¢

HCS

Navigator

Hemofilia w systemach ochrony zdrowia
w Polsce i na Swiecie

|zabela Obarska
Warszawa, 22 stycznia 2019

HealthCare System Navigator Sp. z 0.0. ul. Zwyciezcow 40/42 NIP 1132973929
www.hcsnavigator.pl 03-938 Warszawa




Epidemiologia

‘ X



Zgodnie z danymi World Federation of Hemophilia czestosc
wystepowania hemofilii ocenia sie na ok. 1/10 000 urodzen.

Liczbe 0sob chorych na hemofilie na catym Swiecie szacuje sie na ok.
400 000, przy czym zidentyfikowanych i potwierdzonych przypadkow
jest ponad 300 000.

Zrédto: Report On The Annual Global Survey 2017
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Figure A. Identified patients over time — all bleeding disorders
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Zasady organizacji optymalnej opieki
nad chorymi na hemofilie




»European Principles of Haemophilia Care” —

dokument zaakceptowany przez Europejskie Konsorcjum
Chorych na Hemofilie (EHC), Swiatowa Federacje Chorych
na Hemofilie (WFH) oraz zatwierdzony przez Parlament
Europejski w 2009 .
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10 zasad organizacji opieki nad chorymi na hemofilie

1. Stworzenie centralnej organizaciji realizujgcej opieke nad chorymi na hemofilie.

2. Prowadzenie krajowego rejestru chorych na hemofilie.

3. Utworzenie sieci osrodkdw realizujgcych wielospecjalistyczng i kompleksowg opieke oraz osrodkow leczenia
hemofilii.

4. Rownorzedna wspdtpraca w zakresie swiadczenia opieki dla chorych na hemofilie — klinicystow, przedstawicieli
pacjentow, resortow odpowiedzialnych za sprawy zdrowia i kwestie socjalne oraz organizacji Swiadczacych
opieke dla 0s6b z hemofilia.

5. Zapewnienie dostepu do skutecznego i bezpiecznego leczenia suplementacyjnego niedoborowymi czynnikami
krzepniecia w optymalnych dawkach.

6. Dostep do leczenia domowego.

7. Dostep do leczenia profilaktycznego.

8. Natychmiastowy dostep do leczenia (pomoc dorazna) w sytuacjach krytycznych — w ramach szpitalnych
oddziatow ratunkowych oraz specjalistycznej opieki medyczne;.

9. Dostep do lekow omijajgcych inhibitor, do leczenia indukujgcego tolerancje immunologiczng oraz do terapii
skutkow krwawien.

10. Zapewnienie wysokiego poziomu ksztatcenia lekarzy oraz dalsze prowadzenie badan naukowych nad

hemofilia.
. Zrédto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie \‘
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Stan realizacji w Polsce

1. Przedstawiciele lekarzy, organizacji chorych na hemofilie oraz Ministerstwa Zdrowia formalnie uczestniczg

w pracach.

2. Rejestr chorych na hemofilie wcigz wymaga doskonalenia.

3. Nie dziatajq osrodki opieki kompleksowej dla chorych na hemofilie.

4. Wspotpraca istnieje, ale wiele jest jeszcze do zrobienia.

5. Poziom zuzycia czynnika krzepnigcia na mieszkanca na rok wzrasta od momentu wprowadzenia Narodowego
Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne, ale poziom dostepnosci do czynnikdw
rekombinowanych wcigz pozostaje ponizej poziomu w innych krajach europejskich.

6. Nie wszyscy chorzy na hemofilie w Polsce majg dostep do leczenia domowego, jedynie niewielka grupa
chorych pediatrycznych ma dostep do bezposrednich dostaw czynnikow krzepnigcia do domu.

7. Leczenie rekombinowanymi czynnikami krzepnigcia dostepne jest jedynie w ramach profilaktyki u dzieci, ktére
nie byly leczone czynnikami osoczopochodnymi w przesztosci.

8. Teoretycznie wszyscy pacjenci w sytuacjach zagrozenia zycia majg dostep do leczenia, jednak w praktyce
zdarzaty sie na tym polu zaniedbania.

9. Wszyscy pacjenci majg dostep do lekéw omijajacych inhibitor, do leczenia indukujacego tolerancije
immunologiczng oraz do terapii skutkow krwawien.

10. W Polsce wiekszosc¢ lekarzy hematologdw ma dostep do odpowiedniego ksztatcenia w zakresie
postepowania z chorymi na hemofilie, jednak nie wszyscy lekarze pozostatych specjalnosci majg wystarczajacqy
wiedze w tym zakresie.

Zrodto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie
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Centralne organizacje realizujgce opieke nad chorymi na

hemofilie
W 18 krajach Europy dziata Narodowa Rada ds. Hemofilii lub grupa
koordynujaca.
W 12 krajach:

Albanii, Czechach, Finlandii, Francji, Grecji, Irlandii, Polsce, Serbii,
Stowacji, Stowenii, Wielkiej Brytanii i we Wioszech,

organizacje te w sposob formalny uczestniczg w organizowaniu
narodowych osrodkow opieki nad chorymi na hemofilie,

w pozostatych 6 krajach:

Belgii, Holandii, Hiszpanii, na Litwie, w Niemczech i w Turcji,

sg to grupy nieformalne.

Zrédto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie \‘
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Narodowy rejestr chorych na hemofilie

W wiekszosci krajow Europy prowadzone sg narodowe rejestry chorych
na hemofilie.

Do nielicznych krajow, w ktorych brak jest takich rejestrow naleza;
Albania, Belgia, Dania, Finlandia, Holandia, Macedonia, Portugalia,
Ukraina, Wegry, Estonia, Litwa i Lotwa.

W Polsce i Butgarii rejestry sg niekompletne.

Od 1991 roku w Instytucie Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie
prowadzony jest rejestr chorych na hemofilie i inne skazy
krwotoczne.

. Zrédto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie \‘
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Osrodki opieki kompleksowej

W sktadzie zespotu realizujgcego kompleksowa opieke, wedtug
WFH, powinni sie znalez¢: dyrektor medyczny (hematolog lub lekarz
z doswiadczeniem w zakresie hemostazy), pielegniarki, specjalisci
zajmujacy sie zapobieganiem i leczeniem powiktan choroby
(fizjoterapeuta, psycholog, ortopeda, reumatolog), diagnosta
laboratoryjny, pracownik socjalny.

W miare mozliwosci w sktad zespotu powinni wejsS¢ takze: specjalista
leczenia bolu, stomatolog, genetyk, hepatolog, specjalista chorob
zakaznych, ginekolog, doradca zawodowy.

Zrodto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie
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Osrodki opieki kompleksowej
Osrodki dziatajg w 24 krajach Europy.

Osrodkow nie ma w: Albania, Bosni i Hercegowinie, Butgarii, na
Litwie, Lotwie, w Macedonii, Portugalii, Serbii, na Ukrainie, na Wegrzech
oraz w Polsce.

Zrodto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie @
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Zespotowe podejmowanie decyzji dotyczace opieki nad
chorymi na hemofilie

W podejmowaniu decyzji dotyczacych opieki nad chorymi na hemofilie
na szczeblu krajowym lub regionalnym, powinni uczestniczy¢ klinicysci
| przedstawiciele chorych w rownorzednej wspotpracy z resortami
odpowiedzialnymi za sprawy zdrowia | kwestie socjalne oraz
organizacjami Swiadczacymi opieke dla osob z hemofilia.

Zrédto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie
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Zespotowe podejmowanie decyzji dotyczace opieki nad
chorymi na hemofilie

W procesie wyboru produktow leczniczych do leczenia chorych na hemofilie,
w wiekszosci krajow europejskich uczestniczy Minister Zdrowia.

W 6 krajach: Irlandia, Polska, Rosja, Serbia, Stowacja i Wielka Brytania
uczestniczg w tym procesie narodowe organizacje chorych na hemofilie.

W 7 krajach: Biatoru$, Finlandia, Irlandia, Serbia, Stowacja, Wielka Brytania
| Wtochy — narodowe komitety ds. zamowien publicznych.

W Irlandii organizacja chorych na hemofilie dziata formalnie, jako narodowy
komitet ds. zamowien publicznych w zakresie zakupu koncentratow czynnikow
krzepniecia.

W 17 krajach organizowane sg krajowe przetargi na koncentraty czynnikow
Krzepniecia.

Zrodto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie \§
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Dostep do skutecznego i bezpiecznego leczenia
suplementacyjnego

Zgodnie z europejskim standardem opieki nad chorymi na hemofilie
miernikiem dostepnosci do wtasciwego leczenia u chorych na hemofilie
A jest poziom zuzycia czynnika VIl na mieszkanca na rok.

Przyjmuie sie, Ze zuzycie na poziomie:

e 1].m. pozwala przezyc,

« 1-3].m. pozwala na funkcjonalng niezaleznosc,

« 3-5].m. gwarantuje profilaktyke artropatii,

« 5-7).m. pozwala na zachowanie petnej aktywnosci zyciowe;.

Zrédto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie
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Dostep do skutecznego i bezpiecznego leczenia
suplementacyjnego

W 2016 rekomendowane minimum zuzycia czynnika VIl
zostato podniesione z 3 (rekomendacja z 2013) do 4 IU/osobe
Z populacji catkowite).

Zrodio: Wild bad Kreuth IV consensus recommendations 2016
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Figure C4a. Mean per capita factor VIl use in 2017 — regional and

GNI comparisons of 1U/total population: Europe
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Figure C4b. Mean per capita factor IX use in 2017 - regional and

GNI comparisons of 1U/total population: Europe
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Udziat czynnika VIIl osoczopochodnego
i rekombinowanego w zuzyciu w Europie
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Leczenie domowe

Na podstawie danych z 2012 roku, leczenie w warunkach domowych
jest dostepne w 32 krajach Europy, a w 13 krajach leki sg dostarczane
bezposrednio do domu chorych.

W 19 krajach (w tym w Polsce) 75-100% chorych na hemofilie moze
skorzystac z terapii prowadzone] w warunkach domowych, w 5 krajach
50-75% chorych, a w kolejnych 5 krajach zaledwie 10-50% chorych.

Zrédto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie \‘
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Dostep do skutecznego i bezpiecznego leczenia
profilaktycznego

Leczenie profilaktyczne jest dostepne dla wszystkich chorych na
hemofilie w 18 krajach, dla niektorych chorych na hemofilie w 13 krajach
| w 3 krajach (Grecja, Litwa, Macedonia) jest dostepne tylko dla dzieci.

Zrédto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie \‘
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Dostep do skutecznego i bezpiecznego leczenia
profilaktycznego

Prawie we wszystkich krajach UE, profilaktyka jest stosowana u dzieci
Z ciezkg postacig hemofilii, od 2-3 r.z.

W 18 krajach 75-100% dzieci chorych na ciezkg posta¢ hemofilii ma
dostep do profilaktyki niedoborowymi czynnikami krzepniecia,

w 6 krajach 50-75% dzieci z hemofilig moze otrzymywac czynniki
krzepniecia profilaktycznie, a w 7 krajach — zaledwie 1-25% dzieci.

W Szwecji 76-100% dorostych chorych na hemofilie moze przyjmowac
leczenie profilaktyczne.

W 10 krajach, 26-50% dorostych chorych na hemofilie ma dostep do
profilaktyki, w tym w Polsce.

' Zrédto: Hemofilia. Systemy zarzadzania i gospodarowania czynnikami krzepniecia w Polsce i Europie \‘
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Dostep do lekow omijajacych inhibitor, do leczenia
indukujacego tolerancje immunologiczng oraz do terapii
skutkow krwawien

Leczenie indukujgce immunotolerancje jest dostepne dla wiekszosci
chorych z 18 krajow.

W 6 krajach:

Albania, Bosnia - Hercegowina, Butgaria, Macedonia, Rumunia, Serbia
chorzy, u ktorych wystepuja inhibitory niedoborowych czynnikow
Krzepniecia, nie majg szansy na odpowiednig terapie.
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Dostep do lekow omijajacych inhibitor, do leczenia
indukujacego tolerancje immunologiczna oraz do terapii
skutkow krwawien

Chorzy z inhibitorem przetaczajg sobie codziennie ogromne
dawki czynnika VIII (8000 -16000 j.m. na dobe) w programach
wywotywania tolerancji immunologiczne).
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Organizacja opieki nad chorymi na
hemofilie w Polsce




Zaopatrzenie w produkty lecznicze

Zaopatrzenie chorych na hemofilie A i B w koncentraty krzepniecia odbywa sie
w ramach dwoch programow:

1. ,Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne na lata 2019-2023”

2. Programu lekowego ,B.15. Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig Ai B”

Narodowy Program jest finansowany z budzetu Ministerstwa Zdrowia (z budzetu
bedacego w dyspozycji Ministra Zdrowia z czesci 46 — Zdrowie, dziatu — 851 -
Ochrona zdrowia, rozdziatu 85149 — Programy polityki zdrowotnej).

Program lekowy jest finansowany w ramach srodkdw przeznaczonych na leczenie
przez Narodowy Fundusz Zdrowia.
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Populacja leczona

1. Liczba chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne w Polsce
wykazana w bazie danych prowadzonej przez Instytut Hematologii

| Transfuzjologii w Warszawie — 5708 (stan na marzec 2018).

2. Liczba chorych, ktorzy w 2017 roku przynajmniej raz pobrali
koncentrat czynnika krzepniecia lub desmopresyne w ramach
,Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne
Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018" — 2713

3. Liczba chorych, ktorzy otrzymujg koncentrat czynnika krzepniecia

w ramach programu ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig
AiB" - 362 (stan na czerwiec 2018 roku).
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Program lekowy ,,B.15. Zapobieganie krwawieniom
u dzieci z hemofilig A i B”

Program obejmuje pierwotng i wtorng profilaktyke krwawien oraz
leczenie hemofilii powiktanej nowo powstatym inhibitorem.

Koncentraty rekombinowanych czynnikow krzepniecia VIII fub

IX, minimum drugiej generacji moga byc¢ zastosowane wytgcznie

w profilaktyce pierwotnej nowozdiagnozowanych dzieci wczesnigj nie
leczonych czynnikami osoczopochodnymi.
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie
| Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019 - 2023

Programem sg objeci chorzy z rozpoznaniem:
hemofilia A

hemofilia A powiktana inhibitorem
nabyta hemofilia A

hemofilia B

hemofilia B powiktana inhibitorem
choroba von Willebranda

nabyty zespdt von Willebranda
niedobory fibrynogenu

9. niedobor protrombiny

10. niedobor czynnika: V, VII, X ,XI, XII,

11.  zlozony niedobor czynnika Vi VIII

12.  ztozony wrodzony niedobor czynnika Il, VI, IX, X
| wiele innych

Nk LD =
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie
| Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019 - 2023

W programie pacjenci otrzymujg produkty lecznicze na podstawie
zamowienia indywidualnego na produkty krwiopochodne,
rekombinowane koncentraty czynnikow krzepniecia oraz desmopresyne,
ktore wystawiC¢ moze lekarz dowolnej specjalnosci.

W ramach programu zapewnia si¢ powszechng dostepnosc produktow
leczniczych dla pacjentow z inhibitorem oraz bez inhibitora na
nastepujace wskazania:

* leczenie domowe, w tym:
leczenie krwawien, immunotolerancie, witdrng profilaktyke u dorostych
chorych, wtorna profilaktyke dla dzieci, ktdre nie moga korzystac
Z programu lekoweqo (np. z uwagi na inhibitor),

* leczenie ambulatoryjne,
* leczenie szpitalne.
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie
| Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019 - 2023

Cel gtowny:

Zapewnienie opieki i poprawa standardu leczenia.

Cele szczegotowe:

1. Poprawa jakosci zycia i zmniejszenie chorobowosci poprzez objecie
chorych opiekg w specjalistycznych osrodkach.

2. Zaopatrzenie w leki, poprawa jakosci obstugi poprzez zmniejszenie

ucigzliwosci zwigzanych z odbiorem produktow leczniczych, celem
prowadzenia profilaktyki i leczenia domowego.

3. Wzmocnienie nadzoru nad stosowaniem produktow leczniczych,
skoordynowanie dziatan na szczeblu ogolnopolskim oraz
podniesienie wiedzy personelu medycznego zaangazowanego w
sprawowanie specjalistycznej opieki nad tg grupg chorych oraz

monitorowanie leczenia z wykorzystaniem rejestru medycznego

chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne.
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie
| Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019 - 2023

Najlepszym modelem organizacji opieki nad omawiang grupg chorych
jest zgodnie z zapisami programu sieC wspotpracujacych ze sobg
wyspecjalizowanych poradni, klinik, oddziatow szpitalnych o profilu
hematologii oraz onkologii I hematologii dzieciecej, z wyodrebnionymi
dwoma osrodkami krajowymi dla dorostych oraz dla dzieci.
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie
| Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019 - 2023

W ramach programu zapewnione sg nastepujace produkty lecznicze:

1. koncentraty czynnika VIl i IX niezaleznie od wieku,

2. koncentraty rekombinowanych czynnikow krzepniecia VIl i IX dla
dzieci i dorostych, ktorzy nie otrzymywali wczesniej osoczopochodnych
koncentratow czynnikow krzepniecia VIl i IX w ramach programu
lekowego,

3. koncentraty rekombinowanych czynnikow krzepniecia VIl i IX dla
pacjentow, u ktorych stwierdzono dziatania niepozadane po stosowaniu
wiecej niz jednego osoczopochodnego koncentratu czynnika

krzepniecia VIl lub IX | zostato to udokumentowane oraz zgtoszone do
URPLWMiPB,

\Q
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie
| Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019 - 2023

W ramach programu zapewnione sg nastepujace produkty lecznicze:
4. emicizumab, wieprzowy rekombinowany czynnik VIII, czynniki
krzepniecia o przedtuzonym dziataniu oraz inne nowo rejestrowane
produkty lecznicze do leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych po spetnieniu tgcznie trzech kryteriow:

* zgtoszenie pacjentow do Rady Programu,

 wykazanie efektywnosci klinicznej lub kosztowej, w ramach
mozliwosci budzetu,

* pozytywna opinia AOTMIT odnosnie wskazania do stosowania leku.
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie
| Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019 - 2023

W ramach programu przewidywane sa m.in. nastepujace interwencije:

1. Powotanie i funkcjonowanie osrodkow leczenia hemofilii
| pokrewnych skaz krwotocznych oraz objecie pacjentéw
kompleksowq opiekg w tych osrodkach.

2. Zakupy centralne produktow leczniczych.

3. Powierzenie funkcji konsultacyjnej oraz szkoleniowej osrodkom
referencyjnym drugiego stopnia zlokalizowanym w Warszawie,
.. Instytutowi Hematologii i Transfuzjologii oraz Samodzielnemu
Publicznemu Dzieciecemu Szpitalowi Klinicznemu.

4. Powotanie Rady Programu.

5. Utworzenie | prowadzenie rejestru medycznego chorych na
hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne.
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Osrodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych

Zadania osrodka:

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

2) sprawowanie nadzoru nad leczeniem w warunkach domowych, prowadzenie
instruktazu dla pacjentow i ich rodzin w zakresie bezpiecznego stosowania produktow
leczniczych, zasad ich podawania i sposobu przechowywania,

3) regularna ocena stanu zdrowia chorych,

4) potwierdzanie wykonywanych zadan poprzez wystawianie i aktualizacje kazdemu
pacjentowi karty postepowania,

5) prowadzenie depozytu koncentratow czynnikow krzepniecia i desmopresyny na
podstawie umowy zawartej z RCKIK,

6) catodobowy dyzur konsultacyjny dla innych podmiotow leczniczych, w tym lekarzy
podstawowej opieki zdrowotnej i Panstwowego Ratownictwa Medycznego,
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Osrodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych

Zadania osrodka:

/) wprowadzanie danych pacjentow do rejestru medycznego chorych na hemofilie
| pokrewne skazy krwotoczne,

8) weryfikacja dorostych pacjentow, ktorzy nie byli dotychczas leczeni
osoczopochodnymi koncentratami czynnikow krzepniecia VIl i IX oraz wydanie opinii
Radzie Programu w tym zakresie,

9) zgtaszanie pacjentow do Rady Programu do dostaw domowych,

10) zgtaszanie pacjentow do Rady Programu do nowoczesnych terapii,

11) przedstawicielstwo w Radzie Programu,

12) kierowanie kadry medycznej na szkolenia prowadzone przez osrodki leczenia
hemofilii, ktorym powierzono funkcje konsultacyjng i szkoleniowa,

13) konsultacje dla pacjentow w osrodku leczenia, telefonicznie lub drogg
elektroniczna,

14) diagnostyka hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych — finansowana ze srodkow
NFZ.
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Zakupy centralne produktow leczniczych

Podstawowe zasady zakupow centralnych:

1. Zakup bedzie dokonywany przez Narodowe Centrum Krwi, za

posrednictwem Zaktadu Zamowien Publicznych przy Ministrze Zdrowia.
Koncentraty czynnikow krzepniecia VIl i IX bedg kupowane bez réznicowania na
produkty osoczopochodne i rekombinowane oraz bez preferencji za czas dziatania.

2.Koncentraty czynnikow krzepnigcia VIl i IX dla dzieci, bedg kupowane za
posrednictwem Zaktadu Zamowien Publicznych przy Ministrze Zdrowia, we wspdlnych
postepowaniach o udzielenie zamoéwien publicznych przez Narodowe Centrum Krwi
oraz jednostke koordynujaca program lekowy ,Zapobieganie krwawieniom u dzieci

z hemofilie Ai B”.

Celem wspolnych przetargdw bedzie koordynacja metod zakupu produktow
leczniczych w obydwu programach, przede wszystkim zakup tych samych produktow
leczniczych dla dzieci w obydwu programach, z uwzglednieniem mozliwosci
zapewnienia takich samych ustug towarzyszacych.
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Rada Programu

Rade Programu powotuje Minister Zdrowia z przedstawicieli
osrodkow leczenia hemofilii | pokrewnych skaz

krwotocznych, stowarzyszen chorych na hemofilie i pokrewne
skazy krwotoczne, Ministerstwa Zdrowia oraz Narodowego
Centrum Krwi.




Rada Programu

Zadania:

1) doradzanie i tworzenie rekomendacji dla MZ,

2) ewaluacja realizacji programu,

3) merytoryczna ocena i analiza stopnia osiggniecia celow programu,

4) okreslenie szczegotowych kryteriow kwalifikacji do dostaw domowych
koncentratow czynnikow krzepniecia i kwalifikowanie pacjentow do tych
dostaw; kryteria powinny uwzgledniac co najmniej odlegtoS¢ miejsca
zamieszkania od miejsca odbioru produktu leczniczego, sytuacje rodzinng
pacjenta, tj. czy prowadzi jednoosobowe gospodarstwo domowe, mozliwos¢
zapewnienia opieki przez pozostatych cztonkdw rodziny, itp.

5) przyjmowanie i opiniowanie zgtoszen pacjentéw do leczenia nowoczesnymi
lekami,
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Rada Programu

Zadania:

6) rekomendowanie NCK podmiotow leczniczych, w ktorych powinny by¢
tworzone depozyty koncentratow czynnikow krzepniecia,

7) inicjatywa w zakresie proponowania MZ rekomendacji dotyczacych
wprowadzenia do programu nowych zadan oraz odstepowania od

kontynuowania zadan juz realizowanych, w tym wprowadzania do programu

nowo rejestrowanych produktow,

8) inicjatywa w zakresie proponowania MZ rekomendacji z zakresu ratownictwa
medycznego chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne,

9) opracowywanie coroczne i po zakonczeniu realizacji programu, raportu dla

MZ zawierajgcego ocene programu, w terminie wskazanym przez MZ.
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Rejestr medyczny chorych na hemofilie i pokrewne skazy
krwotoczne

Zakres danych:
1) zuzycie koncentratow czynnikow krzepniecia i desmopresyny,

)
3)
4) choroby wspdfistniejace,

5) wyniki stanu fizycznego pacjenta,

6) zastosowane metody obrazowania,

7) wyniki czynnosciowe,

8) przebyte operacje chirurgiczne,

9) data i przyczyna zgonu,

10) jakos¢ zycia pacjenta oraz generowane koszty, np. liczba dni
opuszczonych w szkole lub w pracy.
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie
| Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019 - 2023

Program zaktada nastepujgce mierniki efektywnosci realizacj:

1. Liczba pacjentow objetych opiekg osrodkow leczenia hemofilii i pokrewnych

skaz krwotocznych na koniec 2023 roku, ktorym zatozono karty postepowania

powinna wynie$¢ 6 000.

2. Przewiduje sie wzrost Sredniego rocznego zuzycia poszczegolnych

produktow leczniczych na mieszkanca kraju do wartosci zblizonej do krajow

,starej Unii".

3. Przewiduje sie wzrost ilosci koncentratow rekombinowanych czynnikow

krzepniecia VIII i IX, w celu zabezpieczenia zwigkszonego zuzycia

wynikajgcego:

* ze zwigkszenia liczby dzieci, ktore nie otrzymywaty wczesniej produktow
osoczopochodnych oraz ze wzrostu ich wagi ciata,

 z koniecznosci zabezpieczenia leku dla dorostych uczulonych na produkty
osoczopochodne.
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2019 2020 2021 2022 2023

czynnik VIII* (.m.) 530 599 668 758 8,00

czynnik IX* (j.m.) 075 086 097 1,04 111

* Do wyliczenia wartosci zuzycia koncentratdw czynnikow krzepnigcia VIII i IX na mieszkanca kraju
sumowane sg koncentraty osoczopochodnych i rekombinowanych czynnikéw krzepniecia VIl i IX w ramach

rogramul. Q
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2019/2018 2020/2019 2021/2020 2022/2021

2023/2022

czynnik VIIIF Gm.)  12% 13% 12% 13% 6%

czynnik IX* (j.m.) 39% 15% 13% 7% 6%
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie
| Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019 - 2023

Program zaktada nastepujace mierniki efektywnosci realizaci:
4. Liczba pacjentow objetych dostawami domowymi koncentratow czynnikow
krzepniecia ze srodkéw programu wyniesie 200 oséb.

Dostawami domowymi objeci sg pacjenci majacy trudnosci w poruszaniu sie.
Dostawy domowe beda docelowo realizowane przez wykonawce
dostarczajacego produkt leczniczy.
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Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie
| Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019 - 2023

Koszty programu:

2019 — 284 690 000 zt (w tym koszt produktow leczniczych —
282 700 000 zt)

2023 - 384 334 000 (w tym koszt produktow leczniczych —
384 334 000 zt)




Dziekuje za uwage




