 monitorowanie w ramach SMPT,

2 docelowo rozszerzenie dostepu do terapii w podaniach domowych.

+ Zalety: Wysoka przejrzystos¢ kosztowa, tatwosé kontroli budzetu, mozliwosé negocjacji cenowych z

producentami na poziomie programow lekowych w klasycznym ujeciu.

- Wady: Powstajg dwa réwnolegte systemy finansowania, z ryzykiem dublowania raportowania (system
NFZ i system NPLH), a pacjenci, wchodzgc w dorostos$é, sa zobowigzani do zmiany rezimu opieki, gdyz

obecnie program lekowy dotyczy populacji pediatrycznej.

Komentarz: Aktualnie (wrzesien 2025 roku) program lekowy B.15 przewiduje leczenie tylko wybranych
subpopulacji dzieci. Nie ma przeszkdéd formalnych, aby docelowy ksztatt programu lekowego uwzgledniat

rowniez pacjentéw dorostych.

2. Model integracyjny polega na rozszerzeniu NPLH o kolejne moduty i wprowadzeniu do niego
nowych grup lekéw z okreslonymi warunkami ekonomicznym. W programie istnieje juz
mechanizm modutowy ze zdefiniowanymi kryteriami eskalacji kosztowej (od czynnika
osoczopochodnego > rekombinowanego > EHL > terapii alternatywnej). Wtgczenie nowej grupy
lekéw w te strukture bytoby naturalnym rozwinigciem obecnej logiki programu NPLH.

Gwarantowatoby to jednosé systemu, ale jednoczesnie zmniejszatoby przejrzystos¢ kosztdw.

NPLH oferuje instrumenty organizacyjne, ktérych brakuje w programie lekowym:

2 ewidencje i system teleinformatyczny integrujacy sie z NFZ oraz w czesci z ZUS, KRUS,
2 akredytacje OLH i kontrole jakosci $wiadczen,

2 koordynacije transition care — ptynne przechodzenie pacjentow z pediatrii do opieki doroste;.

+ Zalety: Spdjnos¢ organizacyjna, brak koniecznosci dublowania systemoéw IT, mozliwos¢ prowadzenia
jednej bazy danych, wieksza elastycznos$¢ kliniczna (kwalifikacja przez OLH) - ale tylko w przypadku mniej
kosztownych terapii. Przejscie pacjenta na terapie innowacyjne (emicizumab) wymaga ztozenia przez

lekarza prowadzacego wnioskoéw, ktdre sa czesto odrzucane bez uzasadnienia klinicznego.

- Wady: Ograniczona przejrzystos¢ jednostkowego kosztu terapii, trudniejsze stosowanie mechanizmoéw
negocjacyjnych i mechanizmoéw podziatu ryzyka znanych z programoéw lekowych, a takze ryzyko mniejsze;j

presji cenowej.
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3. Model hybrydowy tagczy oba podejscia: krotkoterminowo uruchamia program lekowy dla nowych
grup pacjentéw, z jasno okreslonym parytetem kosztowym i mechanizmami dzielenia ryzyka, a

dtugofalowo zaktada integracje tych rozwigzan w ramach NPLH.

Model hybrydowy zaktada:

S  krétkoterminowo (0-12 miesiecy) — uruchomienie programu lekowego NFZ dla pacjentéw bez
inhibitora, z warunkiem kosztowym i zastosowaniem instrumentéw RSS; raportowanie i kwalifikacje
centralng zapewniajgca dyscypline budzetows, a takze petnienie przez osrodki leczenia nadal roli
kliniczno-diagnostycznej, przy wspotpracy z NFZ,

2 Srednioterminowo (12-36 miesiecy) — integracje wybranych elementéw tego programu w ramach
NPLH, np. logistyki dostaw domowych, systemu IT i rejestru pacjentéw; pozostawienie mechanizméw
cenowych w formule z programu lekowego, ale z rosngcym koordynowaniem przez NCK,

o dtugoterminowo — rozwazenie petnej absorpcji nowych terapii do NPLH, przy zatozeniu budowy

odpowiednich narzedzi finansowych i kontrolnych.

+ Zalety: Szybkie zwiekszenie dostepu, kontrola kosztéw w pierwszej fazie, a nastepnie integracja
organizacyjna w ramach NPLH. Mechanizmy kontroli skutecznosci klinicznej i efektywnosci ekonomiczne;j

znane z programu lekowego.

- Wady: Koniecznos$¢ réwnolegtego raportowania przez OLH do dwdch systeméw (NFZ i NPLH), ryzyko

poczatkowej fragmentaciji.

Kompleksowa analiza wskazuje, ze przysztos¢ finansowania innowacyjnego leczenia hemofilii Ai B w
Polsce powinna opierac¢ sie na potgczeniu zalet obu istniejacych mechanizmdéw. NPLH powinien pozostaé
strukturg zapewniajgca organizacje opieki i logistyke dostaw, podczas gdy programy lekowe mogtyby by¢
(jako jedna z kategorii dostepnosci refundacyjnej) stosowane do precyzyjnej kontroli kosztow i etapowego
rozszerzania dostepnosci nowych grup lekdéw. Takie podejscie pozwoli z jednej strony na dostosowanie sie
do miedzynarodowych standardow profilaktyki, a z drugiej na utrzymanie stabilnosci budzetu publicznego

i zapewnienie réwnowagi pomiedzy innowacja a efektywnoscia kosztowa.

Obecny ksztatt programu (NPLH) opiera sie w duzej mierze na parametrach ekonomicznych (koszt
jednostkowy leku, koszt terapii 28-dniowej, kryteria przetargowe), przy czym efektywnos¢ kliniczna nie jest
wprost powigzana z finansowaniem. Oznacza to, ze system premiuje przede wszystkim oszczednosc¢
kosztowa, a nie wartos¢ zdrowotng generowang przez dang terapie. To ograniczenie prowadzi do ryzyka
niedoszacowania korzys$ci ptynacych z innowacyjnych, drozszych terapii, ktére jednak dtugoterminowo
moga obnizaé koszty spoteczne (mniej hospitalizacji, mniejsze zuzycie czynnikéw, lepsza zdolnos$¢ do
pracy). Miedzynarodowe wytyczne (WFH, ISTH) i podejscie Value-Based Health Care jednoznacznie

wskazujg, ze kluczowym kierunkiem jest tgczenie efektéw klinicznych z oceng ekonomiczna.
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Naktady powinny by¢é oceniane nie tylko przez pryzmat ceny, ale takze w odniesieniu do tego, co
realnie przynosza pacjentowi i systemowi. W aspekcie hemofilii oznacza to koniecznosé

raportowania i analizowania takich miernikéw jak:

2 roczny wskaznik krwawien (ABR),

> stan stawéw (HJHS, MRI),

2 wyniki raportowane przez pacjentéw (PROMs, PREMs),

2 poziom sprawnosci i zdolnos$ci do pracy (Functional Independence Score in Haemophilia, dane

ZUS/KRUS).

Wtaczenie tych wskaznikéw do budowanego systemu e-Hemofilia i potgczenie ich z danymi kosztowymi
umozliwitoby przejscie od prostego modelu kosztowego do analizy koszt-efekt. Taki system pozwolitby
oceni¢, czy drozsze terapie faktycznie przektadajg sie na lepsze wyniki zdrowotne i oszczednosci
dtugoterminowe (np. mniejsze obcigzenie opieka ortopedyczna, nizsze koszty rentowe, wieksza

produktywnos$¢ pacjentéw).
Podsumowanie

Obecne rozwigzania organizacyjne i finansowe w Polsce, oparte na NPLH i programie lekowym B.15,
stanowig wazny fundament leczenia hemofilii A i B, jednak na tle wytycznych miedzynarodowych —
zaréwno Swiatowej Federacji Hemofilii, jak i Miedzynarodowego Towarzystwa Zakrzepicy i Hemostazy —
uwidaczniajg sie nadal luki w opiece nad chorymi. Najbardziej widoczne sg one w zakresie dostepnosci

terapii, kompleksowosci opieki oraz systemie monitorowania i raportowania efektow leczenia.

Dostep do innowacyjnych terapii w Polsce jest ograniczony do wybranych populacji: w NPLH przede
wszystkim do pacjentéw z inhibitorem, a w B.15 do dzieci (ponizej 18. r.z.) spetniajacych dodatkowe
kryteria kliniczne. Aktualne wytyczne WFH i ISTH rekomenduja, aby profilaktyka zaréwno przy uzyciu
czynnikow krzepniecia, jak i nowoczesnych lekéw o alternatywnym mechanizmie dziatania byta dostepna
dla wszystkich pacjentéw z ciezkg hemofilig, niezaleznie od wieku i statusu inhibitora. Powyzsze podejscie
ma na celu nie tylko redukcje krwawien, lecz takze zapobieganie przewlektym powiktaniom stawowym

(wylewy do stawdw) i poprawe jakosci zycia chorych.

Polski system leczenia chorych na hemofilie skupia sie niemal wytagcznie na monitorowaniu farmakoterapii
i wskaznikach klinicznych (liczba krwawien lub wyniki badan laboratoryjnych chorych). Brakuje w nich
systematycznego wykorzystania wskaznikdw pacjentocentrycznych, tj. PROMs i PREMs. Zgodnie z
miedzynarodowymi wytycznymi powinny one stanowi¢ integralny element oceny skutecznosci leczenia,
poniewaz monitorujg wptyw stosowanych terapii na zycie codzienne pacjenta, jego zdolno$¢ do nauki,
pracy i aktywnosci spotecznej. Brak PROMs i PREMs w raportowaniu sprawia, ze polski system opieki nad

chorymi nie dostarcza petnego obrazu skutecznosci i wartosci stosowanych terapii.
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne 2024-2028 przewiduje
czesciowe elementy opieki kompleksowej, takie jak rehabilitacja czy konsultacje ortopedyczne, lecz nadal
niewystarczajgco rozwija inne kluczowe obszary: opieke psychologiczng, wsparcie edukacyjne dla
pacjentoéw i rodzin czy programy przygotowania do tzw. transition care, czyli ptynnego przechodzenia z
opieki pediatrycznej do opieki dla dorostych. Natomiast program lekowy B.15 nie obejmuje takich
komponentdéw, co wyraZznie odréznia go od standardéw swiatowych, ktére traktujg leczenie hemofilii w
sposob holistyczny i kompleksowy. W obecnym ksztatcie skupia sie jedynie na czesci populacji dzieciecej,

pomijajac pacjentow dorostych, ktdrzy mogliby by¢ réwniez beneficjentami nowoczesnego leczenia.

Systemy raportowania w Polsce sg fragmentaryczne. NPLH prowadzi rejestry skupione na zuzyciu lekéw i
parametrach klinicznych, a w ramach programu lekowego obowigzkowa jest ewidencja krwawien.
Obecnie brakuje centralnego, zintegrowanego rejestru krajowego, ktéry obejmowatby takze dane
funkcjonalne, jakosciowe i ekonomiczne. Wytyczne WFH wskazuja, ze takie rejestry sg fundamentem

planowania zdrowotnego i umozliwiajg poréwnania migdzynarodowe.

Istotnym problemem pozostaje brak ciggtosci dostepu do innowacyjnych terapii dla dorostych. Pacjenci,
ktérzy koriczag 18. r.z. i opuszczajg program lekowy, nie maja gwarancji kontynuacji leczenia w NPLH, co
stoi w sprzecznosci z zasadg zapewniania statej profilaktyki przez cate zycie, podkreslana w wytycznych

miedzynarodowych.

Polski system leczenia hemofilii jest dobrze rozwiniety w zakresie organizacji i logistyki, ale wymaga dalszej

modernizacji, aby sprosta¢ swiatowym standardom, w szczegdlnosci w zakresie leczenia.

Kluczowe braki dotycza:

S ograniczonej dostepnosci nowoczesnych terapii, braku wdrozenia PROMs i PREMs,

2 niewystarczajgcej kompleksowosci opieki,

2 fragmentarycznoscirejestrow i przerw w ciggtosci leczenia dorostych pacjentow.

Ich uzupetnienie jest niezbedne, aby zapewni¢ pacjentom w Polsce leczenie poréwnywalne do tego, ktore

oferujg najbardziej rozwinigte systemy ochrony zdrowia.
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TABELA 26. ANALIZA POROWNAWCZA NPLH 2024-2028 | PROGRAMU LEKOWEGO B.15

finansowanie

Budzet wieloletni (2024-
2028) z rocznymi planami.
Kontraktowanie i umowy
MZ/NCK/OLH (osrodek
leczenia hemofilii).

lekowego).

Aspekt / NPLH 2024-2028 B.15. ,Zapobieganie Znaczenie / konsekwencje
parametr krwawieniom u dzieci z operacyjne (dla OLH /
hemofilig AiB (ICD-10: D66, koordynatora)
D67)”
Zakres Kompleksowy program e Waski program lekowy: NPLH daje szersze pole
dedykowany chorym na skazy profilaktyka i ITI u dzieci z manewru terapeutycznego i
merytoryczny krwotoczne (hemofilia A/B, ciezkg hemofilig A/B, dostep organizacyjnego.
VWD, rzadkie niedobory, do leczenia wg kryteriow B.15 wymaga $cistej zgodnosci z
trombocytopatie) z podziatem wtgczenia. kryteriami NFZ przy pediatrii.
na moduty terapeutyczne.
Populacja Wszystkie grupy wiekowe e Dziecii mtodziez <18.r.z. Osrodek musi prowadzi¢
(dzieci, mtodziez, dorosli). réwnolegte Sciezki: pediatria
(B.15) i dorosli (NPLH) -
konieczny management przejsé.
Charakter Program polityki zdrowotnej e Program lekowy finansowany Rézne reguty rozliczen i
MZ. w ramach NFZ (roczne odptatnosci. Realizator
prawny / budzety / kontrakty programu ($wiadczeniodawca) musi znac

oba mechanizmy ksiggowe i
raportowe.

Cele

Zapewnienie zaopatrzenia.
Standaryzacja opieki.

Rozwdj OLH.

Szkolenia.

Monitoring epidemiologiczny,
logistyka.

Minimalizacja krwawien u
dzieci, ITI.

Dostep do innowacji
pediatrycznych i Scisty
monitoring skutecznosci.

NPLH = infrastruktura i logistyka.
B.15 = rygor kliniczny i
monitoring wynikéw
terapeutycznych.

Kwalifikacja

idecydent

Decyzje kliniczne w OLH wg
modutéw; wybrane moduty
wymagajg zgtoszenia do NCK.

Centralna kwalifikacja przez
Zespo6t Koordynujacy NFZ na
wniosek $wiadczeniodawcy.

B.15 konieczne przygotowanie
kompletnej dokumentacji do
Zespotu Koordynujgcego NFZ.
NPLH pozwala na wigksza
autonomig OLH, ale wymaga
zgtoszerr do NCK w okreslonych
przypadkach.

Inicjacja potrzeby

wprowadzenia

Inicjatywa moze pochodzi¢ z:
OLH (klinicysci), MZ/NCK
(strategia programu),

Inicjacja odbywa sie zwykle:
na wniosek producenta lub
rekomendacja AOTMIT.

Podobienstwa: potrzeby
zgtaszajg klinicysci i producenci.
Réznice: ,wtasciciel” inicjatywy

technologii/ HTA

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 refundaciji.

leczniczego do programu
lekowego poprzedza ocena
HTA/AOTMIT, jak i kazda

zmiang w programie lekowym.

terapii producenta (wniosek e Od strony klinicznej lekarze NPLH ma bardziej
ofertowy) lub stanowié wynik zgtaszajg koniecznos$¢ zmian programowy/strategiczny
rekomendacji AOTMIT. do Zespotu Koordynujgcego; charakter (MZ/NCK), a B.15 jest
W praktyce MZ/NCK jako NFZ uruchamia procedure instrumentem NFZ (centralna
koordynator programu ma wtaczenia do programu polityka refundacyjna).
decydujaca role w lekowego.
ksztattowaniu listy
priorytetéw.

Ocena Formalna ocena HTA nie o Witgczenie produktu Réznica: B.15 silniej osadzony w

modelu HTA » decyzja
refundacyjna.

NPLH moze korzystac z HTA, ale
wieksze pole decyzyjne ma
MZ/NCK.

Negocjacje
cenowe / warunki

kontraktu

Zakupy lekéw w NPLH sa
realizowane centralnie
(NCK/RCKiK) poprzez
przetargi/umowy ramowe.

B.15: negocjacje cenowe i
warunki refundaciji
prowadzone sg w procedurze
Ustawy o refundacji i decyzji

Réznice: B.15 czesciej stosuje
mechanizmy HTA + negocjacji
cenowych i moze formalnie
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Aspekt / NPLH 2024-2028 B.15. ,Zapobieganie Znaczenie / konsekwencje
parametr krwawieniom u dzieci z operacyjne (dla OLH /
hemofilig AiB (ICD-10: D66, koordynatora)
D67)”
»Negocjacje z producentem” refundacyjnej zawierajacej wprowadzaé outcome-based
odbywajg sig w trybie warunki dostepnosci. measurement.
zamoéwien publicznych. e Mozliwe zastosowanie W NPLH centralne przetargi
Umowy moga mie¢ okreslony MEA/RSS (umowy wynikowe, (zamdwienia publiczne),
czas obowigzywania i warunki ograniczenia wolumenowe, negocjacje majg inng forme, a
dostaw. klauzule cenowe). outcome-based kontrakty sg
Mechanizmy typu outcome- rzadziej stosowane.
based measurement sg mnie;j
sformalizowane nizw NFZ.
Gwarancja Umowy przetargowe z e W programie lekowym cena Podobienstwa: w obu
NCK/RCKiK zwykle okreslaja leku i warunki refundacyjne sa mechanizmach cena jest
ceny/umowa okres realizacjii ceny w ustalane na okres »,zamknieta” na okres
dostaw ramach kontraktu. obowigzywania decyzji kontraktu/decyzji.

Cena ustalona w umowie
obowigzuje na czas trwania
kontraktu, jednak w dtuzszym
horyzoncie brak gwarancji
statej ceny
(renegocjacje/nowe
przetargi).

refundacyjne;.

Réznica w mechanice i
czegstotliwosci rewizji (NPLH -
przetargi; B.15 - decyzja
refundacyjna).

Czas od diagnozy

do wtgczenia

Czas wtgczenia do modutu
zalezny od procedur
OLH/NCK.

Moze wystgpi¢ opdznienie
spowodowane oczekiwaniem
na decyzje Rady Programu.

Moze wystgpi¢ opdznienie
spowodowane oczekiwaniem
na decyzje Zespotu
Koordynujacego NFZ.

Brak informacji dla
rodziny/pacjenta o
przewidywanym czasie
oczekiwania na leczenie.

Modutowa lista terapii.

Szczegbdtowe, zdefiniowane

B.15 - $cista zgodnos¢ z

Schematy
. Zasada linii kosztowych dawki i schematy (dzieci): protokotem programu.

leczenia / (eskalacija). dawki FVIII/FIX, ITI. NPLH - wigksza elastycznosé,

elastycznosé e Schematy leczenia lecz wymoég dokumentacji
(nasycanie/podtrzymanie). medycznej przy zmianach.

Dostep do Dostep do modutéw e Emicizumab i wybrane EHL — OLH powinny monitorowac¢

innowacyjnych, oile sg obecnie dostep dla pediatrii w kryteria dopuszczenia innowacji i
innowacji przewidziane w programie ramach programu. przygotowywaé uzasadnienia

(wymog zgtoszen i oceny
koszt-efektywnosci).
Zmiany w leczeniu wymagaja
zgody Rady Programu.

Zmiany wymagaja zgody
Zespotu Koordynujacego.

kliniczne.

Monitorowanie

Wedtug wytycznych PTHT.
OLH odpowiada za

Szczegodtowe terminy i metody
oznaczen (np. m.

Laboratoria muszg spetniac
wymagania jakosciowe.

kliniczne monitoring, raporty i chromogenna w okreslonych Konieczno$¢ standaryzacji
i laboratoryjne ewidencje. sytuacjach), czgste metod i protokotéw badari.
oznaczenia inhibitoréow przy
PUPs i zmianach produktu.
Wymogi Siec referencyjna OLH. e Precyzyjne wymagania Zapewnienie szybkiego

laboratorium /

Rekomendowane metody i
kwalifikacje laboratoriéw.

dotyczace metod (np. testy
inhibitorowe, metoda

przeptywu wynikéw miedzy
laboratorium a lekarzem.

metody chromogenna przy
emicizumabie).
Logistyka i RCKiK + NCK: o Lekiwydawane przez Przy B.15 o$rodek organizuje

tancuch dostaw

magazynowanie, dystrybucja,
formalne zamoéwienia.

$wiadczeniodawce/apteke
szpitalng.

wydania stacjonarne.

Przy NPLH - organizacja
zgtoszen do dostaw domowych i
komunikacja z NCK/RCKiK.

Zapas i
bezpieczenstwo

dostaw

Centralne planowanie,
mozliwo$¢ rezerwy
magazynowej NCK/RCKiK.
Mechanizmy awaryjne
przewidziane w programie.

Zalezno$¢ od dostaw
realizowanych przez
dostawcow NFZ/kontrakt —
osrodek musi mieé wtasne
procedury na wypadek
brakéw/przerw w leczeniu.

NPLH daje wigksze wsparcie
logistyczne w sytuacjach
kryzysowych.

OLH musi zna¢ procedury
awaryjne dla obu programoéw.
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Aspekt / NPLH 2024-2028 B.15. ,Zapobieganie Znaczenie / konsekwencje
parametr krwawieniom u dzieci z operacyjne (dla OLH /
hemofilig AiB (ICD-10: D66, koordynatora)
D67)”
Warunki Wymogi dla produktow e Podobne wymogi na poziomie Personel apteczny/koordynator

przechowywania

biologicznych okreslone i
egzekwowane przy

apteki/oddziatu.

musi nadzorowac taricuch
chtodniczy i dokumentacje

(cold chain) dostawach. temperatur.
Zlecanie i OLH zgtasza e Zamodwienia realizuje Dwa rézne workflow zaméwien —

whnioski/zaméwienia do NCK Swiadczeniodawca/apteka w koniecznos¢ szkolenia
zamawianie wedtug wzoréw. ramach kontraktu NFZ. personelu administracyjnego.
lekow Kontrola ilosci i cykli dostaw. e Raporty w systemie

programoéw lekowych.

Systemy IT System NPLH/NCK: e System programéw lekowych Ryzyko duplikacji wpiséw.
) ) ewidencja chorych, analityka. NFZ: raportowanie, e-raporty i Lokalne procedury
integracja Integracja danych planowana rozliczenia. synchronizacji dokumentacji i
danych z NFZ/ZUS/KRUS. eksportu danych.

Raportowanie i
KPI

Raporty do MZ/NCK: liczba
pacjentoéw, zuzycie, wyniki
kliniczne, compliance.

Raporty do NFZ: zgodnosé
dawkowan, frekwencja wizyt,
wyniki monitoringu.

OLH musi prowadzi¢ réwnolegte
raportowanie - wymaga jasnych
proceséw i dedykowanej osoby

do raportowania.

Mechanizm
rozliczen i
ewidencja

finansowa

Rozliczenia w ramach
programu MZ/NCK; budzet
modutowy.

Umowy i rozliczenia
wieloletnie.

Rozliczenia NFZ z kodami
procedur i refundacja lekow.
Standardowe procedury
programow lekowych.

Dwa r6zne mechanizmy
ksiegowe — koniecznos$é
wspotpracy dziatu finansowego
OLH z MZ/NCK i NFZ.

Budzetowanie i
elastycznosé

budzetu

Wieloletnie planowanie
(2024-2028), ale koniecznos¢
korekt przy wzroscie
zapotrzebowania.

Budzet roczny NFZ -
ograniczona elastycznosé w
trakcie roku (renegocjacje z
oddziatami wojewddzkimi).

Planowanie zakupéw i rezerw
budzetowych; scenariusze
wzrostu liczby pacjentéw.

Mechanizmy

kontroli i audytu

Akredytacje OLH, audyty
NCK/MZ, inspekcje jakosci.
System ewaluacji.

Kontrola NFZ nad realizacja
programu, audyty
dokumentacji i zgodnosci z
kryteriami.

Przygotowanie do audytéw:
kompletna dokumentacja
kliniczna, zaméwienia, wydania,
raporty.

Specjalisci hematolodzy,

Specjalisci

Konieczne szkolenia personelu i

Wymagania

pielegniarki edukacyjne, pediatryczni/hematolodzy zatrudnienie
kadrowe i farmaceuci, koordynatorzy, spetniajacy kryteria NFZ. koordynatora/koordynatoréow
kompetencje rehabilitanci. e Raportowanie i nadzér nad programow.

Szkolenia w programie. realizacjg w standardowe;j

opiece.

Edukacja Program przewiduje e Gtéwnie medyczne protokoty OLH powinien integrowaé

szkolenia, materiaty dla leczenia i monitoring. edukacje i ustugi
pacjentai pacjentéw, wsparcie e Wsparcie psychospoteczne psychospoteczne w pakiecie
wsparcie koordynatoréw i rehabilitacje. zalezy od o$rodka. opieki pediatrycznej.
psychospoteczne
Przejécie Przewidziane formalne e Koniec udziatu w B.15 z dniem Wdrozy¢ protokét handover

(transition) 18+

przekierowanie pacjentéw z
pediatrii do opieki dla
dorostych w NPLH.
Rekomendacje continuity of
care.

ukonczenia 18.r.z2.;
wymagane przekazanie
dokumentacji do NPLH.

(min. 6-12 miesiecy przed 18.
r.z.), plan lekowy, logistyka
dostaw, dokumentacja.

Pacjenci
wczesniej

nieleczeni PUPs

Ujete w modutach szczegélne
zasady dotyczace ekspozycjii
monitoringu.

,»Silny fokus” na PUPs.
Czeste badania inhibitoréow i
Sciste protokoty.

Osrodek musi mie¢
przygotowany protokét dla PUPs
i $ciste Sledzenie liczby
ekspozyciji.

Zarzgdzanie
inhibitorami (ITli

PBAs)

Moduty dedykowane ITl i
leczeniu inhibitorowemu.
Dostep do bypass agents i
emicizumabu w okreslonych
przypadkach.

ITIi emicizumab w B.15:
precyzyjne kryteria i schematy
dla dzieci.

Dokumentowanie przebiegu ITI,
raporty efektéw, procedury
eskalacji do Zespotu/NCK.

Zakres

Swiadczen

Program uwzglednia
kompleksowsg opieke w OLH i

Zakres dodatkowych
$wiadczen zalezny od
kontraktu $wiadczeniodawcy.

Nalezy zapewnic $ciezke
dostepu do ustug
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(rehabilitacja,

chirurgia)

specjalistami.

Aspekt / NPLH 2024-2028 B.15. ,Zapobieganie Znaczenie / konsekwencje
parametr krwawieniom u dzieci z operacyjne (dla OLH /
hemofilig AiB (ICD-10: D66, koordynatora)
D67)”
dodatkowych wspotprace z innymi okotoleczniczych, planowanie

procedur zabiegowych.

Mechanizmy

zabezpieczen

Procedury zgtoszen, umow z
pacjentem, polityki

Wymogi dokumentacyjne NFZ
dla programéw lekowych;

Standardy prawne i RODO -
wzory zgdd i rejestrow.

ponoszone przez

leki w ramach programéw.

programu.

magazynowe; wymogi zgody rodzicéw/prawnych Procedury na wypadek
prawnych / zgody MZ/NCK. opiekundéw. sporu/audytu.
Ryzyka Ryzyko zaleznosciod budzetu | e Ryzyko przerwyw Nalezy rozwazy¢ przygotowanie
MZ. finansowaniu po 18. r.z. procedur minimalizujgcych
systemowe Potrzeba koordynacji miedzy | e Ograniczona logistyka przerwy terapeutyczne.
osrodkami. domowa.
Mozliwe luki w integracji IT. e Opoznienia decyzyjne.
Réwny dostep / Sie¢ OLH, zaplanowana na e Ograniczona liczba osrodkéw Mapowanie pacjentow i
poziomie krajowym, poprawia uprawnionych do realizacji optymalizacja wizyt.
geografia dostep. programu w niektérych Korzystanie z dostaw domowych
Konieczno$¢ dojazdéw do wojewddztwach. NPLH, tam gdzie to mozliwe.
osrodkéw w mniejszych
regionach.
Koszty Brak odptatnosci pacjenta za e Lekirefundowane w ramach Informowac pacjentéw o

ewentualnych kosztach i
dostepnych wsparciach (np.

zapasow.

pacjenta transport medyczny).
Wspétpraca z Centralne e Dostawy i dostep zalezne od Warto monitorowac statusy

zamoéwienia/koordynacja z kontraktéw i dostawcow kontraktow i dostepnos$é
dostawcamii NCK. zaangazowanych w NFZ. produktéw; budowac lokalne
przetargi Mechanizmy negocjacjiceni rezerwy.

Audyt kliniczny i

jakos¢ wynikéw

System ewaluacji programu,
KPI kliniczne.
Audyty jakosci, akredytacje.

Wyniki monitorowane przez
NFZ.

Osrodek musi raportowag i
dazy¢ do osiagniecia KPI (np.
redukcja epizodéw krwawien,
skutecznosé ITI).

Zrédto: Opracowanie wtasne 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 rysunkow

10.1. Spis tabel

Tabela 1. Klasyfikacja hemofiliiaib
Tabela 2. Populacja 0oséb z hemofilig w Unii Europejskiej — dane Swiatowej Organizaciji Zdrowia z 2023 roku

Tabela 3. Populacja os6b z hemofilia wedtug rodzaju zaburzenia krzepniecia krwi — hemofilia typu A,

hemofilia typu B, nieznany typ hemofilii, VWD, FI, Fll, FV —w Unii Europejskiej W 2023 roku

Tabela 4. Populacja oséb z hemofilig wedtug rodzaju zaburzenia krzepniecia krwi — FV+VIII, FVII FX, FXI,
FXIIl, trombastenia Glanzmanna, Zesp6t Bernarda Souliera, nieznane Zaburzenia ptytek krwi — w Unii

Europejskiej 2023 roku
Tabela 5. Liczba przypadkow z inhibitorami w hemofilii w Unii Europejskiej w 2023 roku

Tabela 6. Udziat oséb ponizej 18. r.z. i powyzej 19. r.z. z ciezkimi przypadkami zaburzen krzepniecia krwi

stosujgcych profilaktyke w krajach Unii Europejskiej w 2023 roku

Tabela 7. Wykorzystanie koncentratu czynnika VIII krzepniecia w krajach Unii Europejskiej w 2023 roku
Tabela 8. Wykorzystanie koncentratu czynnika VIl krzepniecia w krajach unii Europejskiej w 2023 roku
Tabela 9. Wykorzystanie koncentratu czynnika IX krzepniecia w krajach unii Europejskiej w 2023 roku
Tabela 10. Wykorzystanie koncentratu czynnika IX krzepniecia w krajach unii Europejskiej w 2023 roku
Tabela 11. Wykorzystanie emicizumabu w krajach Unii Europejskiej w 2023 roku

Tabela 12. Wykorzystanie czynnika FEIBA (czynnik omijajacy aktywnos$¢ inhibitora czynnika VIII) i rFVlla

(rekombinowany czynnik Vlla) 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 osrodki

leczenia, rejestry i liczba pacjentéw z hemofilig w krajach Unii Europejskiej

Tabela 15. Elementy systemu opieki nad pacjentami z hemofilia w krajach UE
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Tabela 16. Lista osrodkow realizujgcych Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne

Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028, dane NCK

Tabela 17. Koszty catkowite realizacji Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne

Skazy Krwotoczne w latach 2024-2028 (w zt)

Tabela 18. Ilosci produktéw leczniczych przewidzianych do zakupu w poszczegdlnych latach realizacji

Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028

Tabela 19. Wartos$¢ kontraktéw na realizacje programu lekowego B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u

dzieci z hemofilig Ai B w latach 2021-2025”

Tabela 20. Warto$¢ swiadczen i produktéw leczniczych w ramach kontraktéw na realizacje programu

lekowego B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B” w latach 2021-2025

Tabela 21. Ranking wartosci kontraktéw na realizacje programu lekowego B.15. ,Zapobieganie

krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B” w latach 2021-2025

Tabela 22. Ranking wartosci swiadczen i produktéw leczniczych w kontraktach na realizacje programu

lekowego B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B” w latach 2021-2025

Tabela 23. Liczba rozliczonych jednostek w poszczegélnych zakresach oraz liczba oséb objetych

programem lekowym B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B” w 2024 roku

Tabela 24. Liczba leczonych pacjentdw poszczegélnymi lekami w programem lekowym B.15.

»Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B” w latach 2019-2024
Tabela 25. Analiza SWOT NHPL i Programu B.15

Tabela 26. Analiza poréwnawcza NPLH 2024-2028 i Programu lekowego B.15

10.2. Spis rysunkow

Rysunek 1. Wykorzystanie czynnika VIII/IU na mieszkanca w Europie w 2023 roku
Rysunek 2. Wykorzystanie czynnika IX/IU na mieszkarica w Europie w 2023 roku
Rysunek 3. Liczba osrodkéw leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych w krajach Unii Europejskiej

Rysunek 4. Wartos¢ kontraktéw na realizacje programu lekowego B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u

dzieci z hemofilig Ai B” w latach 2021-2025
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Rysunek 5. Zmiana rok do roku wartosci kontraktdw na realizacjE programu lekowego B.15. ,,Zapobieganie

krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B” w latach 2021-2025

Rysunek 6. Wartos¢ swiadczen i produktéw leczniczych w ramach kontraktéw na realizacje programu

lekowego B.15. ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci zhemofilig Ai B” w latach 2021-2025

Rysunek 7. Udziat wartosci swiadczen i produktow leczniczych w kontraktach na realizacje programu

lekowego B.15. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B” w latach 2021-2025

Rysunek 8. Liczba leczonych pacjentéow poszczegélnymi lekami w programem lekowym B.15.

»Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B” w latach 2019-2024

Rysunek 9. Alternatywne scenariusze finansowania innowacyjnego leczenia chorych na hemofilie
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