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I. Opis choroby lub problemu zdrowotnego i uzasadnienie wprowadzenia programu
polityki zdrowotne;j.

I.1. Opis problemu zdrowotnego.

Problem zdrowotny obejmuje wrodzone i nabyte niedobory czynnikéw krzepnigcia oraz immunokoagulopatie i
trombocytopatie, ktére s chorobami rzadko wystepujacymi.

Najczgsdciej odnotowywana w Polsce skaza krwotoczna to hemofilia. Istnieja dwa rodzaje hemofilii: hemofilia A
powodowana niedoborem czynnika krzepniecia VIII i hemofilia B, ktérej przyczyna jest niedobor czynnika
krzepnigcia IX. Czynniki krzepnigcia sg to biatka wystepujace w osoczu krwi, ktére odpowiadajg za wieloetapowy
proces krzepnigcia krwi. Czestosé wystgpowania hemofilii w Polsce oceniono na 1:12 300 mieszkancow. Obydwa
rodzaje hemofilii dziedzicza si¢ jako cechy recesywne, sprzezone z plcig i majq taki sam obraz kliniczny. Ich
réznicowanie jest mozliwe tylko za pomoca badan laboratoryjnych. Zaleznie od stopnia niedoboru czynnika
krzepnigcia hemofilia moze mieé przebieg cigzki (aktywnosé czynnika VIII lub IX <1 jm./d)), umiatkowany (7-<5
Jo./d) lub lagodny (>5-<50 jm./dl). Pokrewne hemofilii skazy krwotoczne, powodowane wrodzonym
niedoborem innych czynnikéw krzepniecia, dziedziczg si¢ w sposéb autosomalny 1 wystepuja z réwna czestoscia
u kobiet 1 mezezyzn.

Za najczescie] wystepujaca na $wiecie wrodzona skaze krwotoczna uznaje si¢ chorobe von Willebranda. Ocenia
si¢, ze objawowa choroba von Willebranda wystepuje z czestoscig 1 na 1 000-10 000 oséb, zas bezobjawowe
wrodzone defekty czynnika von Willebranda stwierdza si¢ nawet u co 100 osoby (7% ogdé/u ludnosci). Niedobory
pozostatych czynnikéw krzepniecia (fibrynogenu, cgynnikow: I, V, VI, X, X1, XIII) spotyka si¢ rzadko. W Polsce
(podobnie jak w innych krajach europejskich) czwarta najczesciej wystepujaca wrodzong skaza krwotoczng wynikajaca z
niedoboru czynnika krzepnigcia krwi jest hypoprokonwertynemia, czyli niedobor czynnika VII.

Tak jak w przypadku innych rzadko wystepujacych choréb, koszty leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych sa wysokie. Wytwarzanie koncentratéw czynnikdéw krzepnigcia, stanowiacych podstawe terapii, jest
oparte o nowoczesne i zaawansowane technologie, co tlumaczy ich wysoka ceng. Jedynie cz¢$¢ grupy pacjentéw
z tagodnymi postaciami hemofilii A, choroby von Willebranda lub innych skaz krwotocznych, kwalifikuje si¢ do
leczenia desmopresyna. Desmopresyna jest to produkt leczniczy powodujacy zwickszenie stezenia we krwi
czynnika VIII i czynnika von Willebranda, a takze produkt wykorzystywany we wrodzonych ptytkowych skazach
krwotocznych.

Pacjenci z niedoborami czynnikéw krzepniecia krwi wymagaja zapewnienia szybkiego i stalego dostgpu do
koncentratow czynnikéw krzepniecia lub w niektorych przypadkach desmopresyny. Bez stalego dostepu do tych
produktéw leczniczych nie jest mozliwe ptynne prowadzenie diugoterminowej profilaktyki. Ponadto, w przypadku
leczenia na zadanie, im szybciej zostanie wstrzykniety odpowiedni koncentrat, tym szybciej zostanie zahamowane
krwawienie.

Samoistne krwawienia do stawow sa gléwnym objawem cigzkiej hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych.
Bardzo niebezpieczne sq samoistne krwawienia do narzadéow wewnetrznych i jam ciala, np. wylewy krwi
srédczaszkowe, krwotoki z przewodu pokarmowego, krwiaki zaotrzewnowe, ktoére stanowia bezposrednie
zagrozenie zycia. Réwnie niebezpieczne 1 to niezaleznie od stopnia ci¢zkosci hemofilii sa wylewy krwi w
nastepstwie urazéw. Nalezy podkreslié, ze zadna operacja chirurgiczna i zabieg inwazyjny nie moga by¢
bezpiecznie przeprowadzone u o0séb z wrodzonymi skazami krwotocznymi bez uzupelnienia (substytugi)
niedoborowego czynnika krzepnigcia krwi.
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Wysoki standard opieki medycznej nad omawiang grupa pacjentéw moga zapewni¢ jedynie wybrane osrodki
medyczne, albowiem tak jak w przypadku innych, rzadko wystepujacych choréb, liczba ekspertéw w omawianej
dziedzinie jest stosunkowo niewielka, a odpowiednia baza laboratoryjna i do$wiadczona kadra medyczna sa
zgrupowane w nielicznych osrodkach o profilu hematologii oraz onkologii i hematologii dziecigce;.

Jednym z najwickszych wyzwan w opiece nad omawiana grupa pacjentdéw jest wlasciwa organizacja tej opieki. Od
dekad wiadomo, ze rzadko wystepujace choroby stanowia problem dla systeméw opieki zdrowotnej. Niewielka
liczba ekspertow dedykowanych rzadko wystepujacej chorobie (b grupie chordb, jak to ma miejsce w prypadken skaz
krwotocznych) powoduje, ze najlepszym rozwiazaniem jest ,,Roncentrowanie wiedyy” w danej dziedzinie w
wyspecjalizowanych osrodkach medycznych. Liczba takich dedykowanych osrodkéw w danym kraju powinna
odpowiadac skali problemu. W o$rodkach musi by¢ dostepna odpowiednia baza laboratoryjna, gdyz niektore testy
laboratoryjne sa $cisle dedykowane rozpoznawaniu i monitorowaniu wylacznie skaz krwotocznych. Nadto osrodki
te musza dysponowa¢ dos$wiadczong kadra lekarsko-pielegniarska, wspolpracowaé ze specjalistami z innych
dziedzin w celu zapewnienia kompleksowej opieki dla chorych na wrodzone i1 nabyte skazy krwotoczne.
Najbardziej wyspecjalizowane o$rodki medyczne powinny ponadto uczestniczy¢ w naukowych programach
badawczych i szkoleniowo-edukacyjnych w celu podnoszenia wiedzy w danej dziedzinie na terenie dzialania
osrodka i w skali calego kraju. Najlepszy model organizacji opieki nad omawiang grupa chorych, to sie¢
wspolpracujacych ze soba wyspecjalizowanych poradni, klinik, oddzialéw szpitalnych o profilu hematologii oraz
onkologii i hematologii dziecigcej, z wyodrebnionymi dwoma o§rodkami krajowymi (dla dorostych oraz dla dzieci).
Sie¢ ta powinna by¢ powiazana systemami elektronicznymi umozliwiajacymi zbieranie danych epidemiologicznych
1 medycznych na temat pacjentéw, co z kolei pozwoli lepiej planowac dalsze dzialania leczniczo-organizacyjne na
tym polu. Taki model organizacji leczenia chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne zostal wdrozony w
wielu krajach, np. w Wielkiej Brytanii, we Wtoszech, w Czechach, w Stowacji, w Irlandii, w Niemczech. Trzeba
podkresli¢, ze wyspecjalizowane o$rodki musza wspoélpracowac z lekarzami podstawowej opieki zdrowotnej i
innymi podmiotami leczniczymi, gdzie pacjenci z wrodzonymi i nabytymi skazami krwotocznymi wciaz beda
trafiac.

W celu zapewnienia koncentratéw czynnikoéw krzepnigcia, a takze opieki tej grupie chorych, w 2001 r. powstal
pierwszy w Polsce ,,Program gaopatrzenia chorych na hemofilie i inne skagy krwotocne w cgynniki kr3epnigeia” , finansowany
z budzetu ministra wlasciwego do spraw zdrowia, w ktérym m.in. przedstawiono propozycj¢ stopniowego wzrostu
nakladow na zakup koncentratow czynnikéw krzepniecia. Kolejne Programy stanowily kontynuacje ww.
Programu.

W 2008 r. wdrozono powszechny program profilaktyki krwawien u dzieci w ramach terapeutycznego programu
zdrowotnego pn. ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci 3 hemofilia A i B”, finansowanego przez Narodowy Fundusz
Zdrowia (ktiry w 2012 roku stal si¢ programem lekowym). Od 2008 r. koncentraty czynnikéw krzepniecia w Polsce
dostepne sa w ramach dwoch programéw, jednego finansowanego przez ministra wlasciwego do spraw zdrowia i
drugiego przez NFZ.

Sukcesem Polski w zaopatrzeniu koncentratéw czynnikéw krzepniecia, ktoérego nie wolno zaprzepascic, jest
uzyskiwanie niskich cen produktéow leczniczych. Uzyskanie niskich cen jest mozliwe dzigki sposobowi udzielania
zamowien publicznych w ramach programu ministra wlasciwego ds. zdrowia pn.: ,,Narodowy Program Leczenia
Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018”. W ramach tego programu do przetargu moze
by¢ zgloszony dowolny produkt leczniczy dopuszczony do obrotu w danym rodzaju w Polsce lub w Unii
Europejskiej, co zwigksza konkurencyjnosc.

W ramach programu ministra wlasciwego ds. zdrowia pn.: ,,Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne
Skazgy Krvotoczne na lata 2012-2018”, wprowadzono powszechng immunotolerancje, wtérng profilaktyke u
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dorostych chorych oraz wtérna profilaktyke dla dzieci, ktére nie moga korzysta¢ z wyzej wymienionego programu
lekowego(np. 3 uwagi na inbibitor).

Dostep do koncentratéw czynnikéw krzepniecia dzigki omawianym programom jest nieprzerwany. Wyzwaniem
natomiast pozostaje organizacja, w tym dostep do wyspecjalizowanych o$rodkéw, ktory poza funkcjonujacymi od
wielu lat dwoma osrodkami w Warszawie jest bardzo ograniczony.

Konieczno$¢ wyspecjalizowania os$rodkéw zapewniajacych optymalng opieke dla pacjentéw ze skazami
krwotocznymi w Polsce jest postulowana od lat w kolejnych edycjach programu. Obecnie leczeniem tej grupy
pacjentow zajmuyja si¢ lekarze pracujacy w réznych podmiotach leczniczych. Wigkszos¢ tych podmiotéw zaspokaja
jedynie podstawowe potrzeby pacjentéw ze skazami krwotocznymi (dostep do podstawowych testow laboratoryinych,
wstryyknigeie koncentratu lub wydanie amdwienia na odbior koncentratu do leczenia domowego), a w przypadku wystapienia
powazniejszych probleméw zdrowotnych, jak np. koniecznosé¢ przeprowadzenia operacji chirurgicznej,
hospitalizacji z powodu cigzkiego krwawienia, poprowadzenia programu wywolania tolerancji immunologicznej
lub koordynacji leczenia réznych choréb wspolistniejacych, pacjenci sa kierowani do o§rodkéw w Warszawie oraz
zaledwie kilku innych os$rodkéw zapewniajacych rzeczywista kompleksowa opieke nad ta grupa chorych.
Niejednokrotnie chorzy ci trafiaja do placéwek stuzby zdrowia, ktore nie maja doswiadczenia w leczeniu
pacjentow ze skazami krwotocznymi, co prowadzi do opdznien w diagnostyce i terapii, np. podawania zbyt malej
lub zbyt duzej ilodci koncentratu czynnika krzepniecia. Chorzy na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne maja
ograniczony dostep do §wiadczen specjalistycznych, czgsto spotykaja si¢ z odmowa wykonania nawet drobnych
zabiegéw inwazyjnych. Dotychczasowy sposob realizacji Programu uniemozliwial sprawowanie pelnego nadzoru
nad leczeniem domowym. Taki stan rzeczy powoduje, ze pacjenci maja co prawda dobry dostep do koncentratéw
czynnikow krzepniecia 1 desmopresyny, ale juz nie do eksperckiej wiedzy, bez ktorej optymalne wykorzystanie
koncentratow czynnikoéw krzepnigcia dla dobra pacjentéw nie jest mozliwe.

Aby zapewni¢ pacjentom mozliwos$¢ leczenia w kompleksowych osrodkach zapewniajacych nie tylko leczenie
szpitalne, ale réwniez z zakresu leczenia ambulatoryjnego, Ministerstwo Zdrowia podjeto kroki nad zmiana
taryfikacji tych $wiadczen gwarantowanych z zakresu ambulatoryjnej opieki specjalistycznej hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych.

W ocenie autorow Programu, posrednio stuzy on realizacji nastgpujacych priorytetéw zdrowotnych:

e umozliwieniu rehabilitacji,

e tworzeniu warunkéw sprzyjajacych utrzymaniu i poprawie zdrowia w §rodowisku nauki, pracy i zamieszkania,
e poprawie jakos$ci skutecznosci opieki okotoporodowe;,

e poprawie jakosci leczenia bolu oraz monitorowaniu skutecznosci tego leczenia.
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I.2. Dane epidemiologiczne.

I.2.1. Dane epidemiologiczne na Swiecie i w Europie.

Zgodnie z danymi World Federation of Hemophilia czesto$¢ wystepowania hemofilii ocenia si¢ na okoto 1 na
10 000 urodzen. Na podstawie corocznych, globalnych badan prowadzonych przez WFH, liczbe 0séb chorych
na hemofili¢ na calym $wiecie szacuje si¢ na okoto 400 0007, przy czym zidentyfikowanych i potwierdzonych
przypadkow jest ok. 300 000.

Szczegdtowe dane World Federation of Hemophilia wskazuja na trend wzrostu liczby oséb chorych w

poszczegdlnych latach.’

WFH Annual Global Survey : Patients with Bleeding Disorders

P
/ /R‘E»
3 2 k |
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Rycina 1. Liczba zdiagnozowanych pacjentéw chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne.

Poziom zaopatrzenia w koncentraty czynnikéw krzepnigcia VIII 1 IX w wybranych krajach europejskich ksztaltuje

si¢ nastepujaco:’

Zsrivastava, A., Brewer, A. K., Mauser-Bunschoten, E. P., Key, N. S., Kitchen, S., Llinas, A, ... & Street, A. (2013). Guidelines for the management of
hemophilia. Haemophilia, 19(1).

% World Federation of Hemophilia report on the Annual Global Survey 2016, pazdziernik 2017, str. 6.

*Zrodto: Ekonomiczna klasyfikacja bazujaca na danych Banku Swiatowego 2016 ranking wg PNB “Gross national income (GNI) per capita, Atlas metod (US$)”.
(Produkt Narodowy Brutto w USD: D dochéd niski, 0-1,005 USD; C dochdd sredni nizszy, 1,006 USD - 3,955 USD; B dochéd $redni wyzszy, 3,956 USD -
12,235 USD and A dochéd wysoki réwny lub wiekszy 12,235 USD) (Regions na podstawie klasyfikacji Swiatowej Organizacji Zdrowia.) Pionowa linia wskazuje
poziom 1 j. m. na mieszkanca. Swiatowa Federacja Hemofilii wskazuje, ze 1 j. m. czynnika VIII na mieszkanca powinna byé minimalnym celem dla krajow
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WFH Annual Global Survey : Factors VIII and IX Units Per Capita in 2016
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Country & Portugal (A )
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Romania (B )
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Rycina 2. Wskaznik zuzycia czynnika VIII i IX na mieszkanica w 2016 roku.

I.2.2. Dane epidemiologiczne w Polsce.

1.2.2.1. Mapy potrzeb zdrowotnych.

dazacych do przetrwania chorych na hemofili¢. Wyzsze poziomy maja na celu osiagnigcie porownywalnego poziomu zycia chorych na hemofili¢ do osob bez
hemofilii. Pionowa linia nie odnosi si¢ do czynnika IX. Uwzgledniono tylko kraje, ktore wypetnity ankiete za 2016 rok.
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W mapach potrzeb zdrowotnych z zakresu choréb krwi i ukladu odpornosciowego dane dotyczace wybranych
jednostek chorobowych z zakresu hemotfilii i pokrewnych skaz krwotocznych zostaly uwzglednione w niektorych

podgrupach wymienionych w tabeli 1.

Mapy potrzeb zdrowotnych opieraja si¢ na danych dotyczacych szerszej populacji chorych niz grupa docelowa
objeta Programem, wobec czego populacja chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne stanowi tylko
odsetek pacjentéw ujetych w mapach potrzeb zdrowotnych.

program polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia
Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023

Podgrupa Kod ICD10 Jednostka chorobowa
Zaburzenia krzepnigcia i skazy D66 Dziedziczny niedobér czynnika VIII
krwotoczne (wrodzone) D67 Dziedziczny niedobér czynnika IX
D68.0 Choroba von Willebranda
Do68.1 Dziedziczny niedobodr czynnika X1
D68.2 Dziedziczny niedobér innych czynnikow
krzepnigcia
Zaburzenia krzepnigcia 1 skazy D47.3 Samoistna trombocytopenia (krwotoczna)
krwot byt
rwotoczne (nabyte) D65 Rozsiane wykrzepianie
wewnatrznaczyniowe
D68.3 Skazy krwotoczne zalezne od obecnosci
krazacych antykoagulantow
Do68.4 Nabyty niedobor czynnikéw krzepniecia
D68.8 Inne okreslone zaburzenia krzepnigcia
D68.9 Nieokreslone zaburzenia krzepniecia
D69 Plamica 1 inne skazy krwotoczne

Tabela 1.Choroby krwi i uktadu odpornosciowego wg klasyfikaciji ICD 10

Zgodnie z mapami potrzeb zdrowotnych, zapadalnos¢ rejestrowana dla rozpoznan z grupy Zaburzenia krzepnigcia
1 skazy krwotoczne (wrodzone) w roku 2014 wyniosta 0,8 tysigcy przypadkéw w Polsce. Natomiast wspdlczynnik
zapadalnosci rejestrowanej na 100 tys. ludnosci wyniost 2,1. Najwyzsze wskazniki zapadalno$ci rejestrowanej na
100 tysiecy oséb odnotowano w wojewodztwach: lubelskim (4,24), $laskim (3,27), malopolskim (2,82) oraz

mazowieckim (2,67).
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Zr6édlo: Opracowanie DAIS na podstawie danych NFZ i GUS.

Rycina 3. Wskaznik zapadalnosci rejestrowanej na wrodzone zaburzenia krzepnigcia i skazy krwotoczne na 100 tys. os6b w 2014 roku
w Polsce, zgodnie z mapami potrzeb zdrowotnych

Liczbe chorych w analizowanej podgrupie w Polsce oszacowano na 7,2 tysiecy (w przeliczeniu na 100 tysiecy
mieszkancéw, bylo to 19,0). Najwyzsze wskazniki chorobowosci rejestrowanej na 100 tysigcy oséb odnotowano

w wojewodztwach: pomorskim (36,24), lubelskim (26,08), matopolskim (23,82) oraz warmifsko-mazurskim
(23,41).
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Zrédla: Opracowanie DAIS na podstawie danych NFZ i GUS.

Rycina 4. Wskaznik chorobowosci rejestrowanej na wrodzone zaburzenia krzepnigcia i skazy krwotoczne na 100 tys. os6b w Polsce w
2014 roku, wedlug miejsca zamieszkania pacjenta, zgodnie z mapami potrzeb zdrowotnych.
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program polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia
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dolnoslaskie 75 59 - 12,0 23 2,58
kujawsko- 10 1 - - 21 0,48
pomorskie
lubelskie 32 28 - 3.1 11 1,49
lubuskie 16 H - 6,2 23 1,57
todzkie 21 4 - 4,8 14 0.84
malopolskie 16 - - - 3 0,48
mazowieckie 241 94 - 38,2 3 4,52
opolskie 6 1 - - 6 0,60
podkarpackie 9 - - 11.1 ) 0,42
podlaskie 8 1 - 25,0 1 0,67
pomorskie 38 30 - 7.9 4 1,65
$laskie 29 12 - - 9 0,63
Swietokrzyskie 1 - - - 5 0,08
warminsko- 4 1 - - 10 0,28
mazurskie
wielkopolskie 394 373 - 114 14 11,35
zachodniopomorskie 21 7 - 9,5 5 1,22

Zrédlo: Opracowanie DAIS na podstawie danych NFZ i GUS.

Tabela 2. Dane w zakresie liczby i struktury hospitalizacji z powodu choréb z podgrupy Zaburzenia krzepnigcia i skazy krwotoczne
(wrodzone) wsréd oséb dorostych w 2014 r. w Polsce, zgodnie z mapami potrzeb zdrowotnych.
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dolnosdlaskie 60 45 - 13.3 2,06
kujawsko- 25 7 - 4.0 3 1,20
pomorskie
lubelskie 19 14 - - 19 0.88
lubuskie 7 1 - - 5 0,69
lodzkie 70 45 - 4.3 7 2,80
malopolskie 48 23 - - - 1,43
mazowieckie 168 112 - 27.4 6 3,15
podkarpackie 59 47 - - - 2,77
podlaskie 25 19 - - 6 2,10
pomorskie 155 82 - 5,2 4 6.73
slaskie 36 ) - 2,8 1 0,79
Swietokrzyskie 9 2 - 11,1 - 0,71
warminsko- 38 17 - - 6 2,63
mazurskie
wielkopolskie 132 64 - 2,3 10 3,80
zachodniopomorskie 70 50 - 8.6 1 4,08

Zrodlo: Opracowanie DAIS na podstawie danych NFZ 1 GUS.

Tabela 3. Dane w zakresie liczby i struktury hospitalizacji z powodu choréb z podgrupy Zaburzenia krzepnigcia i skazy krwotoczne
(wrodzone) wsréd dzieci w 2014 roku w Polsce, zgodnie z mapami potrzeb zdrowotnych

Zapadalno$¢ rejestrowana dla rozpoznan z grupy Zaburzenia krzepniecia 1 skazy krwotoczne (nabyte) w 2014 roku
wyniosta 18,4 tysiecy przypadkéow w Polsce. Natomiast wspolczynnik zapadalnosci rejestrowanej na 100 tys.
ludnosci wyniést 48,5. Najwyzsze wskazniki zapadalnosci rejestrowanej na 100 tys. oséb odnotowano w
wojewodztwach: t6dzkim (67,64), slaskim (67,94), podlaskim (60,33) oraz w mazowieckim (60,00).
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Zroédto: Opracowanie DAIS na podstawie danych NFZ i GUS.

Rycina 5. Wskaznik zapadalnosci rejestrowanej na nabyte zaburzenia krzepnigcia i skazy krwotoczne na 100 tys. os6b w 2014 roku w
Polsce, zgodnie z mapami potrzeb zdrowotnych.

Liczbe chorych w analizowanej podgrupie w Polsce oszacowano na 117,4 tysiecy (w przeliczenin na 100 tysigcy
mieszkaricow byto to 308,9). Najwyzsze wskazniki chorobowosci rejestrowanej na 100 tys. oséb odnotowano w
wojewodztwach: podlaskim (389,55), mazowieckim (385,60), Slaskim (375,67) oraz w t6dzkim (359,92).
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Rycina 6. WskaZnik chorobowosci rejestrowanej na nabyte zaburzenia krzepnigcia i skazy krwotoczne na 100 tys. os6b w Polsce w
2014 roku, wedlug miejsca zamieszkania pacjenta, zgodnie z mapami potrzeb zdrowotnych.
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dolnoslaskie 0,45 0,14 - 9,0 18 15,34
kujawsko- 0,28 0,06 - 2,2 48 13,21
pomorskie
lubelskie 0,33 0,09 - 6,7 57 15,37
lubuskie 0,15 0,08 - 15,1 79 14.31
l6dzkie 0,26 0,08 - 0.4 36 10,47
malopolskie 0,35 0,08 - 5,2 33 10,27
mazowieckie 1,43 0.24 - 15,4 21 26,85
opolskie 0,11 0,01 - 1.9 19 10,60
podkarpackie 0,32 0,05 - 2,2 26 14,98
podlaskie 0,20 0,08 - 8.8 15 17.20
pomorskie 0,55 0,38 0,00 11.3 23 23,81
Slaskie 0,66 0,06 - 2.3 26 14,42
Swietokrzyskie 0,12 0,01 - 7,2 32 9,90
warminsko- 0,22 0,03 - 8.1 63 15,38
mazurskie
wielkopolskie 0,71 0,35 - 16,0 31 20,57
zachodniopomorskie (0,24 0,04 - 2,9 5%) 14,29

Zrédlo: Opracowanie DAIS na podstawie danych NFZ i GUS.

Tabela 4. Dane w zakresie liczby i struktury hospitalizaciji z powodu choréb z podgrupy Zaburzenia krzepnigcia i skazy krwotoczne
(nabyte) wsréd oséb dorostych w 2014 roku w Polsce, zgodnie z mapami potrzeb zdrowotnych.
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dolnoslgskie 561 380 - 20,0 10 19,30
kujawsko- 208 16 - 6,2 35 9.95
pomorskie
lubelskie 293 137 - 4.8 10 13,64
lubuskie 81 5 - 49 33 7.94
todzkie 352 145 - 3.4 23 14,06
malopolskie 398 39 - 14.6 13 11,82
mazowieckie 825 361 - 8.8 49 15,47
opolskie 70 - - 1.4 58 7,00
podkarpackie 216 20 - 2,8 40 10,15
podlaskie 200 111 - 18,5 5 16,78
pomorskie 366 125 - 9.6 15 15,90
Slaskie 535 12 - 3.0 18 11,67
Swietokrzyskie 124 2 - 8.1 13 9,82
warminsko- 129 6 - 16,3 54 8,94
mazurskie
wielkopolskie 346 33 - 4.0 63 9,97
zachodniopomorskie 229 112 - 7.9 5 13,35

Zrodlo: Opracowanie DAIS na podstawie danych NFZ 1 GUS.
Tabela 5. Dane w zakresie liczby i struktury hospitalizacji z powodu choréb z podgrupy Zaburzenia krzepnigcia i skazy krwotoczne
(nabyte) wsrod dzieci w 2014 roku w Polsce, zgodnie z mapami potrzeb zdrowotnych.
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I.2.2.2. Liczba pacjentéw ze zdiagnozowang hemofilia lub inng pokrewng skaza krwotoczng wg baz
danych prowadzonych przez Narodowe Centrum krwi, Narodowy Fundusz Zdrowia i Instytut
Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie.

Omawiajac liczebnosé¢ populacji w Polsce, nalezy uwzgledniac:

1. baz¢ danych prowadzona przez Instytut Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie, do ktorej czes$é
osrodkéw hematologicznych dobrowolnie przekazuje dane dotyczace pacjentéw. Baza ta moze by¢
niekompletna, poniewaz przekazywanie danych nie jest obowigzkowe;

2. liczbe pacjentéw korzystajacych z programéw ,,Narodowy Program Leczenia Choryeh na Hemofilie i Pokrewne
Skazy Krvotoczne na lata 2012-2018 oraz ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci 3 hemofiliq A i B”. Dane te
zawieraja informacje o pacjentach, ktérzy dotychczas przynajmniej raz przyjeli koncentrat czynnika
krzepnigcia i/lub desmopresyne z tych programéw w danym okresie sprawozdawczym i nie zawierajq
informacji o pacjentach, ktérzy np. z uwagi na tagodna posta¢ skazy krwotocznej, nie mieli potrzeby
przyjecia leku w danym okresie lub przyjmowali lek np. w okresie poprzedzajacym obowigzek
sprawozdawczy, dotyczacy imiennego zuzycia czynnikow krzepnigcia.

Wyzej wymienione zrédia danych cechuje zréznicowanie, gdyz inny jest klucz doboru danych. Celem bazy danych
prowadzonej przez Instytut Hematologii i Transfuzjologii jest pozyskanie danych medycznych na temat pacjentéw
bedacych pod opieka Instytutu i wspolpracujacych z Instytutem os$rodkéw hematologicznych. Z kolei dla
platnikéw programow ,,Narodowy Program Lecgenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2012-
2018” oraz ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci 3 hemofilia A i B” najistotniejsze zawsze byly informacje dotyczace
liczb poszczegdlnych grup pacjentéw oraz wykorzystania kosztownych lekéw jakimi sa koncentraty czynnikéw
krzepnigcia.

W opinii ekspertéw dla potrzeb niniejszego Programu najbardziej optymalnym zrédlem danych
epidemiologicznych, pokrywajacym si¢ w duzej czedci z mierzona w perspektywie kilkuletniej zglaszalnosci do
s»[Narodowego Programn Leczenia Chorych na Hemofili¢ i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018” jest baza danych
prowadzona przez Instytut Hematologii i Transfuzjologii. Dlatego, interwencje ,,Powofanie i funkcjonowanie osrodkdw
leczenia hemofilii i pokrewne skazgy krwotocne i objecie pacjentow kompleksowq opiekaq 1w tych osrodkach” (opisang w rogdziale
II1.3 pkt 1.1 Programu), dla ktérej miernik wskazano w rozdziale 11.3 pkt 1 Programu oszacowano w oparciu o t¢
baze danych.

Rodzaj skazy krwotocznej Liczba pacjentéow
Hemofilia A 2253
Hemofilia A powiktana inhibitorem 148
Nosicielki hemofilii A 41
Nabyta hemofilia A 47
Hemofilia B 399
Hemofilia B powiktana inhibitorem 4
Nosicielki hemofilii B 24
Choroba von Willebranda 1978
Nabyty zesp6l von Willebranda 2
Niedobory fibrynogenu 116
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Niedobor protrombiny 1

Niedobér czynnika V 31
Niedobor czynnika VII 309

Niedobor czynnika X 25

Niedobor czynnika XI 72

Niedobér czynnika XIII 11

Zlozony niedoboér czynnika V 1 czynnika VIII 3

Trombastenia Glanzmanna 27

Zespol Bernarda-Souliera 9
Inne wrodzone trombocytopatie 208
RAZEM 5708

Tabela 6. Liczba chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne w Polsce wykazana w bazie danych prowadzonej przez Instytut

Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie (stan na marzec 2018 roku).

Chorob Nab
. . Hemofilia | Hemofilia oroba 2 yta'l Inne skazy
Rok | Podziat wg wieku A B von hemofilia KEWOtocs
Willebranda A rwotoczne
Dorosli 1243 193 437 44 181
Dzieci 297 54 200 0 64
R 51i
2017 azem dorosli 1540 247 637 44 245
i dzieci
Razem wszystkie 2713
skazy krwotoczne

Tabela 7. Faczna liczba chorych, ktorzy w 2017 roku przynajmniej raz pobrali koncentrat czynnika krzepnigcia lub desmopresyne w
ramach ,,Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018”.

Liczba pacjentéw wykazana w tabeli 7 uwzglednia zaréwno pacjentdw, ktorzy regularnie raz w roku przyjmuja
koncentraty czynnikéw krzepnigcia i/lub desmopresyng, jak réwniez tych, ktorzy przyjmuja lek rzadziej, np. raz
na kilka lat. W zwigzku z tym liczba pacjentéw, ktorzy przynajmniej raz przyjeli lek w ramach ,,Narodowego Programu
Leczgenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018” jest wyzsza, niz $rednia roczna liczba
pacjentow. W internetowym systemie zlecen na koncentraty czynnikéw krzepnigcia i desmopresyng,
prowadzonym od grudnia 2012 roku, znalazly si¢ rekordy 4994 pacjentéw, ktorzy korzystali dotychczas z
przedmiotowego programu (stan na dzieri 28 cgerwea 2018 roku).

Ponizej przedstawiono liczbe pacjentdw w programie ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci 3 hemofiliq A i B”.

Grupa pacjentow Liczba pacjentow

Pacjenci z hemotfilia A leczeni czynnikiem VIII osoczopochodnym 180
Pacjenci z hemotfilia A leczeni czynnikiem VIII rekombinowanym 125
Pacjenci z hemofilia B leczeni czynnikiem IX osoczopochodnym 34
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Pacjenci z hemotfilia B leczeni czynnikiem IX rekombinowanym 23

Tabela 8. Liczba chorych, ktérzy otrzymuja koncentrat czynnika krzepniecia w ramach programu ,, Zapobieganie krwawieniom n dzieci 3
hemofiliq A i B” (stan na czerwiec 2018 roku).
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I.3. Opis obecnego postgpowania.

W ramach programu polityki zdrowotnej pn. ,,Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazgy
Krwotoczne na lata 2012-2018”, pacjenci otrzymuja produkty lecznicze na podstawie zaméwienia indywidualnego na
produkty krwiopochodne, rekombinowane koncentraty czynnikéw krzepnigcia oraz desmopresyne, ktore
wystawi¢ moze lekarz dowolnej specjalnosci. Pacjenci majg dostep do leku, przy czym brak jest systemowego
rozwiazania w zakresie nadzoru nad efektami leczenia prowadzonego przez lekarzy hematologéw.

W ramach ,,Narodowego Programn Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skagy Krwotoczne na lata 2012-2018”,
zapewnia si¢ powszechng dostepnosé produktdéw leczniczych dla pacjentéw z inhibitorem oraz bez inhibitora na
nastepujace wskazania:

° leczenie domowe, w tym leczenie krwawienl, immunotolerancije¢, wtorng profilaktyke u dorostych chorych,
wtorng profilaktyke dla dzieci, ktére nie moga korzystaé z programu ,,Zapobieganie krwawieniom n diect 3
hemofilia A i B” (np. 3 uwagi na inhibitor),

° leczenie ambulatoryjne,

° leczenie szpitalne.

W ramach ,,Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023” planuje
si¢ utrzymanie dostepnosci do produktéw leczniczych dla chorych na hemofili¢ 1 pokrewne skazy krwotoczne.

Przedstawiajac powyzsze, obecne postgpowanie determinuja:

1. rekomendacje opracowane przez Grupe do Spraw Hemostazy przy Polskim Towarzystwie Hematologdw
1 Transfuzjologéw. Wykaz obowiazujacych w Polsce rekomendacji dotyczacych leczenia chorych na skazy
krwotoczne stanowi zalacznik nr 7 do Programu,

2. ustawa z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze s$rodkéw
publicznych, w nastepstwie ktorej:

2.1 realizowany jest dotychczasowy Program,

2.2 wydano rozporzadzenie Ministra Zdrowia z dnia 22 listopada 2013 r. w sprawie $wiadczen
gwarantowanych z zakresu leczenia szpitalnego, zawierajace warunki leczenia szpitalnego hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych. Warunki te umieszczono w zalaczniku nr 3, czesci I poz. 21 lit. A1 B
oraz poz. 32 lit. A1 B,

3. ustawa z dnia 12 maja 2011 r. o refundacji lekow, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia
zywieniowego oraz wyrobow medycznych, na podstawie ktorej realizowany jest program lekowy
s Zapobieganie krwawieniom n diect 3 hemofiliq A i B”,

4. ustawa z dnia 8 wrzesnia 2006 r. o Panstwowym Ratownictwie Medycznym, na podstawie ktérej wydano
rozporzadzenie Ministra Zdrowia z dnia 20 kwietnia 2016 t. w sprawie medycznych cgynnosci ratunkowych, ktdre
moga by¢ wdzielane prez ratownika medycznego, umozliwiajace ratownikom podawanie koncentratow
czynnikow krzepnigcia 1 desmopresyny, z zasobow wlasnych chorego,

5. ustawa z dnia 15 lipca 2011 r. o zawodach pielegniarki i poloznej, na podstawie ktorej wydano
rozporzadzenie Ministra Zdrowia z dnia 28 lutego 2017 t. w sprawie rodzaju i 3akresu Swiadezert zapobiegawezych,
diagnostycznych, leczniczych i rehabilitacyinych udzielanych przez pielegniarke albo pofozna samodzielnie bey lecenia
lekarskiego, umozliwiajace pielegniarkom 1 poloznym podawanie produktéw krwiopochodnych,
rekombinowanych koncentratow czynnikow krzepnigcia oraz desmopresyny, w stanach naglego
zagrozenia zdrowotnego,
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6. ustawa z dnia 22 sierpnia 1997 r. 0 publicznej stuzbie krwi, zobowiazujaca RCKIK do realizacji zaopatrzenia
w produkty krwiopochodne, rekombinowane koncentraty czynnikéw krzepniecia oraz desmopresyne, na
podstawie ktérej wydano rozporzadzenie Ministra Zdrowia z dnia 13 grudnia 2018 r. w sprawie
szczegdlowego wzoru zamoéwienia indywidualnego na produkty krwiopochodne, rekombinowane

koncentraty czynnikéw krzepniecia oraz desmopresyne.
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I1. Cele Programu polityki zdrowotnej i mierniki efektywnosci jego realizacji.

I1.1. Cel gtéwny:
Zapewnienie opieki 1 poprawa standardu leczenia chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne.

II. 2. Cele szczego6towe:

1. Poprawa jakosci zycia oséb chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne, zmniejszenie
chorobowosci poprzez objecie opieka w specjalistycznych o$rodkach dedykowanych tej grupie chorych.

2. Zaopatrzenie w leki niezbedne dla chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne, poprawa jakosci
obslugi tej grupy chorych poprzez zmniejszenie uciazliwosci zwigzanych z odbiorem produktéw
leczniczych, celem prowadzenia profilaktyki i leczenia domowego.

3. Wzmocnienie nadzoru nad stosowaniem produktow leczniczych u ww. grupy chorych, skoordynowanie
dzialan na szczeblu ogélnopolskim oraz podniesienie wiedzy personelu medycznego zaangazowanego w
sprawowanie specjalistycznej opieki nad ta grupa chorych oraz monitorowanie leczenia z wykorzystaniem
rejestru medycznego chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne.
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I1.3. Mierniki efektywnosci realizacji programu polityki zdrowotnej.
1. Liczba pacjentéw objetych opieka osrodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych.
Na koniec 2023 roku liczba pacjentéw, ktérym zalozono karty postepowania zgodnie z zalacznikiem nr 1 do
Programu powinna wynie$¢ 6 000 pacjentéw’, czyli szacowana w 2018 roku przez Instytut Hematologii i
Transfuzjologii w Warszawie, liczbe chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne w kraju (aokrqglong do
petnych tysigey).Celem jest usystematyzowanie powiazania pacjentow z o$rodkami leczenia hemofilii i pokrewnych
skaz krwotocznych, tym samym przeciwdzialanie zjawisku utraty kontaktu chorych z hematologami.
2. Srednie roczne zuzycie poszczegolnych produktéow leczniczych na mieszkarica kraju.
Przewidywane do osiagnig¢cia mierniki rocznego zuzycia poszczegolnych koncentratow czynnikoéw krzepniecia w
ramach ,,Narodowego Programmu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne” na mieszkanca kraju, ujeto
w tabeli 9. Przewiduje si¢ wzrost zuzycia do wartosci zblizonych do zuzycia na mieszkanica w krajach ,,szare/” UE.
(Tabela nie uwzglednia ilosci koncentratow cynnikow krzepniecia VI i IX w ramach programu ,,Zapobieganie krwawieniom u
dziect 3 hemofilia A i B”, w ramach ktdrego dotychezas wydawano koncentrat czynnika V111 w ilosci ponad 1 j. m. na mieszkarica
I koncentrat cgynnika 1X w ilosci ok. 0,2 . m. na mieszfarica).Mierniki zostaly oszacowane na podstawie ilosci
koncentratow czynnikow krzepnigcia wskazanych w tabeli 14 pierwotnie przyjetej wersji Programu.

Roczne zuzycie poszczegolnych koncentratéw czynnikow
Produkty lecznicze krzepnigcia na mieszkanca kraju

2019 2020 2021 2022 2023
czynnik VIII® (j.m.) 5,30 5,99 6,68 7,58 8,00
czynnik IX5 (j.m.) 0,75 0,86 0,97 1,04 1,11
czynnik VIII zawierajacy czynnik von Willebranda (j.m.)” 0,53 0,01 0,04 0,7 0,76
koncentrat aktywowanych czynnikéw zespotu 0,59 0,66 0,79 0,79 0,79
protrombiny (aPCC) (j.m.)
koncentrat czynnikow zespotu protrombiny (PCC) (j.m.) 0,03 0,03 0,03 0,04 0,04
koncentrat czynnika VII (j.m.) 0,02 0,02 0,02 0,02 0,02
koncentrat rekombinowanego czynnika VIIa (mcg) 0,82 0,88 0,92 0,92 0,92
koncentrat fibrynogenu (mcg) 6,58 7,24 7,89 8,68 9,21
koncentrat czynnika XIII (j.m.) 0,005 0,005 0,006 0,007 0,007

Tabela 9. Roczne zuzycie poszczegdlnych koncentratéw czynnikow krzepniecia w ramach ,,Narodowego Programn Leczenia Chorych na

Hemofilie i Pokrewne Skagy Krwotoczne” na mieszkanca kraju.

Na etapie opracowania Programu, wzrost ilosci koncentratow czynnikow krzepnigcia oszacowano tak, aby w
trakcie realizacji Programu, roczna srednia wzrostu zuzycia koncentratow czynnikéw krzepnigcia na
mieszkanca wynosita 10%, z wyjatkiem dwoch ostatnich lat, kiedy w zwiazku ze zblizeniem wskaznikéw

SW danym roku sprawozdawczym liczba pacjentéw objetych opiekg osrodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych,
ktérym wystawiono karty postepowania moze nie by¢ tozsama z liczba pacjentéw, ktérzy otrzymali produkty lecznicze, gdyz dopuszcza
si¢ wydanie produktu leczniczego dla pacjentéw w stanach naglych lub tych z podejrzeniem skazy krwotocznej, zanim trafiag pod opieke
specjalistycznego osrodka.

‘Do wyliczenia wartosci zuzycia koncentratéw czynnikéw krzepnigcia VIII i IX na mieszkadca kraju sumowane sa koncentraty
osoczopochodnych i rekombinowanych czynnikéw krzepnigcia VIII i IX w ramach niniejszego Programu.

7 Do wyliczenia warto$ci miernika zuzycia koncentratu czynnika krzepnigcia zawierajacego czynnik von Willebranda sumowane beda
lodci preparatu o proporcji VWE:FVIII co najmniej 1:1 oraz co najmniej 2:1.
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zuzycia na mieszkanca do wartosci uzyskiwanych w krajach ,,szar¢/” UE, wzrost zuzycia osiagnie warto$ci:7%
w 2022 roku i 6% w 2023 roku. Przewidywane przyrosty procentowe poszczegdlnych koncentratow
czynnikow krzepnigcia na mieszkafica wraz ze $rednia przyrostu zuzycia, uwzgledniono w tabeli 10.

Przyrosty procentowe rocznego zuzycia poszczegolnych koncentratow
Produkty lecznicze czynnikéw krzepnigcia na mieszkanca kraju

2019/20188 | 2020/2019 2021/2020 2022/2021 2023/2022
czynnik VIII (j.m.) 12% 13% 12% 13% 6%
czynnik IX (j.m.) 39% 15% 13% 7% 6%
czynnlk VIII 'zawlera]alcy czynnik von 320, 15% 7 8% 9%
Willebranda (j.m.)
ki ki rch czynniké

oncentrat a twvo'wan} ch czy rllm ow 12% 10% 9% 13% 1%

zespolu protrombiny (aPCC) (j.m.)
koncent'rat czynnikoéw zespotu protrombiny 18% 1% 20% 0% 0%
(PCC) (j.m.)
koncentrat czynnika VII (j.m.) -14% 0% 8% 0% 7%
koncentrat rekombinowanego czynnika VIla 2 2 5, 0% 0%
(mcg)
koncentrat fibrynogenu (mcg) -6% 10% 9% 10% 6%
koncentrat czynnika XIII (j.m.) 20% 11% 13% 11% 10%
Srednia przyrostu zuzycia 10% 10% 10% 7% 6%

Tabela 10.Przewidywane przyrosty procentowe poszczegélnych koncentratéw czynnikoéw krzepniecia na mieszkafica wraz ze

$rednia przyrostu zuzycia.

W ramach ww. miernikéw przewiduje si¢ lo$¢ koncentratow rekombinowanych czynnikéw krzepnigcia VIIT i IX,

aby zabezpieczy¢ wzrost zuzycia wynikajacy:

o ze zwigkszenia liczby dzieci, ktore nie otrzymywaly wczesniej produktéw osoczopochodnych oraz ze
wzrostu ich wagi ciala,

o z koniecznodci zabezpieczenia leku dla dorostych uczulonych na produkty osoczopochodne.

3. Liczba pacjentéw objetych dostawami domowymi koncentratéw czynnikéw krzepnigcia ze
srodkéw Programu:

Docelowa, szacowana liczba pacjentéw wskazana jest w rozdziale IV.1 pkt 2. podpunkt 2.4 Programu.

Okreslenie docelowej liczby pacjentéw wynika z analizy pilotazu dostaw domowych prowadzonego przez RCKiK
w trakcie realizacii ,,Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018.
Dostawami domowymi objeci sa pacjenci majacy trudnosci w poruszaniu si¢, weryfikacja tych oséb nastapita w
porozumieniu z Polskim Stowarzyszeniem Chorych na Hemofilie. W pilotazu dotychczas udzial wzielo ok. 20
0s6b w szesciu wojewddztwach (Srednio na wojewodztwo przypada ok. 3 pacjentow). Jezeli dostawy domowe
zostang rozszerzone na kolejne 10 wojewddztw, nalezy spodziewac si¢ wzrostu liczby pacjentow do 50 w 2020
roku. W kazdym kolejnym roku liczba pacjentéw we wszystkich wojewodztwach bedzie zwigkszala si¢ o kolejnych
3 pacjentéw, az do uzyskania liczby 200. Zgodnie z szacunkami lekarzy - wspotautorami Programu, liczba 200
pacjentéw odzwierciedla liczbe pacjentéw majacych trudnosci w odebraniu produktu leczniczego. Dostawy

8 Poréwnanie do miernikéw przewidzianych na 2018 roku w dokumencie programowym ,,Narodowego Programu Leczenia Choryeh na
Hemofilie i Pokrewne Skazgy Krwotocgne na lata 2012-2018”. Dla prawidtowos$ci porownania, w mierniku na 2018, odjeto program ,, Zapobieganie
krwawieniom u dzieci 3 hemofiliq A i B”.
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domowe beda docelowo realizowane przez wykonawce dostarczajacego produkt leczniczy, lecz do czasu ich

uruchomienia w tym trybie, przewiduje si¢ kontynuacje pilotazu prowadzonego przez RCKiK.

4. Liczba depozytéw koncentratéow czynnikow krzepnigcia ze $rodkéw Programu.

Odsetek liczby utworzonych depozytéw koncentratéw czynnikéw krzepniecia ze Srodkow Programu w stosunku

do liczby wynikajacej z depozytéw rekomendowanych przez Rade Programu.

5. Liczba o$rodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych, z ktorych przeszkolono
kadre medyczng w ramach Programu.

W 2023 roku kazdy z o$rodkéw leczenia hemofilii 1 pokrewnych skaz krwotocznych powinien wykazac sig

przeszkoleniem kazdej z grup zawodowych, wymienionych w zalaczniku nr 2 z zakresu tematyki okreslonej w

zalaczniku nr 3.
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III . Charakterystyka populacji docelowej oraz charakterystyka interwencji, jakie sa planowane w ramach
programu polityki zdrowotnej.

I11.1. Populacja docelowa.

Programem zostang objeci chorzy z rozpoznaniem wrodzonych lub nabytych skaz krwotocznych oraz inne grupy
pacjentéw wymienione ponizej. Liczebnos§é populaciji docelowej zostala oméwiona w rozdziale 1.2.2.2. Programu.
Do Programu zostana wlaczeni takze pacjenci w trakcie diagnostyki, u ktorych istnieje silne podejrzenie skazy
krwotocznej wymienionej w Programie, gdyz w pewnych sytuacjach niezastosowanie natychmiastowego leczenia
moze doprowadzi¢ w krotkim czasie do pogorszenia stanu zdrowia, skutkujacego powaznym uszkodzeniem
funkcji zyciowych organizmu lub utraty zycia.

Wykaz skaz krwotocznych i innych grup pacjentéw objetych programem:

1. hemofilia A,

2. hemofilia A powiktana inhibitorem,

3. nabyta hemofilia A,

4. hemofilia B,

5. hemofilia B powiklana inhibitorem,

6. choroba von Willebranda,

7. nabyty zesp6t von Willebranda,

8. niedobory fibrynogenu,

9. niedob6r protrombiny,

10. niedobér czynnika V,

11. niedobér czynnika VII (hypoprokonwertynemia),

12. niedobér czynnika X,

13. niedob6r czynnika X1,

14. niedobér czynnika XIII,

15. ztozony niedobor czynnika V i czynnika VIII,

16. ztozony wrodzony niedobor czynnika II, czynnika VII, czynnika IX i czynnika X,

17. obecnos¢ inhibitora fibrynogenu, czynnika I1, V, VII, X, XI lub XIII (a/lo- lub antoprzeciwcial)

18. Trombastenia Glanzmanna,

19. zespol Bernarda-Souliera,

20. inne wrodzone trombocytopatie,

21. nosicielki hemofilii A 1 B z graniczng aktywnoscig czynnika VIII lub IX oraz dodatnim wywiadem
krwotocznym,

22. osoby z graniczna aktywnoscia czynnika von Willebranda oraz dodatnim wywiadem krwotocznym.

III.2. Kryteria kwalifikacji do udziatu w programie polityki zdrowotnej oraz kryteria wytaczenia z
programu polityki zdrowotne;j:
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Modut Przeznaczenie lekéw Kryteria kwalifikacji Kryteria wylgczenia
Modut 1 1. Leczenie krwawien w Stwierdzenie lub podejrzenie nastepujacych skaz 1. Zgon,
warunkach domowych, krwotocznych: 2. nie potwierdzenie si¢ podejrzenia
Zapewnienie produktéw leczniczych dostgpnych niezaleznie 2. profilaktyka dorostego 1. hemofilia A, skazy krwotocznej,
od wieku pacjenta: chorego na hemofili¢ A lub B 2. hemofilia A powiklana inhibitorem, 3. ustanie lub wyleczenie skazy
1. koncentratu czynnika VIII?, o cigzkim przebiegu 3. nabyta hemofilia A, krwotocznej (np. po przeszezepie
2. koncentratu czynnika IX!, klinicznym, niepowiklana 4. hemofilia B, watroby lub ustanie nabytej hemofilii
3. koncentratu czynnika VIII zawierajacego czynnik von inhibitorem, 5. hemofilia B powiktana inhibitorem, A),
Willebranda o proporcji VWE:FVIII co najmniej 1:1, 3. program immunotolerancji, 6. choroba von Willebranda, 4. wylaczenie na zyczenie pacjenta,
4. koncentratu aktywowanych czynnikéw zespotu 4. profilaktyka chorego z 7. nabyty zesp6t von Willebranda, na dowolnym etapie.
protrombiny aPCC, hemofilia A lub B powiklana 8. niedobory fibrynogenu,
5. koncentratu czynnikéw zespolu protrombiny (PCC), inhibitorem, niezaleznie od 9. niedobér protrombiny,
6. koncentratu czynnika VII, wicku, 10. niedobér czynnika V,
7. koncentratu rekombinowanego czynnika VIla, 5. profilaktyka chorego z inna niz | 11. niedob6r czynnika VII (hypoprokonwertynemia),
8. koncentratu fibrynogenu, hemofilia A lub B skaza 12. niedobér czynnika X,
9. koncentratu czynnika XIII, krwotoczna o cigzkim 13. niedobér czynnika X1,
10.  desmopresyny dozylnej, przebiegu klinicznym, 14. niedobér czynnika XIII,
11.  desmopresyny donosowe;. niezaleznie od wicku oraz 15. ztozony niedob6r czynnika V i czynnika VIII,
obecnosci inhibitora, 16. ztozony wrodzony niedobér czynnika II, czynnika
6. leczenie ambulatoryjne, VII, czynnika IX i czynnika X,
7. leczenie szpitalne. 17. obecno$¢ inhibitora fibrynogenu, czynnika 11, V,
VII, X, XI lub XIII (allo-lub autoprzeciwciat),
18. Trombastenia Glanzmanna,
19. zespot Bernarda-Souliera,
20. inne wrodzone trombocytopatie,
21. nosicielki hemofilii A i B z graniczna aktywnoscia
czynnika VIII lub IX oraz dodatnim wywiadem
krwotocznym,
22. osoby z graniczng aktywnoscia czynnika von
Willebranda oraz dodatnim wywiadem krwotocznym.
Modut 2 1. Leczenie krwawied w warunkach Drzieci i dorosli, ktorzy nie otrzymywali wezesniej 1. Zgon,
1. Zapewnienie koncentratow rekombinowanych czynnikow domowych, osoczopochodnych koncentratéw czynnika VIIT i IX 2. ustanie lub wyleczenie skazy
krzepniecia VIII i IX dla dzieci i dorostych, ktérzy nie 2. profilaktyka dorostego chorego na | w nastepujacych skazach krwotocznych: krwotocznej (np. po pryeszezepie
otrzymywali wezesniej osoczopochodnych koncentratow hemofili¢ A lub B o cigzkim 1. hemofilia A, watroby lub ustanie nabyte hemofilii A),
czynnikow krzepnigcia VIIT i IX w ramach programu przebiegu klinicznym, 2. hemofilia A powiklana inhibitorem, 3. wylaczenie na Zyczenie pacjenta, na
. Zapobiegani  djeci 3 g AiB”. niepowiklang inhibitorem. 3. hemofilia B, dowolnym etapie.
2. Zapewnienie koncentratéw rekombinowanych czynnikow 3. profilaktyka dziecka chorego na 4. hemofilia B powiktana inhibitorem.
krzepnigcia VIII i IX innym pacjentom, u ktérych hemofili¢ A lub B niepowiklana
stwierdzono dzialania niepozadane po stosowaniu wigcej inhibitorem, przez okres W wyjatkowych przypadkach dla dorostych oraz
niz jednego osoczopochodnego koncentratu czynnika poprzedzajacy wlaczenie do dzieci, u ktérych stwierdzono dzialania niepozadane
krzepnigcia VIII lub IX i zostalo to udokumentowane oraz programu ,, Zapobieganie po stosowaniu wiecej niz jednego osoczopochodnego
zgloszone do URPLWMIiPB. Fkrwawieniom n dzieci 3 hemofiliq A i koncentratu czynnika krzepniecia VIII lub IX, a
3. W przypadku dorostych pacjentéw, ktorzy nie B” i pod warunkiem rozpoczetej dziatania niepozadane zostaly udokumentowane i
otrzymywali wezesniej osoczopochodnych koncentratow procedury kwalifikacji do tego zgloszone do URPLWMIiPB.
czynnikéw krzepniecia VIIL i IX (nie dotyezy pkt 1 2) programu.
warunkiem dostepu do leczenia rekombinowanymi 4. program immunotolerancji (o #e
czynnikami jest weryfikacja przez lekarza z osrodka leczenia niemozliwe jest wykazanie
hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych i wydanie opinii odpowiedzialnosci podmiotn
Radzie Programu oraz ostateczna kwalifikacja przez Rade odpowiedzialnego za wytworzenie
Programu. inhibitora),
5. leczenie ambulatoryjne,
6. leczenie szpitalne.
Modut 3 1. Leczenie krwawien w warunkach Choroba von Willebranda lub nabyty zesp6t von 1. Ustanie zagrozenia przeladowaniem
Zapewnienie koncentratu czynnika VIII zawierajacego domowych, Willebranda w przypadku: czynnika VIII,
czynnik von Willebranda o proporcji VWE:FVIII co 2. profilaktyka u chorych na chorobe 1. zagrozenia przetadowaniem czynnika VIIT 2. zgon,
najmniej 2:1 von Willebranda o cigzkim lub 3. ustanie lub wyleczenie skazy
przebiegu klinicznym, niezaleznie 2. braku reakgji na koncentrat czynnika VIII krwotocznej (np. po preszezepie
od wicku, zawierajacy czynnik von Willebranda o proporcji watroby lub ustanie nabytego Zespotu von
3. program immunotolerancji, VWE:FVIII co najmniej 1:1. Willebranda),
4. leczenie ambulatoryjne, 4. wylaczenie na zyczenie pacjenta, na

v

. leczenie szpitalne.

dowolnym etapie.

Modut 4

Zapewnienie produktéw emicizumab (z wyltaczeniem
modutu 4a), wieprzowego rekombinowanego czynnika
VIII, czynnikéw krzepniecia o przedtuzonym dziataniu oraz
innych nowo rejestrowanych produktéw leczniczych do
leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych dla
pacjentoéw wskazanych przez Rade Programu.

Pacjenci zgloszeni do Rady
Programu (w przypadku
emicizumabu do NCK) i wskazanie
do podania produktu leczniczego
zaakceptowane przez ministra
whasciwego do spraw zdrowia, po
uprzedniej opinii AOTMIT.

Spelnianie tacznie trzech kryteridw:

1. zgloszenie pacjentéw do Rady Programu — nie
dotyczy wieptzowego rekombinowanego czynnika
VIII do nabytej hemofilii A,

. wykazanie efektywnosci medycznej lub kosztowej,

IS

w ramach mozliwosci budzetu Programu, zgodnie
z procedura w zalaczniku nr 8 do programu.
. opinia AOTMIT odnosnie wskazania do

)

stosowania leku.

1.Niepotwierdzenie si¢ efektywnosci

medycznej lub kosztowej wobec

dotychczas stosowanych produktow

leczniczych,

2.
3.

zgon,
ustanie lub wyleczenie skazy

krwotocznej (np. po preszezepie watroby

lub ustanie nabytego Zespolu von
Willebranda),
4.wylaczenie na zyczenie pacjenta, na

dowolnym etapie.

Modut 4a

Zapewnienia produktu emicizumab

Dla chorych z obecnoscia inhibitora
czynnika VIII u ktérych préba
wywolania immunotolerancji
zakoniczyla niepowodzeniem lub
wystapily przeciwskazania do tego
typu leczenia.

Spelnianie tacznie dwoch kryteriow!!:

1. zgloszenie pacjenta do Rady Programu,

2. obecnos¢ inhibitora czynnika VIII w hemofilii A,

3. préba wywolania immunotolerangji zakonczona
niepowodzeniem lub wystapienie przeciwskazan do
tego typu leczenia.

1.

SN

4.

Nadwrazliwo$¢ na substancje
czynna.

zgon.

ustanie lub wyleczenie skazy
krwotocznej (np. po pryeszezepie
watroby lub ustanie nabytego Zespotu von
Willebranda),

wylaczenie na zyczenie pacjenta, na
dowolnym etapie.

*~ Ministerstwo
- < Ldrowia

Strona 29 z 62




program polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia
Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023

Tabela 11.Kryteria kwalifikacji do udziatu w programie polityki zdrowotnej oraz kryteria wylaczenia z programu polityki zdrowotnej.

IT1.3. Planowane interwencje.

W ramach niniejszego Programu przewidywane sa nizej wymienione interwencje.

1. W ramach celu szczegdlowego ,,Poprawa jakosci $ycia oséb chorych na hemofilie i pokrewne skagy krwotoczne,
gmmnigiszente  chorobowosci poprez. objecie opiekq w spegalistyeznych osrodkach dedykowanych tej grupie chorych”,
planowane sa nastgpujace interwencje:

1.1, powolanie i funkcjonowanie os$rodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych i objecie
pacjentow kompleksowsq opieka w tych osrodkach.

1.1.1. Powolanie, zadania i sposob ich realizacji przez osrodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych.

Osrodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych zostana powolane poprzez upowaznienie do
realizacji zadan Programu. Z os$rodkami tymi zostana zawarte umowy na realizacje interwencji ,,powolanie i
funkgjonowanie osrodkow leczenia chorych na hemofilie i pokrewne skazgy krwotocne i objecie pacjentiw kompleksowq opiekq w tych
osrodkach”. Warunkiem udzialu w Programie jest spelnienie wymagan okreslonych w rozporzadzeniu Ministra

Zdrowia z dnia 22 listopada 2013 roku w sprawie §wiadczen gwarantowanych z zakresu leczenia szpitalnego, dla

zakresu ,,Leczenie hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych”. Osrodki te zostaly wskazane w zalacznikach nr 4-5 do

Programu, gdyz podmioty te zlozyly do Narodowego Funduszu Zdrowia deklaracj¢ spetnienia ww. warunkéw

lub sq to podmioty lecznicze realizujace Program ,,Zapobieganie krwawieniom u dziect 3 hemofiliq A i B”. Warunkiem

upowaznienia 1 podpisania oraz dalszej realizacji ww. umow jest weryfikacja w NFZ, czy ww. podmioty majq
zapewnione finansowania Swiadczen tej grupy chorych.

Zadania o$rodka leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych:

1) sprawowanie kompleksowej opieki nad chorymi na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne zgodnie z
polskimi wytycznymi postgpowania,

2) sprawowanie nadzoru nad leczeniem w warunkach domowych chorych na hemotfili¢ i pokrewne skazy
krwotoczne i1 prowadzenie instruktazu dla pacjentéw i ich rodzin w zakresie bezpiecznego stosowania
produktéw leczniczych, zasad podawania i sposobu przechowywania ww. produktow leczniczych, m in.
monitorowanie elektronicznych dzienniczkéw zuzycia lekéw udostepnianych w szczegélnosci w ramach
nowych terapii oraz dostaw domowych czynnikéw krzepniecia,

3) regularna ocena stanu zdrowia chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne,

4) potwierdzanie wykonywanych zadan poprzez wystawianie i aktualizacj¢ kazdemu pacjentowi, w terminach
wynikajacych z zalecen lekarza, kart postgpowania zgodnie z zatacznikiem nr 1 do Programu; w pierwszym
etapie realizacji Programu do 31 grudnia 2021 roku, osrodek leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych powinien zapewnic priorytetows obstuge pacjentow, celem wydania jak najwickszej liczby
kart postepowania warunkujacych dalsze leczenie pacjentéw poza osrodkiem,

‘Przyjmuje si¢ mozliwos¢ stosowania zaréwno koncentratéw czynnikéw krzepniecia VIII osoczopochodnych jak i rekombinowanych, a takze o
standardowym i przedtuzonym dzialaniu (jednoczasowo i naprzemiennie 1w ramach jednego roku kalendargowego orag w trakcie danego rokn /éa/}mdar{awega), w
zaleznosci od wynikéw postepowan o udzielenie zaméwienia publicznego.

10 Przyjmuje si¢ mozliwo$¢ stosowania zaréwno koncentratéw czynnikow krzepniecia IX osoczopochodnych jak i rekombinowanych, a takze o
standardowym i przedtuzonym dzialaniu (jednoczasowo i napremiennie w ramach jednego roku kalendargowego oraz w frakcie danego rokn kalendargomwego), w
zaleznosci od wynikéw postepowan o udzielenie zaméwienia publicznego.

1 Czas wdrozenia do terapii musi uwzgledniaé¢ mozliwo$¢ planowania zakupéw. Pacjent po zakwalifikowaniu moze oczekiwa¢ do kolejnego cyklu
dostaw.
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prowadzenie depozytu koncentratéw czynnikéw krzepnigcia i desmopresyny na podstawie umowy
zawartej z RCKiK w przypadku, gdy w bezposrednim sasiedztwie osrodka nie znajduje si¢ RCKiK,
calodobowy dyzur konsultacyjny dla innych podmiotéw leczniczych, w tym lekarzy podstawowej opieki
zdrowotnej i Panstwowego Ratownictwa Medycznego,

wprowadzanie danych pacjentéw do rejestru medycznego chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy
krwotoczne, po jego uruchomieniu, a do czasu jego uruchomienia nadzor nad realizacja Programu
realizowany bedzie na dotychczasowych zasadach;

weryfikacja dorostych pacjentow, ktorzy nie byli dotychczas leczeni osoczopochodnymi koncentratami
czynnikow krzepnigcia VIII 1 IX oraz wydanie opinii Radzie Programu w tym zakresie,

zglaszanie pacjentéw do NCK do dostaw domowych,

zglaszanie pacjentow do Rady Programu w ramach leczenia w module 2 i 4, w przypadku modulu 4a do
NCK (wzér zamdwienia na emicizumab, ktory stuzy zgloszeniu do modulu 4a, okresla zalacznik nr 9 do
programu),

kierowanie kadry medycznej na szkolenia prowadzone przez o$rodki leczenia hemofilii, ktorym
powierzono funkcj¢ konsultacyjna i szkoleniowa,

konsultacje dla pacjentéw w osrodku leczenia, telefonicznie lub droga elektroniczna,

diagnostyka hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych — finansowana ze §rodkéw NFZ. Zakres badan
diagnostycznych - zgodnie z rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z dnia 22 listopada 2013 r. w sprawie
$wiadczen gwarantowanych z zakresu leczenia szpitalnego, zalacznik nr 3, czeéc I poz. 21 lit. A lub B lub
32 lit. A lub B.

Przyjecie na stan, przechowywanie i magazynowanie zakupionych lekéw niesubstytucyjnych do leczenia
hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych, z wylaczeniem desmopresyny, zgodnie z umowami zawartymi
przez NCK i wykonawce.

Wydawanie pacjentom emicizumabu. Wzér zaméwienia na emicizumab okresla zalacznik nr 9 do
programu.

Opracowanie i wdrozenie procedury postgpowania z chorymi na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne
w przypadkach naglych przez izbe przyjec 1 SOR (o ile osrodek posiada SOR).

Sposéb realizacii zadan przez os$rodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych.
Potwierdzeniem objecia opiekq pacjenta przez osrodek leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych
bedzie wystawienie karty postgpowania zgodnie z zalacznikiem nr 1 do Programu. Osrodki leczenia beda
wydawaé rowniez karty chorego na hemofili¢. Karta chorego na hemofili¢ powinna zawiera¢ informacje
zgodnie z zalacznikiem nr 6.

Pacjent powinien regularnie (wediug zaleceri lekarza 3 osrodka) zglaszac sie do osrodka w celu oceny stanu
zdrowia, uzyskania informacji o badaniach kontrolnych i innych procedurach zalecanych przez lekarza, a
takze celem weryfikacji karty postepowania i karty chorego na hemofilie. W sytuacjach niewymagajacych
(wedlug oceny lekarza) osobiste] wizyty w o$rodku pacjent moze uzyska¢ porade lub np. zamoéwienie na
czynnik krzepnigcia/desmopresyne, kontaktujac si¢ z lekarzem. Pacjent ma obowigzek udostepnié
lekarzowi wymagane przez niego dokumenty (np. wyniki badar, karty informacyjne 3 hospitalizaci).

Karta postgpowania bedzie wystawiana w trzech egzemplarzach, po jednym dla osrodka leczenia hemofilii
1 pokrewnych skaz krwotocznych, pacjenta, w celu okazania w sytuacji postepowania naglego (np. przeg
Pasistwowe Ratownictwo Medyczne) a trzeci dla lekarza, ktory zazwyczaj bedzie wypisywal pacjentowi
zamowienia indywidualne na produkty krwiopochodne, rekombinowane koncentraty czynnikdéw
krzepnigcia oraz desmopresyne. Karta chorego na hemofili¢ bedzie wystawiana w jednym egzemplarzu
(dla pagjenta).
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7, uwagi na wieloaspektowy charakter opieki, jaka o$rodek leczenia chorych na hemofilie bedzie
zobowigzany zapewni¢ pacjentom, przyznawane bedzie wynagrodzenie ryczaltowe w wysokosci 300 zt
rocznie na jednego zarejestrowanego w o$rodku pacjenta. Ryczalt bedzie obejmowal, m. in. obstuge
administracyjna, zapewnienie calodobowego dyzuru telefonicznego dla innych podmiotéw leczniczych, w
tym lekarzy podstawowej opieki zdrowotnej 1 Panstwowego Ratownictwa Medycznego, druk i wydanie
kart postepowania oraz kart chorego na hemofilie. W celu unikniecia podwdjnej zaplaty za pacjenta,
osrodek bedzie zobowiazany zglosi¢ pacjenta objetego opieka do NCK. W przypadku dwukrotnego, w
ciagu roku kalendarzowego, przypisania pacjenta do osrodka, wynagrodzenie otrzyma jedynie osrodek,
ktéry jako pierwszy objal pacjenta opieka. Jezeli lekarz prowadzacy w osrodku wskaze na karcie
postepowania czestotliwosé wizyt rzadziej niz raz w roku, ryczalt bedzie wyptacany do czasu, gdy inny
osrodek nie przejmie opieki nad pacjentem i nie zostanie to zgloszone do NCK. Platnosci ryczaltowe za
pacjentow, ktorzy beda mieli wystawione karty postgpowania z terminem waznosci zalecen dluzszym niz
jeden rok, beda realizowane w grudniu danego roku. W takim przypadku osrodki leczenia hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych beda zobowiazane dokona¢ zgloszenia pacjentéow, bedacych pod ich
opieka, do 30 listopada danego roku. Powyzsze nie dotyczy przypadkéw wystawienia przez ten sam
osrodek leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych nowej karty postepowania.

Wprowadzenie strategii postepowania w przypadku dzialan z zakresu ratownictwa medycznego.
Priorytety w strategii postgpowania z chorymi na skazy krwotoczne wymienione w Programie w stanach
naglych.

Stan naglego zagrozenia zdrowotnego okreslony w Art. 3 pkt 8 ustawy o Panstwowym Ratownictwie
Medycznym w przypadku chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne wystgpuje mimo braku
widocznych objawéw pogorszenia stanu zdrowia i wymaga natychmiastowego leczenia koncentratami
czynnikow krzepniecia. Bez tej ratunkowej pomocy medycznej nalezy przewidywac¢ w krotkim czasie
pogorszenie stanu zdrowia, skutkujace powaznym uszkodzeniem funkcji zyciowych organizmu lub utraty
zycia.

W sytuacjach krytycznych pacjentom z hemofilig i pokrewnymi skazami krwotocznymi trzeba, dla ich
wlasnego bezpieczefistwa, zapewni¢ natychmiastowy dostep do leczenia oraz specjalistycznej opieki
medycznej, za postednictwem ZRM/SOR/IP oraz wielu lekarzy specjalistow.

W razie wystapienia urazu (zwlaszeza glowy) i/lub wystapienia powiktan krwotocznych, a w szczegélnosci
przed kazda procedura inwazyjna 1 operacyjng, pacjent powinien jak najszybciej otrzymacé koncentrat
czynnika krzepnigcia.

Koncentrat odpowiedniego czynnika krzepnigcia musi by¢ podany na miejscu zdarzenia przez personel
medyczny z zasoboéw wlasnych chorego, a jezeli chory nie posiada leku, to ZRM powinien niezwlocznie
przewiez¢ pacjenta do SOR/IP, w ktérym prowadzony jest depozyt szpitalny koncentratéw czynnikéw
krzepnigcia.

Przy braku mozliwosci pozyskania koncentratu czynnika krzepniecia ze szpitalnego depozytu, lekarz
pelniacy dyzur na SOR/IP niezwlocznie po otrzymaniu informacji od ZRM dokonuje zamodwienia
koncentratu w RCKiK.

Po podaniu koncentratu niedoborowego czynnika, lekarz, ratownik medyczny lub pielegniarka z
ZRM/SOR/IP konsultuje pacjenta z lekarzem z o$rodka leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych.

Przeprowadzenie konsultacji z lekarzem z osrodka leczenia chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy
krwotoczne jest obowiazkowe przed kazdym zabiegiem diagnostycznym badz leczniczym przebiegajacym
z naruszeniem ciaglosci tkanek u pacjenta chorego na hemotfili¢ i pokrewne skazy krwotoczne, jak rowniez
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przed podaniem leku uposledzajacego hemostaze (o0 dzialanin  preciwplytkowym, preciovkreplinvym,
trombolityeznym).

UWAGA: Lekarz powinien zamoéwié ilosé czynnika krzepniecia wystarczajaca na co najmniej pierwsza dawke lub

podac preparat, ktory pacjent posiada we wiasnych zasobach (lcgenin domowym) — w zaleznosci od tego, co moze

uczynic szybciej. W stanie naglym rodzaj koncentratu 1 wielko$¢ pierwszej dawki nalezy ustali¢ w oparciu o karte

postepowania lub karte chorego na hemofilic wydang przez osrodek leczenia hemofilii i pokrewnych skaz

krwotocznych, pisemne zalecenia o$rodka (jegeli pacjent takie posiada), albo na podstawie ulotki dofaczonej do

opakowania czynnika, ktory jest w posiadaniu pacjenta. W razie braku dokumentacji nalezy skontaktowacé si¢ z

lekarzem z o$rodka leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych.

2.

2.1

2.1.1.

2.1.2.

2.1.3.

2.2

2.2.1

W ramach celu szczegdtowego ,,Zaopatrzenie w leki niegtbedne dla chorych na hemofilie i pokrewne skagy krwotoczne,
poprawa jakosci obstugi tej grupy chorych poprzez mmniejszenie uciqiliwosci Zwiqzanych g odbiorem produktiw lecznicgych,
celem prowadzenia profilaktyki i lecgenia domowego”, planowane sa nastgpujace interwencje:

Zakupy produktéw leczniczych dla chorych na hemofilie 1 pokrewne skazy krwotoczne. Podstawowe
zasady zakupow produktéw leczniczych:

Zakup bedzie dokonywany przez Narodowe Centrum Krwi za posrednictwem Zakladu Zamoéwien
Publicznych przy Ministrze Zdrowia. Koncentraty czynnikéw krzepniecia VIII i IX beda kupowane bez
réznicowania na produkty osoczopochodne i rekombinowane oraz bez preferencji za czas dzialania, z
zastrzezeniem pkt 2.1.2.Zakup produktu leczniczego bedzie nastepowal wraz z zestawem do dozylnego
albo podskérnego podawania, ktérego koszt, w ramach postepowania o udzielenie zamoéwienia
publicznego, powinien by¢ ujety przez Wykonawce w cenie jednostkowej tego produktu. W przypadku,
gdy produkt leczniczy jest sprzedawany przez Wykonawce osobno, a zestaw do podawania osobno,
Wykonawca, w ramach postepowania przetargowego, bedzie musial w oferowanej cenie jednostkowe;j
produktu uja¢ koszt zestawu do podawania, ale w dokumentach rozliczeniowych przedkladanych
Zamawiajacemu bedzie mial mozliwosé wyszczegélnienia kwoty, ktéra stanowi ceng zestawu do
podawania. Przez zestaw do podawania rozumie si¢ réwniez wode do infuzji, o ile jest to niezbedne do
podania leku wtasciwego.

Koncentraty czynnikéw krzepnigcia VIII i IX dla dzieci, beda kupowane za posrednictwem Zakladu
Zamowien Publicznych przy Ministrze Zdrowia, we wspélnych postgpowaniach o udzielenie zamowien
publicznych przez Narodowe Centrum Krwi oraz jednostke koordynujaca program lekowy ,,Zapobieganie
krwawieniom u dzieci 3 hemofilie A i B”. Celem wspdlnych przetargéw bedzie koordynacja metod zakupu
produktéw leczniczych w obydwu programach, przede wszystkim zakup tych samych produktéw
leczniczych dla dzieci w obydwu programach, a takze z uwzglednieniem mozliwosci zapewnienia takich
samych uslug towarzyszacych.

W postepowaniach o udzielenie zamodwienia publicznego, beda stosowane odpowiednie kryteria oceny
ofert lub wymagania, celem uzyskania zestawéw do podawania koncentratow czynnikéw krzepnigcia
poprzez port dla wszystkich pacjentéw z zalozonym portem, w ramach serwisu posprzedazowego
(niezalezenie od zestawu do dozylnego lub podskérnego podawania bez udziatu portu).

Zapewnienie pacjentom zakupionych produktéw leczniczych zgodnie z kryteriami kwalifikacji 1 wytaczenia
w rozdziale I11.2 Programu.

Zakupione koncentraty czynnikow krzepnigcia i desmopresyna beda przekazywane przez NCK na
podstawie stosownych uméw do RCKIiK, a emicizumab osrodkom leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych.

Zadania RCKiK:
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Przyjecie na stan, przechowywanie i magazynowanie zakupionych koncentratéw czynnikéw krzepnigcia i
desmopresyny, zgodnie z rozdzielnikami dostaw opracowanymi przez NCK.

Wydawanie koncentratéw czynnikéw krzepnigcia i desmopresyny do leczenia pacjentom i podmiotom
leczniczym, na podstawie imiennego zamowienia, zgodnie z rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z dnia 13
grudnia 2018 r. w sprawie szczegdlowego wzoru zamowienia indywidualnego na produkty
krwiopochodne, rekombinowane koncentraty czynnikéw krzepnigcia oraz desmopresyne.

Realizacja przesunie¢ koncentratéw czynnikéw krzepnigcia i desmopresyny z innych RCKIK, na podstawie
dyspozycji NCK.

Umozliwienie podmiotom leczniczym zawarcia uméw pisemnych na utworzenie depozytdéw szpitalnych
koncentratow czynnikéw  krzepnigcia i desmopresyny, regulujacych miedzy innymi: zasady
odpowiedzialnosci i rotowania koncentratéw czynnikéw krzepniecia i desmopresyny (w celu uniknigeia
preterminowania).

Przekazywanie wlasciwemu wojewodzie informacji o utworzeniu depozytu szpitalnego, ze wskazaniem
adresu szpitala, gdzie taki depozyt zostal utworzony oraz wykazu skaz krwotocznych, ktére beda
zabezpieczone w ramach tego depozytu, celem przestania informacji przez wojewode¢ do dysponentdw
zespolow ratownictwa medycznego, posiadajacych dyspozytornie medyczne.

Realizacja 1 zapewnienie dostaw domowych koncentratéw czynnikéw krzepniecia. Sposéb organizacji
dostaw domowych:

Osrodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych zglosza do NCK pacjentéw regularnie
pobierajacych koncentraty czynnikéw krzepnigcia, ktorzy zgodza sie na dostawy domowe 1 beda
przyjmowac kupiony w zamowieniu publicznym produkt leczniczy. W pierwszej kolejnosci osrodki
zglasza¢ beda pacjentow, ktérzy ze wzgledu na ograniczona sprawno$¢ ruchowa, oddalenie miejsca
zamieszkania od RCKiK lub sytuacje rodzinna, maja ograniczone mozliwosci odbioru produktéw
leczniczych. Wzér zgloszenia do dostaw domowych okresla zatacznik nr 11 do Programu. Lekarz
wypelniajac wniosek przydziela nast¢pujaca punktacie:

a. stopien niepelnosprawnosci, wg skali sprawnosci wg Eastern Cooperative Oncology Group (ECOG)
— do punktacji nalezy bra¢ pod uwage stopien sprawnosci 1-4, za kazdy stopient 2 pkt, maksymalna
liczba 8 pkt

b. odleglo§¢ miejsca zamieszkania od miejsca odbioru produktu leczniczego, do 20km 2 pkt, 21-50 km
4 pkt, > 51 km 6 pkt

c. sytuacj¢ rodzinng pacjenta:

¢ jednoosobowe gospodarstwo domowe, samotne wychowywanie dziecka do 16 r.z — 10 pkt.

e praca zawodowa jedynego cztonka rodziny osoby o ograniczonej sprawnosci ruchowej / obojga
rodzicow — 8 pkt pacjent lub rodzic pracujacy zawodowo — 6 pkt

e koniecznos¢ korzystania z transportu publicznego (brak samochodu) — 5 pkt dziecko do 7 r.z. — 2
pkt

e Inne — 3 pkt (uzasadnienie pisemne),

d. profilaktyka pierwotna, wtérna lub wtérna trzeciorzedowa krwawien, program ITI- 2 pkt

e. leczenie na zadanie w uzasadnionych przypadkach, gdy chory nie jest objety profilaktyka krwawien —
1 pkt

. port centralnego dostepu zylnego — 1 pkt

NCK na podstawie otrzymanych wnioskéw tworzy i uzupelnia oddzielna dla kazdego rodzaju produktu
leczniczego liste pacjentéw regularnie pobierajacych dany rodzaj koncentratu czynnika krzepnigcia wraz z
dawkowaniem i danymi teleadresowymi pacjentow, spelniajacych kryteria kwalifikacji, celem
zorganizowania 1 wykonywania zamoéwienia publicznego na zakup produktu leczniczego wraz z dostawami
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do domoéw pacjentéw. Kolejnos$¢ wiaczania do dostaw domowych odbywa si¢ zgodnie z punktacjq
okreslong w pkt 2, przy czym pierwszenstwo na liScie maja pacjenci uczestniczacy w pilotazu dostaw
domowych prowadzonego przez RCKiK w trakcie realizacji ,,Narodowego Programu Leczenia Chorych
na Hemofili¢ i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018”, ktorzy sa automatycznie kwaliftkowani
do dostaw domowych w ramach niniejszego Programu.
W ramach dostaw domowych koncentratéw czynnikéw krzepniecia dostepne beda koncentraty czynnikow
krzepnigcia, ktére moga by¢ podawane regularnie taka sama ilo$¢ co miesiac i ktére wydaje si¢ pacjentowi
cyklicznie, tj."*:

a. koncentrat czynnika VIII,

b. koncentrat czynnika IX

c. koncentrat czynnika VIII zaw. Czynnik von Willebranda o proporcji VWEF:FVIII 1:1

d. koncentrat czynnika VIII zaw. Czynnik von Willebranda o propocji co najmniej VWE:FVIII co

najmniej 2:1

e. koncentrat aktywowanych czynnikéw zespolu protrombiny aPCC

. w uzasadnionych przypadkach koncentrat rekombinowanego czynnika VIla.

W ramach dostaw domowych koncentratow czynnikéw krzepniecia VIII 1 IX nie uczestnicza dzieci objete
programem ,,Zapobieganie krwawieniom u diect 3 hemofiliq A i B”.
Jezeli przed uruchomieniem lub w trakcie funkcjonowania dostaw domowych okaze sig, Zze pacjent nie
moze korzysta¢ z dostaw domowych, np. z uwagi na zakontraktowanie leku, ktérego pacjent nie moze
stosowa¢, NCK proponuje uczestnictwo w dostawie domowej innemu pacjentowi.
W przypadku braku mozliwosci odbioru dostawy przez pacjenta w trzech réznych cyklach dostaw, NCK
przystuguje prawo zaproponowania dostaw domowych kolejnemu pacjentowi z listy w miejsce pacjenta,
do ktérego realizacja dostaw domowych okazala si¢ niemozliwa.

Dostawy domowe beda odbywaly si¢ na podstawie umowy zawartej pomiedzy NCK a wykonawca. Usluga
dostawy domowej bedzie wliczona w ceng¢ jednostkows koncentratu czynnika krzepnigcia. Wybrany
wykonawca bedzie dostarczal koncentrat czynnika krzepniecia do domu pacjenta zgodnie z ustawg z dnia
6 wrzednia 2001 r. prawo farmaceutyczne.
Wdrazanie nowo rejestrowanych lekéw, emicizumabu, rekombinowanego wieprzowego czynnika VIII
oraz czynnikow krzepniecia o przedtuzonym w uzasadnionych przypadkach w ramach budzetu Programu.
Z uwagi na spodziewane przez srodowisko ekspertow w zakresie leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych, rejestracje 1 wejscie na rynek nowych produktéow leczniczych, dopuszcza si¢ modytikacje
Programu przez ministra wlasciwego do spraw zdrowia. Rada Programu bedzie monitorowala rejestracje
nowych terapii i ich wejscie na rynek, a nastgpnie w razie zasadnosci, bedzie proponowata ministrowi
wlasciwemu do spraw zdrowia, modyfikacj¢ Programu. Modyfikacja Programu bedzie odbywala si¢ w
ramach $rodkéw przeznaczonych na Program, a wprowadzenie nowych lekéw bedzie odbywalo sie
poprzez zmniejszenie wolumenu produktéow leczniczych dotychczas stosowanych. Rozwiazanie to
pozwoli na wprowadzenie konkurencyjnosci pomiedzy produktami leczniczymi dotychczas stosowanymi,
a nowymi.

Procedure wdrazania nowych terapii okreslona w zataczniku nr 8 do Programu.
Warunkiem modyfikacji Programu bedzie wykazanie efektywnosci medycznej lub kosztowej w ramach
mozliwosci budzetu Programu, przy stosowaniu nowo zarejestrowanych terapii wobec dotychczas

12 postepowanie o udzielenie zamowienia publicznego moze by¢ wstrzymane do czasu uzyskania pieciu zgloszen na dany produkt
leczniczy i/lub uzyskania wolnych §rodkéw budzetowych.
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dostepnych w Programie koncentratow czynnikow krzepniecia i desmopresyny. Aktualizacja Programu w
tym zakresie bedzie przedmiotem opiniit AOTMiT.

3. W ramach celu szczegdtowego ,,Wzmocnienie nadzorn nad stosowaniem produktow lecinicgych u wiw. grupy choryeh,
skoordynowanie dziatani na s3ezeblu ogolnopolskim oraz podniesienie wiedsy personelu medycznego aangazowanego w
sprawowanie spegjalistycgney opieki nad tq grupq chorych orag monitorowanie lecgenia 3 wyRorystanien: rejestru medycgnego
chorych na hemofilie i pokrewne skazgy krwotoczne”, podjete zostana nastepujace interwencje:

3.1.  Powierzenie funkcji konsultacyjnej i szkoleniowe;.

Funkcje konsultacyjna oraz szkoleniowa przejma dwa osrodki referencyjne drugiego stopnia zlokalizowane w

Warszawie, tj.: Instytut Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie oraz Samodzielny Publiczny Dzieciecy Szpital

Kliniczny w Warszawie.

Zadaniem osrodkéw leczenia hemofilii 1 pokrewnych skaz krwotocznych, ktérym zostanie powierzona funkcja

konsultacyjna i szkoleniowa, bedzie prowadzenie szkolen dla kadry medycznej, zgodnie z zatacznikaminr 213 do

Programu. Ponadto, z uwagi na spodziewane najwigksze zaangazowanie tych os§rodkéw w realizacje interwencji

swpowolanie i funkgonowanie osrodkow lecgenia hemofilii i pokrewnych skazg krwotocznych i objecie pacjentdw kompleksowq opiekq

w tych osrodkach”, tj. najwigkszy udzial w budzecie przeznaczonym na t¢ interwencje, beda one zobowiazane do

konsultowania najtrudniejszych przypadkéw na rzecz pozostatych osrodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz

krwotocznych.

3.2.  Powolanie i funkcjonowanie Rady Programu:

3.2.1. Sposéb powolania i funkcjonowania Rady Programu:

1) Rada Programu zostanie powotana przez Ministra Zdrowia i bedzie sktadac si¢ z przedstawicieli o§rodkéw
leczenia hemotfilii i pokrewnych skaz krwotocznych, stowarzyszen chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy
krwotoczne, Ministerstwa Zdrowia, Narodowego Centrum Krwi oraz innych oséb powotanych zgodnie z
zarzadzeniem Ministra Zdrowia g dnia 25 kwietnia 2018 r. w sprawie prowadzenia prac nad opracowanien i realizacia
programow polityki drowotnej oraz wylaniania realizatordw innych programow realizowanych przez ministra wiasciwego
do spraw zdrowia. Rada Programu moze zaprosi¢ do udziatu w posiedzeniach dodatkowe osoby.

2) Rada Programu bedzie obradowac¢ co najmniej dwa razy w roku. Obsluge techniczna Rady zapewni
Narodowe Centrum Krwi.

3.2.2. Zadania Rady Programu:

1) Doradzanie i tworzenie rekomendacji dla ministra wlasciwego do spraw zdrowia w aspekcie hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych, z wlasnej inicjatywy lub na polecenie ministra.

2) Ewaluacja realizacji Programu.

3) Merytoryczna ocena i analiza stopnia osiagnigcia celéw Programu.

4) Okredlenie szczegotowych kryteriow kwalifikacji do dostaw domowych koncentratow czynnikdw

krzepnigcia 1 kwalifikowanie pacjentéw do tych dostaw. Kryteria powinny uwzglednia¢ co najmniej
odleglo§¢ miejsca zamieszkania od miejsca odbioru produktu leczniczego, sytuacje rodzinna pacjenta, tj.
czy prowadzi jednoosobowe gospodarstwo domowe, mozliwos¢ zapewnienia opieki przez pozostalych
czlonkéw rodziny, itp.

5) Przyjmowanie i opiniowanie zgloszen pacjentéw do leczenia wybranych terapii, zgodnie z rozdziatem I11.
2, modut 21 4.
W przypadku glosowania nad opiniowaniem zgloszed pacjentow do leczenia wybranych terapii, jak
réwniez w ramach procedury okreslonej w zalaczniku nr 8 do Programu, cztonkowie Rady Programu sg
zobowigzani do skladania deklaracji o braku lub ujawnieniu konfliktu intereséw kazdorazowo przed
glosowaniem. W przypadku ujawnienia konfliktu intereséw tj. powiazan w okresie ostatnich trzech lat z
wytworcami lub  podmiotami odpowiedzialnymi za nowa terapi¢, albo terapi¢ alternatywna
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(konkurencyjna) z omawiang terapia, cztonek Rady Programu zostaje wylaczony z glosowania. Wylaczenie
z glosowania nastepuje rowniez w przypadku odmowy zlozenia deklaracji. Wzor deklaracji o braku lub
ujawnieniu konfliktu stanowi zalacznik nr 10 do programu.

6) Rekomendowanie NCK podmiotéw leczniczych, w ktérych powinny by¢ tworzone depozyty
koncentratow czynnikéw krzepniecia oraz okreslanie ilosci lekow do umieszczenia w tych depozytach,
istotnych z punktu widzenia ratownictwa medycznego chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne.

7) Inicjatywa w zakresie proponowania Ministrowi Zdrowia rekomendacji dotyczacych wprowadzenia do
Programu nowych zadan oraz odstgpowania od kontynuowania zadan juz realizowanych, w tym
wprowadzania do Programu nowo rejestrowanych produktéw leczniczych dla chorych na hemofilie i
pokrewne skazy krwotoczne.

8) Inicjatywa w zakresie proponowania Ministrowi Zdrowia rekomendacji z zakresu ratownictwa
medycznego chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne.

9 Opracowywanie coroczne i po zakoficzeniu realizacji Programu, raportu dla ministra wlasciwego do spraw
zdrowia zawierajacego ocen¢ Programu, w terminie wskazanym przez ministra wlasciwego do spraw
zdrowia.

3.3.  Utworzenie i prowadzenie rejestru medycznego chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne:

3.3.1. Zakres danych:

1) zuzycie koncentratéw czynnikow krzepnigcia i desmopresyny,

2) inhibitory,
3) infekcje wirusami HCV, HBV, HIV, inne infekcje przenoszone droga krwi,

4) choroby wspolistniejace (w fym nowotworowe, nkfadn sercowo-nacgyniowego, udarow niedokrwiennych mozgn,
migotania predsionkow),

5) wyniki stanu fizycznego pacjenta,

6) zastosowane metody obrazowania,

7) wyniki czynnosciowe,

8) przebyte operacije chirurgiczne,

) data i przyczyna zgonu,

10) jako$¢ zycia pacjenta oraz generowane koszty, np. liczba dni opuszczonych w szkole lub w pracy.

3.3.2.  Wykorzystanie dotychczasowych doswiadczen:

Wdrazanie rejestru chorych na hemofili¢ 1 pokrewne skazy krwotoczne bedzie odbywalo si¢ w oparciu o
doswiadczenia funkcjonowania innych baz danych, ktére dotychczas wspomagaly nadzor nad realizacja Programu,
w szczegolnosci internetowego systemu zlecen na koncentraty czynnikéw krzepniecia i desmopresyne. Przy czym
zaklada sig, iz funkcjonalnosci internetowego systemu zlecett beda odzwierciedlone w rejestrze.

I11.4. Sposo6b udzielania §wiadczen zdrowotnych w ramach programu polityki zdrowotne;j.
W ramach niniejszego Programu nie finansuje si¢ $wiadczen opieki zdrowotnej.

I11.5. Sposo6b zakonczenia udziatu w programie polityki zdrowotnej.

Zakoticzenie udziatu pacjenta w Programie jest jednoczesnie kryterium wylaczenia i mozliwe jest w przypadku:
1. zgonu pacjenta,

2. wyleczenia lub ustapienia skazy krwotocznej (np. preszezep watroby, ustqpienie nabytej hemofilii A, itp.),

3. rezygnacji pacjenta, na kazdym etapie,
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nie potwierdzenia si¢ podejrzenia skazy krwotoczne;.

IV . Organizacja programu polityki zdrowotne;j.

IV.1. Etapy programu polityki zdrowotnej i dziatania podejmowane w ramach etapow:

W zakresie wyzej wymienionych celéw szczegétowych, Program bedzie realizowany w nastepujacych etapach:

1.

1.1

1.2

W ramach realizacji celu szczegdlowego ,,Poprawa jakosci Zycia oséb chorych na hemofilie i pokrewne skagy
krwotocgne, mnigisente chorobowosci poprzez objecie opiekq w spegalistycznych osrodkach dedykowanych tej grupie
choryel”, wyrdznia si¢ nastepujace etapy:

Etap pierwszy — po zatwierdzeniu Programu do realizacji - zawarcie umow ze wszystkimi realizatorami.
Tres¢ umoéw przygotuje NCK w imieniu Ministra Zdrowia.

Etap drugi — do realizacji od 2019 roku po podpisaniu umoéw na realizacje ww. dzialania w danym
wojewodztwie, stopniowe obejmowanie opieka pacjentow.

2. W ramach realizacji celu szczegotowego ,,Zaopatrzenie w leki niegbedne dla chorych na hemofilie i pokrewne skazgy

2.1

2.2

23

24

1)
2)
3)
4)

3.1.

krwotoczne, poprawa jakosci obstugi tej grupy chorych poprzez mmniejsgenie uciqdliwosci Zwiqzanych 3 odbiorem produktow
leczniczyeh, celem prowadzenia profilaktyki i leczenia domowego”, wyrdznia si¢ nastepujace etapy:

Etap pierwszy — po zatwierdzeniu Programu do realizacji - zawarcie uméw z RCKiK zgodnie z art. 23 ust
3 ustawy z dnia 22 sierpnia 1997 r. o publicznej stuzbie krwi. Umowy w imieniu Ministra Zdrowia zostang
przygotowane przez NCK.

Etap drugi — do realizacji od 2019 roku - tworzenie depozytéw koncentratow czynnikéw krzepniecia w
podmiotach leczniczych, w szczegdlnosci w nowo powolanych osrodkach leczenia hemofilii i pokrewnych
skaz krwotocznych oraz we wskazanych przez Radg Programu podmiotach leczniczych, istotnych dla
postepowania z chorymi na hemofilic 1 pokrewne skazy krwotoczne przez Panstwowe Ratownictwo
Medyczne, a takze potwierdzenie funkcjonowania dotychczasowych depozytow.

Etap trzeci - do realizacji od 2019 roku - informowanie przez RCKiK wlasciwego wojewody o
utworzonym depozycie koncentratow czynnikow krzepnigcia.

Etap czwarty — do realizacji poczawszy od 2019 roku - wprowadzenie dostaw domowych koncentratéw
czynnikéw krzepnigcia na poziomie co najmniej':

50 pacjentéow do 31 grudnia 2020 roku,

100 pacjentéw do 31 grudnia 2021 roku (w tym pacjenci 3 poprzedniego roku),

150 pacjentéw do 31 grudnia 2022 roku (w tym pagjenci 3 poprzednich laf),

200 pacjentéw do 31 grudnia 2023 roku (w tym pacjenci 3 poprednich la?).

W ramach realizacji celu szczegdtowego ,,Wzmocnienie nadzoru nad stosowaniem produktow lecznicgych u wiw. grupy
chorych,  skoordynowanie diatai na  s3egebln  ogolnopolskim orag - podniesienie  wiedyy  personeln - medycznego
gaangazowanego w sprawowanie spegjalistyczne] opieki nad tq grupq chorych orag, monitorowanie leczenia 3 wykorgystanien
rejestru medyegnego chorych na hemofilie i pokrewne skazgy krwotoczne”, wyrdznia si¢ nastepujace etapy w zakresie
nizej wymienionych interwencji:

L Powolanie i funkgonowanie Rady Programn’”:

13W przypadku braku réznicy cenowej pomiedzy produktami kupowanymi z dostawa do RCKiK a produktami z dostawa domowa,
liczba pacjentéw objetych dostawami domowymi moze by¢ wigksza od zakladane;.

/\/\7 "~ Ministerstwo
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program polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia
Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023

Etap pierwszy — do realizacji od 2019 roku — powotanie przez Ministra Zdrowia Rady Programu i zwotanie
przez NCK pierwszego posiedzenia Rady Programu, celem ustalenia regulaminu Rady 1 wyboru jej wladz.
W przypadku wyboru kolejnych realizatorow, kooptacja przedstawicieli kolejnych osrodkéw do Rady
Programu.

Etap drugi — do realizacji od 2019 roku - regularne posiedzenia Rady, nie mniej niz dwa razy w ciagu roku,
w razie potrzeby, dodatkowe posiedzenia na polecenie Ministra Zdrowia.

Powiergenie funkgji konsultacyjnej i s3koleniowey”:

Etap pierwszy - po zatwierdzeniu Programu do realizacji - NCK w imieniu Ministra Zdrowia podpisze
umowe na realizacj¢ ww. interwencji z o§rodkami leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych,
zgodnie z art. 48b ust. 1a pkt 1 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej
finansowanych ze $rodkéw publicznych, ktérym powierzono funkcje konsultacyjna i szkoleniowa.

Etap drugi - do realizacji od 2019 roku — coroczne prowadzenie szkolerr zgodnie z zalacznikami nr 21 3
do Programu.

5 Utworzgente i prowadzentie rejestru medyeznego chorych na hemofilie i pokrewne skagy krwotoczne”:

Etap pierwszy — po zatwierdzeniu Programu do realizacji, jednak nie wezesniej niz w 2020 roku— spetnienie
wymogoéw prawnych w celu utworzenia rejestru medycznego chorych na hemofiliec i pokrewne skazy
krwotoczne, tj.:

sporzadzenie analizy potrzeb utworzenia rejestru medycznego, zgodnie z art. 19 ust. 4 ustawy z dnia 28
kwietnia 2011 roku o systemie informacji w ochronie zdrowia,

opracowanie rozporzadzenia ministra wlasciwego do spraw zdrowia dotyczacego utworzenia rejestru
medycznego, zgodnie z art. 20 ust. 1 ustawy z dnia 28 kwietnia 2011 roku o systemie informacji w ochronie
zdrowia.

Etap drugi — do realizacji od 2021 roku (etap uzalegniony jest od terminu wejscia w $ycie rozporgadzenia ministra
wilasciwego do spraw zdrowia dotyczqeego utworgenia rejestru medycnego) — wytworzenie oprogramowania i zakup
infrastruktury do utrzymania rejestru medycznego chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne.
Etap trzeci — do realizacji od IV kwartalu 2021 roku (etap nzalezniony jest od terminu wejscia w ycie
rozporzadzenia ministra wiasciwego do spraw drowia dotycgacego utworgenia rejestru medycznego) —utrzymywanie
rejestru medycznego chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne.

IV.2. Warunki realizacji programu polityki zdrowotnej dotyczace personelu, wyposazenia i warunkow

lokalowych.

1.

1.1.

1.2.

Realizatorzy w cze¢dci dotyczacej celu szczegdlowego: ,,Poprawa jakosci $ycia 0sob chorych na hemofilie i pokrewne
skazgy krwotoczne, mniefsenie chorobowosci poprez, objecie opiekq w spegalistycznych osrodkach dedykowanych tej grupie
choryeh:

Umowy na realizacje interwencji dotyczacych ww. celu szczegdlowego w zakresie leczenia dorostych
zostang zawarte z podmiotami leczniczymi spelniajacymi wymagania rozporzadzenia Ministra Zdrowia z
dnia 22 listopada 2013 r. w sprawie $wiadczen gwarantowanych z zakresu leczenia szpitalnego, zatacznik
nr 3, czesci I poz. 21 lit. A lub B, ktérym Minister Zdrowia powierzy do realizacji zadania Programu,
zgodnie z art. 48b ust. 1a pkt 1 ustawy z dnia 27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotne;j
finansowanych ze srodkéw publicznych.

W zalgczniku nr 4 do Programu lista podmiotow leczniczych, z ktérymi zostang zawarte umowy w zakresie
leczenia dorostych.

Umowy na realizacj¢ ww. celu szczegdlowego w zakresie leczenia dzieci zostang zawarte z podmiotami
leczniczymi realizujacymi program lekowy ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci 3 hemofilia A i B”, ktorym
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program polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia
Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023

Minister Zdrowia powierzy do realizacji zadania Programu zgodnie z art. 48b ust. 1a pkt 1 ustawy z dnia
27 sierpnia 2004 r. o $wiadczeniach opieki zdrowotnej finansowanych ze $rodkéw publicznych, z
podmiotami leczniczymi realizujacymi program lekowy ,, Zapobieganie krwawieniom n dzieci 3 hemofiliq A i B”.
W zalgczniku nr 5 do Programu lista podmiotéw leczniczych, z ktérymi zostang zawarte umowy w zakresie
leczenia dzieci.

W czedci dotyczacej celu szczegdlowego ,, Zaopatrzenie w leki niexbedne dla chorych na hemofilie i pokrewne skagy
krwotocgne, poprawa jakosci obstugi tej grupy chorych poprez, zmniejs3enie uciqliwosci wiqanych g odbiorem produfktiw
lecznicgyeh, celem prowadzenia profilaktyki i leczenia domowego” dzialania beda wykonywane przez RCKIK, a w
przypadku dostaw domowych koncentratéw czynnikéw krzepnigcia, przez wykonawce zamodwienia
publicznego na zakup produktu leczniczego wraz z dostawa domowq (kos3t dostawy domowe bedzie wowezas
wliczony w ceng produktu leczniczego).

W cz¢scl dotyczacej celu szczegdtowego ,,Wzmocnienie nadzorn nad stosowaniem produktow leczniczych u wow.
grupy choryeh, skoordynowanie dziatari na sgezeblu ogdlnopolskim orag podniesienie wiedgy — personeln medycznego
gaangazowanego w sprawowanie specjalistycznej opieki nad tq grupq chorych orag, monitorowanie leczenia 3 wykorgystaniem
rejestru medycznego chorych na hemofilie i pokrewne skazgy krwotoczne” w zakresie interwencii ,,Powiergenie funkgji
konsultacyinel i szkoleniowes”, dziatania bedq realizowane przez dwa osrodki referencyjne drugiego stopnia
zlokalizowane w Warszawie, tj.: Instytut Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie oraz Samodzielny
Publiczny Dziecigcy Szpital Kliniczny w Warszawie.

W czesci dotyczacej celu szczegdtowego ,,Wzmocnienie nadzoru nad stosowaniem produktow leczniczych u wiw.
grupy  choryeh, skoordynowanie dziatai na szezebln ogdlnopolskim oraz podniesienie wiedgy personeln medyegnego
gaangazowanego w sprawowanie specjalistycznej opieki nad tq grupq chorych orag, monitorowanie leczenia 3 wykorgystaniem
rejestru medycznego chorych na hemofilie i pokrewne skagy krwotoczne” wzakresie interwencji ,,Umworzenie i
prowadzenie rejestru medyeznego chorych na hemofilie i pokrewne skagy krwotoczne” dziatania beda realizowane przez
Centrum Systemow Informacyjnych Ochrony Zdrowia.

V. Sposéb monitorowania i ewaluacji programu polityki zdrowotne;j.

Monitorowanie i ewaluacja bedzie prowadzona przez NCK 1 Rad¢ Programu.

V.1. Monitorowanie:

1.

Potroczne monitorowanie liczby pacjentow, objetych opiekg osrodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych
skaz krwotocznych, ktérym zalozono karty postepowania, zgodnie z zalacznikiem nr 1.

Coroczne monitorowanie wskaznikow zuzycia poszczegoélnych rodzajéw koncentratéw czynnikdw
krzepnigcia na mieszkatica kraju (wskagniki zuzycia beda wyliczane na podstawie zuzycia w ramach niniejszego
Programu, w prypadkn czynnikow VI i IX sumowane bedzie 3ugycie cxynnikow osoczopochodnych i rekombinowanych).
Coroczne monitorowanie liczby pacjentéw, u ktérych faktycznie wykonywano dostawy domowe
koncentratow czynnikow krzepnigcia.

Biezace monitorowanie liczby utworzonych depozytéw koncentratéw czynnikéw krzepniecia w stosunku
do liczby depozytéw wskazanych przez Rade Programu.

Coroczne monitorowanie liczby uczestnikéw szkolen prowadzonych przez osrodki leczenia chorych na
hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne, ktérym powierzono funkcje konsultacyjng i szkoleniowns.
Narzedziem wspomagajacym monitorowanie bedzie internetowy system zlecen na koncentraty czynnikow
krzepnigcia i desmopresyne dzialajacy w ramach aplikacji komputerowej, udost¢pnionej przez Narodowy
Fundusz Zdrowia:
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6.2.

6.3.

6.4.

program polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia
Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023

W ramach aplikacji lekarz ma mozliwo$¢ wystawienia zamowienia indywidualnego na produkty
krwiopochodne, rekombinowane koncentraty czynnikow krzepniecia oraz desmopresyne, a w przypadku
wystawienia takiego dokumentu w formie papierowej, RCKiK jest zobowiazane do wprowadzenia danych
do systemu informatycznego.

Wprowadzone dane pozostaja w systemie informatycznym umozliwiajac tworzenie wybranych raportow,
jak rowniez eksport zanonimizowanych danych do formatu edytowalnego.

Wybrane raporty beda scala¢ dane z niniejszego Programu oraz programu lekowego ,,Zapobieganie
krwawieniom u dziect 3 hemofiliaq A i1 B”.

Doswiadczenia w funkcjonowaniu internetowego systemu zlecent na koncentraty czynnikéw krzepniecia i
desmopresyne bedg wykorzystane w pracach nad rejestrem chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy
krwotoczne.

V.2. Ewaluacja:

Podczas ewaluacji Programu wykorzystywane beda nizej wskazane wskazniki realizacji Programu:

1.

@

liczba pacjentéw, objetych opieka osrodkow leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych na
koniec programu polityki zdrowotnej,

wskazniki zuzycia poszczegdlnych rodzajéw koncentratéw czynnikéw krzepnigcia na mieszkanca kraju,
liczba pacjentéw objetych dostawami domowymi koncentratow czynnikow krzepnigcia,

liczba uczestnikéw szkolen w ramach Programu,

Dane do oceny stopnia realizacji Programu gromadzi¢ bedzie NCK.

VI . Budzet programu polityki zdrowotne;j.

W ramach Programu finansowane beda nizej wymienione dziatania:

1.

@

/\/\7 "~ Ministerstwo
- < Ldrowia

opieka nad pacjentami przez utworzone osrodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych, w
ramach interwencji ,,Powolanie i funkcjonowanie osrodkdw lecgenia hemofilii i pokrewne skagy krwotocgne i objecie
pacjentow kompleksowq opieka w tych osrodkach”,

szkolenia w ramach interwencii ,,Powiergenie funkgji konsultacyinef i szkoleniower”,

interwencja ,,Powotanie i funkgonowanie Rady Programu”,

interwencja ,, Zakupy produktow leczniczych dla chorych na hemofilie i pokrewne skazgy krwotoczne orag zapewnienie
pagjentom akupionych produktiw leczniczych godnie 3 kryteriami kwalifikadi i wylaczenia w rogdziale 111. 2.
Programn’”,

interwencja ,, Utworgenie i prowadzenie rejestru medycznego chorych na hemofilie i pokrewne skagy krwotoczne”.
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program polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia
Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023

VI.1. Koszty jednostkowe.

2019 2020
INTERWENCJA 2021 2022 2023
Koszty Koszty Koszty Koszty
zaangazowane planowane zaangazowane planowane
Powolanie i 300,00 zt 300,00 zt 300,00 zt 300,00 zt | 300,00 zt | 300,00 zt | 300,00 zt

funkcjonowanie

osrodkéw leczenia
hemofilii i pokrewnych
skaz krwotocznych i
objecie pacjentow
kompleksowa opicka w
tych osrodkach
Powierzenie funkeji 51,84 zt 26,67 zt 0zt 0zt 27,67 zt 27,67 zt 27,67 zt

konsultacyjnej i

szkoleniowej
Powolanie i 1,96 zt 5,00 zt 0,24 zt 5,00 zt 5,00 zt 5,00 zt 5,00 zt
funkcjonowanie Rady

Programu
Zakupy produktéw 97 324,93 71 47 116,67 7t 100 198,82 52 361,00 zt 58 61 63
leczniczych dla chorych 616,67 zt | 600,00 zt | 650,00 zt
na hemofili¢ i pokrewne

skazy krwotoczne oraz
zapewnienie pacjentom
zakupionych produktéw
leczniczych zgodnie z
kryteriami kwalifikacji i
wylaczenia w rozdziale
II1. 2. Programu
Utworzenie i 0,00 zt 0,00 zt 0,00 zt 0,00 z | 475,83 zt 73,00 zt | 73,00 zt

prowadzenie rejestru

medycznego chorych na
hemofili¢ 1 pokrewne
skazy krwotoczne

Lacznie: 97 678,73 zt 47 448,34 7t 100 499,06 =zt 52 666,00 zt 59 62 64
425,17 zt || 005,67 zt || 055,67
zX

Tabela 12. Koszty ww. interwencji na jednego pacjenta na poszczegdlne lata realizacji Programu (koszzy jednostkowe oszacowano prgy
zatogenin ndziatu w Programie 6 000 pacjentdw — dotyegy kosztow planowanych, w przypadku lat 2019-2020 koszty zaangazowane - dla faktyczne
liezby pagjentow).
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program polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia
Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023

VI.2. Koszty catkowite.

INTERWENCJA | FINANSOWAN 2019 2020 2021 2022 2023
E DZIALANIE
Koszty Koszty Koszty Koszty
zaangazowane planowane zaangazo planowane
wane
Powolanie i Dziatania 872 700,00 zt 1800 000 zt 1067 400 | 1800000 =zt 1800 000 zt | 18000002zt | 1800000 =zt
funkcjonowanie wskazane w (2909 pacjentow x| (6000 pagientow x| 2t (3558 (6000 pagjentow | (6000 (6000 (6000
osrodkow rozdziale 111.3 300 zf) 300 1) pagientow x| x 300 i) pagjentw x pagjentiw x pagientdw x
leczenia hemofilii | Programu, pkt 300 z1) 300 1) 300 1) 300 1)
i pokrewnych 1.1
skaz
krwotocznych i
objecie pacjentow
kompleksowa
opieka w tych
osrodkach
Powierzenie Szkolenia kadry | 150 800 zt 160 000 zt 0zt 0zt 332000 zt 166 000 z1 166 000 zt
funkcji medycznej
konsultacyjnej i
szkoleniowej
Powolanie i Finansowanie 5 715,37 zt 30 000 z1 866,60 30 000 z1 30 000 z1 30 000 zt 30 000 zt
funkcjonowanie kosztow
Rady Programu dojazdu na
posiedzenia
oraz
obstugi36+
organizacyjnej
posiedzent
Zakupy Finansowanie 283 118 224,43 282 700 000 zt 356 507 314166 000 zt | 351700 000 | 369 600 000 | 381 900 000
produktow produktow zt 392,50 zt zt zt zt
leczniczych dla leczniczych
chorych na zgodnie z
hemofilie i tabelg 14
pokrewne skazy
krwotoczne oraz
zapewnienie
pacjentom
zakupionych
produktow
leczniczych
zgodnie z
kryteriami
kwalifikacji i
wylaczenia w
rozdziale II1. 2.
Programu
Utworzenie i 1. Wytworzeni | 0zt 0zt 0zt 0zt 2855000 zt | 438 000 zt 438 000 zt
prowadzenie e (sporzadzenie
rejestru oprogramowani analizy potrzeb
medycznego a noporzenia
chorych na 2. Zakup ;Zizzz”ego ;
hemofilig i infrastruktury P pr;zmu/aﬂie
pokrewne skazy 3. Utrzymanie roxporzadgenia)
krwotoczne rejestru
4. Koszty po
stronie CSIOZ
tacznie 28414743980 | 2846900002t | 3575756 | 315996 | 356551 | 372034 | 384334
i 10 000 2t 000zt | 000zt 000 zt

Tabela 13.Koszty catkowite interwencji na poszczegdlne lata.

*plan finansowy na 2019 rok po zmianach

AAYA

Ministerstwo

Zdrowia
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NAZWA PRODUKTU
LECZNICZEGO*

2019

2020

Tlosci
zakupione

Tlosci
planowane

Iloéci
zakupione

Iloéci
planowane

2021

2022

2023

koncentrat czynnika VIII

(jm)

249 339 750

200 000 000

228 673 500

225000 000

250 000 000

280 000 000

290 000 000

koncentrat
rekombinowanego czynnika
VIII (j.m.)

2 630 000

1500 000

8 300 000

2500 000

4000 000

8 000 000

14 000 000

koncentrat czynnika IX (j.m.)

35599 400

28 000 000

31 036 600

32 000 000

36 000 000

38 000 000

40 000 000

koncentrat
rekombinowanego czynnika
IX (j.m.)

170 000

450 000

700 000

700 000

1 000 000

1 500 000

2000 000

koncentrat czynnika VIII
zawierajacego czynnik von
Willebranda o proporcji
VWE:FVIII co najmniej 1:1
(j. m. czynnika von
Willebranda)

13 000 200

10 000 000

15999 600

12 000 000

12 500 000

13 500 000

15 000 000

koncentrat czynnika VIII
zawierajacego czynnik von
Willebranda o proporcji
VWE:FVIII co najmniej 2:1
(jednostka miedzynarodowa
czynnika von Willebranda)

4990 200

10 000 000

9 041 400

11 000 000

12 000 000

13 000 000

14 000 000

koncentrat czynnikow
zespotu protrombiny (PCC)

609 600

1000 000

558 000

1100 000

1200 000

1350 000

1 500 000

koncentrat aktywowanych
czynnikéw zespotu
protrombiny (aPCC) (j.m.)

23 500 000

22500 000

30 117 000

16 462 000

18 616 000

18 616 000

18 616 000

Emicizumab (mg)

160 950

113 400

151 200

151 200

151 200

koncentrat czynnika VII

(m)

645 000

650 000

880 200

650 000

700 000

700 000

750 000

koncentrat
rekombinowanego czynnika
VIIa (mg)

20 500

31000

36 800

33 500

25 200

25 200

25200

Koncentrat
rekombinowanego
wieprzowego czynnika VIII

G-m)

0

4732 000

4732 000

4732 000

koncentrat fibrynogenu (g)

470

250

590

275

300

330

350

koncentrat czynnika XIII

244 750

180 000

80 000

200 000

225 000

250 000

275 000

desmopresyna dozylna w
amp. 4 ug (amp.)

1900

2250

1800

2500

2750

3000

3250

desmopresyna donosowa
(opak.)

958

550

600

650

700

750

Razem (PLN)

283 118 224,43
zt*

282 700 000 zt

356
507 392,50 zt

314 000 000
zt

351 700 000
zt

369 600 000
zt

381 900 000
zt

Tabela 14. Tlosci koncentratéw czynnikéw krzepnigcia i desmopresyny przewidywane do zakupu w kolejnych latach realizacji Programu.

14 Zgodnie z art. 29 ust. 3 ustawy z dnia 29 stycznia 2004 roku Prawo zamoéwien publicznych, nie wskazuje si¢ nazw handlowych
produktéw leczniczych, dopuszczajac wybér dowolnego produktu w danym rodzaju w zaleznosci od wyniku postgpowania o
udzielenie zamowienia publicznego.
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*plan finansowy na 2019 rok

Uzasadnienie:

Wzrost ilosci stosowanych produktéw leczniczych bedzie nastgpowal z uwagi na upowszechnianie si¢ opieki nad
pacjentami przez osrodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych. Obecnie, chorzy ktérzy nie maja
kontaktu z hematologami, wielokrotnie przyjmuja zbyt male dawki lekdw (ponizej ilosei wskazanych w aleceniach).
Duzy wzrost zaopatrzenia w koncentraty rekombinowanych czynnikéw VIII 1 IX wynika ze zwickszenia liczby
dzieci, ktore nie otrzymywaly wczesniej produktéw osoczopochodnych, wzrostu ich masy ciala oraz
zabezpieczenia leku dla dorostych uczulonych na produkty osoczopochodne.

Jednoczesnie Program zaktada bardzo ograniczony wzrost stosowania koncentratu aktywowanych czynnikéw
zespolu protrombiny (¢PCC) 1 koncentratu rekombinowanego czynnika VIla, gdyz zaklada si¢, Zze wobec
poprawiajacej si¢ opieki, nie powinno przybywac pacjentéw z inhibitorami.

VI1.3. Zr6dta finansowania.

Program zostanie sfinansowany z budzetu bedacego w dyspozyciji Ministra Zdrowia z czg¢éci 46 — Zdrowie,
dzialu — 851 — Ochrona zdrowia, rozdzialu 85149 — Programy polityki zdrowotne;.
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Pieczec osrodka
Zalacznik nr 1
KARTA POSTEPOWANIA

Dane osrodka (nazwa, adres, telefony w godzinach pracy, telefon catodobowy - konsultage):
Dane pacjenta (imie i nazwisko, PESEL, adres zamiesgkania):

Dane opiekuna prawnego (¢ i nazwisko, adres zamieszkania):

Rozpoznanie skazy krwotocznej (rodzaj, postaé, obecnosé inbibitora):

Inne choroby, stosowane leki:

Aktualna masa ciala:

Objawy/dolegliwosci pacjenta:

Aktualne leczenie (preparaty, schemat leczenia, zalecane dawki: profilaktyczne, do leczenia niewielkich krwawiert, do leczenia krwawien 3agrazajacych
Sycinl):

Pozostale zalecenia:

Inne informacje:

Lekarz prowadzacy w osrodku leczenia hemofilii:

Daty aktualizacji karty:

Termin aktualizacji karty w osrodku leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych (data wazgnego zalecenia):

Informacje ogdlne:
Niniejsza karta jest jednocze$nie zleceniem dozylnego podania koncentratu czynnika krzepniecia/desmopresyny. Koncentrat czynnika
krzepniecia/desmopresyne mozna podawaé w kazdej placéwee stuzby zdrowia, w tym w POZ oraz SOR/IP, jak réwniez w warunkach
domowych (bez obecnosci lekarza).
UWAGA: Warunkiem wystawienia zamoéwienia na produkty lecznicze przez lekarza z innego podmiotu leczniczego niz os$rodek leczenia
chorych na hemofili¢ i pokrewne skazy krwotoczne do profilaktyki i leczenia domowego jest przedstawienie przez pacjenta karty
postgpowania, z uwzglednieniem informacji w niej zawartej — obowiazuje od 1 stycznia 2022 roku.

Opdznienie podania koncentratu czvnnika krzepniecia/desmopresyny moze spowodowaé znacznv uszczerbek na zdrowiu, a nawet

odpowiedniej dawce, a dopiero potem rozpoczaé niezbedne badania diagnostyczne.

Pacjent objety leczeniem domowym posiada przy sobie lub w domu odpowiedni preparat. Nalezy go uzy¢ w sytuacji krwawienia lub

koniecznosci podania dawki profilaktycznej. Jezeli pacjent nie posiada preparatu, nalezy pilnie zaméwi¢ go w Regionalnym Centrum
Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa (..... adres, telefon.....) za posrednictwem systemu internetowego ,,Cgynnik na Ratunek” (https:/ [ csm-
swd.nfzgov.plf enr/). Osrodek zamawiajacy nie placi za lek, jest on finansowany z budzetu Narodowego Programu Leczenia Chorych na
Hemofili¢ i Pokrewne Skazy Krwotoczne.

ZASTRZEZENIA :
o Uklad graficzny karty nie jest wiqiqcy.

/\/\7 “~ Ministerstwo
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o Pusiadanie karty nie warnnkuje dostgpu pacjenta do leczenia w stanach zagragajacych drowin i gyciu pacjentow, jest ona dokumentem
dodatkowyn | pomocniczym w kontaktach pagjenta ze siniba 3drowia.
o Karta powinna by¢ aktualizowana prez lekarza prowadzacego w osrodkn.
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Zatacznik nr 2

Kalkulacja szkolen, ze wskazaniem grup zawodowych, realizowanych wspdlnie przez osrodki leczenia hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych, ktérym powierzono funkcje¢ konsultacyjng i szkoleniowa*

SZKOLENIA - KALKULACJA NA JEDEN ROK***

Lekarze
Liczba grup Ilos¢ osob Suma grup Suma uczestnikow
Grupa I 30 4 120
Grupa 1T 30
Grupa IIT 30
Grupa IV 30
Pielegniarki
Liczba grup Ilo$¢ os6b Suma grup Suma uczestnikéw
Grupa 1 30 2 60
Grupa IT 30
Fizjoterapeuci
Liczba grup Ilos¢ osob Suma grup Suma uczestnikow
Grupa I 30 1 30
Diagnosci laboratoryjni
Liczb grup Ilo$¢ oséb Suma grup Suma uczestnikéw
Grupa I 30 1 30
Ratownicy medyczni
Liczba grup Ilos¢ osob Suma grup Suma uczestnikow
Grupa I 30 1 30
Dyspozytorzy medyczni**
Liczba grup Ilos¢ osob Suma grup Suma uczestnikow
Grupa I — rok 2019 30 1 30
Grupa I — lata 2020-2023 45 1 45

Liczba organizowanych szkolen w ciggu roku - 10

Suma wszystkich uczestnikow szkolenia - 300 os6b w roku 2019, 315 0séb na rok w latach 2020-2023

Czas trwania jednego szkolenia - 8 godz.

Koszt szkolen

Wyktadowca 1h= 500 zt 8h= 4000 z¥

Obstuga (sala, catering, materiaty 400 zt od osoby
edukacyjne, inne koszty organizacyjne)

Ogodlne koszty
Wyktadowca 40 000 zt
Obstuga (sala, catering, materiaty 120 000 z¥
edukacyjne, inne koszty organizacyjne) —
rok 2019
Obstuga (sala, catering, materiaty 126 000 zt

edukacyjne,inne koszty organizacyjne) —
lata 2020-2023

SUMA - rok 2019 160 000 zt

SUMA w roku — lata 2020-2023 166 000 zt

*Kalkulacja sporzadzona dla szkolen stacjonarnych. Rada Programu moze podja¢ decyzje o zastapieniu szkoleni stacjonarnych szkoleniami e-learningowymi w ramach
przewidzianego budzetu i pod warunkiem uzyskania takiej samej liczby uczestnikéw, jak zaktadana w szkoleniach stacjonarnych.

**Dyspozytoréw medycznych na szkolenia kieruja pracodawcy. Realizator moze dodatkowo zwréci¢ si¢ o wspatcie do innych podmiotéw w pozyskiwaniu uczestnikow ,
np. osrodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych, konsultantéw wojewédzkich, towarzystw naukowych i zwiazkéw zawodowych.

Ministerstwo
- Zdrowia
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*+Z uwagi na zagrozenie epidemiologiczne szkolenia z 2020 roku zostaly przeniesione na 2021 rok.

Zalacznik nr 3

Tematyka szkoleni realizowanych wspdlnie przez oérodki leczenia hemofilii i poktrewnych skaz krwotocznych, ktérym

powierzono funkcje¢ konsultacyjna i szkoleniowa.

Grupa
Lp. P Tematy szkolef*
zawodowa
1 Lekarze Wrodzone i nabyte osoczowe skazy krwotoczne — patofizjologia, obraz kliniczny, diagnostyka i leczenie
Wrodzone i nabyte plytkowe skazy krwotoczne — patofizjologia, obraz kliniczny, diagnostyka i leczenie
Wrodzone i nabyte naczyniowe skazy krwotoczne — patofizjologia, obraz kliniczny, diagnostyka i leczenie
Wrodzone i nabyte skazy krwotoczne — postepowanie w stanach naglych
Zasady rozpoznawania krwawien i ich powiktan
Organizacja systemu opieki nad chorymi na skazy krwotoczne w Polsce (regulacje prawne, system dystrybucji czynnikéw, leczenie
domowe)
Zasady podawania i przechowywania dostepnych w Polsce produktéw leczniczych do leczenia skaz krwotocznych
2. Pielegniarki Wrodzone i nabyte skazy krwotoczne — podstawowe informacje na temat patofizjologii, obrazu klinicznego i leczenia
Zasady rozpoznawania krwawien i ich powiktan
Wrodzone i nabyte skazy krwotoczne — postepowanie w stanach nagtych
Zasady podawania i przechowywania dostepnych w Polsce produktéw leczniczych do leczenia skaz krwotocznych
Techniki dojscia dozylnego u chorych na skazy krwotoczne
Edukacja pacjentéw i ich rodzin
Organizacja systemu opieki nad chorymi na skazy krwotoczne w Polsce (regulacje prawne, system dystrybucji czynnikéw, leczenie
domowe)
3. Fizjoterapeuci Wrodzone i nabyte skazy krwotoczne — podstawowe informacije na temat patofizjologii, obrazu klinicznego i leczenia
Patofizjologia i leczenie artropatii w przebiegu skaz krwotocznych
Nowoczesne metody fizjoterapii w leczeniu artropatii hemofilowej
Warsztaty praktyczne
Ministerstwo Strona 50 z 62
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Diagnosci

.. Diagnostyka wrodzonych i nabytych osoczowych skaz krwotocznych
laboratoryjni ) ¥

Diagnostyka wrodzonych i nabytych plytkowych skaz krwotocznych

Monitorowanie leczenia czynnikami krzepniecia i desmopresyna

Wspolpraca diagnosty i lekarza w zakresie rozpoznawania i leczenia skaz krwotocznych

Wrodzone i nabyte skazy krwotoczne — postepowanie w stanach nagtych

Zasady podawania i przechowywania dostepnych w Polsce produktéw leczniczych do leczenia skaz krwotocznych

Warsztaty praktyczne

Ratownic; . . . . .. . . .
d Y Wrodzone i nabyte skazy krwotoczne — podstawowe informacje na temat patofizjologii, obrazu klinicznego i leczenia
medyczni

Wrodzone i nabyte skazy krwotoczne — postepowanie w stanach naglych

Zasady rozpoznawania krwawien i ich powiktan

Organizacja systemu opieki nad chorymi na skazy krwotoczne w Polsce (regulacje prawne, system dystrybucji czynnikéw, leczenie
domowe)

Zasady podawania i przechowywania dostepnych w Polsce produktéw leczniczych do leczenia skaz krwotocznych

Techniki dojscia dozylnego u chorych na skazy krwotoczne

Dyspozytorz . o . . .
ysp d Y . Y Wrodzone i nabyte skazy krwotoczne — podzial i podstawowe informacje na temat obrazu klinicznego
medyczni

Wrodzone i nabyte skazy krwotoczne — postepowanie w stanach naglych

Organizacja systemu opieki nad chorymi na skazy krwotoczne w Polsce (regulacje prawne, system dystrybucji czynnikéw, leczenie
domowe)

Zasady podawania i przechowywania dostepnych w Polsce produktéw leczniczych do leczenia skaz krwotocznych

*W przypadku podjecia przez Rade Programu decyzji o zastapieniu szkolen stacjonarnych szkoleniami e-learningowymi, szkolenia e-learningowe beda
uwzgledniaé wszystkie tematy.
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Zalacznik nr 4

program polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia
Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023

Lista realizator6w Programu w zakresie interwencji ,,powofanie 1 funkcjonowanie osrodkow leczenia hemofilii i pokrewne
skazy krwotoczne i objecie pacjentow kompleksowg opiekg w tych osrodkach” dla dorostych.*

Wojewodztwo szpital adres szpitala dane kontaktowe
. Uniwersytecki Szpital Kliniczny w ul. M. Sktodowskiej 24a
podlaskie Bialymstoku 15-276 Bialystok Tel. (85) 746 8207
Szpital Uniwersytecki nr 2 im. dr Jana ul. Ujejskiego 75
’ Tel. (52) 365 52 75
Biziela w Bydgoszczy 85-168 Bydgoszcz el (52) 3655275
kujawsko-pomorskie
Specjalistyczny Szpital Miejski im. Mikotaja ul. Batorego 17/19 Tel.: (56) 610 03 21; (56) 610 04 13;
Kopernika w Toruniu 87-100 Torun (56) 610 04 17
. Uniwersyteckie Centrum Kliniczne w ul. Debinki 7 -
pomorskie Gdaisku 80-952 Gdasisk Tel. (58) 349 28 76
- Sa@odzleln;* I.’ubthny* §zp1t2}l Kh}'llczny ul. Francuska 20.24
Slaskie im. Andrzeja Mieleckiego Slaskiego . Tel. (32) 259 12 00
. ; 40-027 Katowice
Uniwersytetu Medycznego w Katowicach
Swietoktzyskie C Onkologii
o ‘ wigtorrzysiie Lentrum Snkologh ul. Stefana Artwisskicgo 3 Tel. (41) 367 48 48,(41) 367 48 47,
$wietokrzyskie Samodzielny Publiczny Zaklad Opieki .
. o L 25-734 Kielce (41) 367 48 42
Zdrowotnej w Kielcach
. . . L . ul. Mikotaja Kopernika 36
matopolskie Szpital Uniwersytecki w Krakowie 31-501 Krakéw Tel. (12) 424 76 32
labelski Samodzielny Publiczny Szpital Kliniczny ul. Stanistawa Staszica 16 Tel. (81) 534 23 97; (81) 534 54 92; (81)
clskie
" Nr 1 w Lublinie 20-081 Lublin 534 54 96; (81) 534 54 56; (81) 534 54 48
Toiewddakic Wiel istves
ook c :xo‘e‘gof lle W,leTOSpec’i lchf ne u ul. Pabianicka 62 Tel: (42) 689 51 91; (4)2 689 51 93;
zki ntrum On i i Traum; ii im. M.
e © OOl T Araumatolog 93513 Lodz (42) 689 51 96
Kopernika w Lodzi
Szgitmal mrﬁfi;i{zemﬁmﬁ?a Izmkliego Tel. centrala: (61) 854 90 00
ersytetu Medycznego im. Karola
wielkopolskic wetsyretn Medyczneg ) ul. Dluga ¥ 61-848 Poznati fax (61) 85294 72
Marcinkowskiego w Poznaniu
Samodzielny Publiczny Szpital Kliniczny
Nr 1P kiego Uni / 1. Unii Lubelskiej 1
zachodniopomorskie £ Fomorskiego Lniwersytetu o ol ubetsie Tel. (91) 425 33 47; 695 112 044
Medycznego im. prof. Tadeusza 71-252 Szczecin
Sokolowskiego w Szczecinie
ecki Instytut Hematologii i Transfuzjologii w ul. Indiry Gandhi 14 Tel. (22) 34 96 158; (22) 34 96 481,
mazowieckie
arowiee Warszawie 02-776 Warszawa (22) 349 61 54; (22) 349 61 53
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dolnoglaski Uniwersytecki Szpital Kliniczny im. Jana ul. Borowska 213 Tel. (71) 733 11 00 ; (71) 733 11 10
omosiaske Mikulicza Radeckiego we Wroclawiu 50-556 Wroclaw fax (71) 733 12 09
ielospecjalistyczny Szpital Wojewodzki
Wg opec \;Zl:m; S,‘fljta \golezo‘i‘n v ul. Dekerta 1 Tel. (95) 733 18 90; (95) 7331 498;
ZC . z Z
orzowie TP SpoThA £ UEHnIcsond 66-400 Gorzow Wielkopolski (95) 733 14 96, (95) 733 14 95
Odpowiedzialno$cia
lubuskie

Szpital Uniwersytecki im. Karola L Zvty 26
. . . . ul. Zyty 20,
Marcinkowskiego Sp. z 0. 0. w Zielonej 65-046 Ziclona Gora Tel. (68) 32 96 200, (68) 32 96 386,

Gorze (68) 3296 372

* W wojewddztwach podkarpackim, warminsko-mazurskim i opolskim brak jest podmiotéw leczniczych, ktére spetniaja warunki dla zakresu Leczenie hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych, okreslonych w rozporzadzeniu Ministra Zdrowia z dnia 22 listopada 2013 roku w sprawie $wiadczeni gwarantowanych z zakresu
leczenia szpitalnego, zal. nr 3, czesci I poz. 21. Pacjenci z tych wojewddztw moga korzystac z opieki realizatoréw w innych wojewddztwach. W przypadku
wyspecjalizowania si¢ podmiotéw leczniczych spelniajacych warunki ww. rozporzadzenia dla leczenia hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych w wojewddztwach:

podkarpackim, warmifisko-mazurskim i opolskim, dopuszcza si¢ podpisanie z nimi uméw na realizacje Programu.
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Zatacznik nr 5

program polityki zdrowotnej Ministra Zdrowia
Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne na lata 2019-2023

Lista realizator6w Programu w zakresie interwencji ,,powofanie 1 funkcjonowanie osrodkow leczenia hemofilii i pokrewne

skazy krwotoczne i objecie pacjentow kompleksowg opiekg w tych osrodkach” dla dzieci.*

Wojewddztwo

szpital

adres szpitala

dane kontaktowe

podlaskie

Uniwersytecki Dziecigcy Szpital Kliniczny im.
Ludwika Zamenhofa Bialymstoku

ul. Waszyngtona 17
15-274 Bialystok

Tel. (85) 74 50 842, 74 50 846

kujawsko-pomorskie

Szpital Uniwersytecki nr 1 im. dr Antoniego
Jurasza w Bydgoszczy

ul Sktodowskiej-Curie 9
85-094 Bydgoszcz

Tel. (52) 781 446 829, 585 48 60

im. M. Konopnickiej

. Uniwersyteckie Centrum Kliniczne w ul. Debinki 7
kil Tel. (58) 349 28 76, 349 28 80
pomorssie Gdasisku 80-952 Gdarisk < 69) :
- Sémodzielny' Pu'bliczny Szpital I(liniczny Nr ul. 3 Maja 13-15
slaskie 1 im. Prof. Stanislawa Szyszko w Zabrzu, 41.800 Zab Tel. (32) 37 04 381 lub 372, 373
. - abrze
Slaskiego Uniwersytetu Medycznego
jewodzki Szpital Zespolony w Kielcach,
o , Wojewddzld Szpital Zespolony w Kieleach, | | o 11 ka 45 Tel. (41) 345 63 25, 345 85 53 wew. 32,35,
Swigtokrzyskie Swigtokrzyskie Centrum Pediatrii im. .
. . 25-736 Kielce 347 05 60
Wiadystawa Buszkowskiego
. . Cel . . ul. Wielicka 265
malopolskie Uniwersytecki Szpital Dziecigcy w Krakowie 30-663 Krakow Tel. (12) 658 20 11, 333 92 20 lub 21
. Uniwersytecki Szpital Dziecigcy w Lublinie ul. Gebali 6 -
lubelskie 20.093 Lublin Tel. (81) 718 88 11, 718 55 00, 718 55 20
Centralny Szpital Kliniczny Uniwersytetu
L C ; ul. Pomorska 251
16dzkie Medycznego w Lodzi, Osrodek Pediatryczny Tel. (42) 61 77 959, 61 77 757 lub 751, 750

92-213 1.6dz

warminisko-mazurskie

Wojewddzki Specjalistyczny Szpital Dzieciecy
im. Prof. Stanistawa Popowskiego w
Olsztynie

ul. Zolnierska 18 A
10-561 Olsztyn

Tel. (89) 539 33 75 lub 71, 533 319 557

Specjalistyczny Zespol Opieki Zdrowotnej

ul. B. Krysiewicza 7/8

Szczecinie

ielkopolskil Tel. (61) 850 62 79 lub 78, 85

wielkopoiskie nad Matka i Dzieckiem w Poznaniu 61-825 Poznad el (6 ub e,
. Kliniczny Szpital Wojew6dzki nr 2 im. Sw. ul. Lwowska 60

dk: ki Tel. (17) 866 46 01 lub 588

pociarpackie Jadwigi Krélowej w Rzeszowie 35-301 Rzeszow cl. (17) 866 46 01 Iub 5
ielnv Publiczny Szpital Kliniczny
‘ ' Satmodzw ny Publiczny Szpita I§ liniczny Nr ul. Unii Lubelskicj 1 )
zachodniopomorskie 1 im. Prof. Tadeusza Sokotowskiego, PUM w Tel. (91) 425 31 60 lub 61, 695 112 034

71-252 Szczecin

mazowieckie

Uniwersyteckie Centrum Kliniczne
Warszawskiego Uniwersytetu Medycznego

ul. Zwirki i Wigury 63 A
02-091 Warszawa

Tel. (22) 317 96 20 lub 21, 790 338 596

Ministerstwo
Zdrowia
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dolnodlaski Uniwersytecki Szpital Kliniczny im. Jana ul. Borowska 213 Tel. (71) 733 27 00 lub 85, 885 852 282
omosisiie Mikulicza Radeckiego we Wroctawiu 50-556 Wroctaw
Szpital Uniwersytecki im. Karola L Zvty 26
. . . . ul. Zyty
Marcinkowskiego Sp. z 0. 0. w Ziel Tel. (68) 32 96 386, 603 563 (48, 722 213
lubuskie Gfmn OWSKICgO Sp. 2 0. 0. W Ziclone) 65-046 Zielona Gora 9969 (©8) ’ ’
orze

* W wojewddztwie opolskim brak jest podmiotu leczniczego, ktory realizuje program ,,Zapobieganie krwawieniom u d3ieci 3 hemofilia A i B”.
W przypadku wyspecjalizowania si¢ takiego podmiotu leczniczego w wojewddztwie opolskim dopuszcza si¢ podpisanie z nim umowy
na realizacj¢ Programu.
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Zatacznik nr 6

Wykaz informacji, jakie powinny znalez¢ si¢ w karcie chorego na hemofilie.

1. Dane pacjenta wraz z rozpoznang skaza krwotoczna, poziomem czynnika, grupa krwi, informacja czy pacjent odpowiada na
desmopresyng i czy ma inhibitor oraz inne istotne informacje medyczne, pieczeé i podpis lekarza.

2. Opis zalecanego leczenia:

o w przypadku krwawien zagrazajacych zyciu,

w przypadku krwawien tagodnych lub umiarkowanych.

3. Informacja o zasadzie ,,najpier czynnik”, méwiaca o tym, ze:

. Najpierw podaj czynnik potem diagnozuj!

. Niezwloczne podanie leku powstrzyma krwawienie, zminimalizuje powazne komplikacje i moze uratowac Zycie.

. Jesli krwawienie przediuza sig, jest powazne lub zagraza zyciu, postepuj zgodnie z podanymi zaleceniami.

. Nalezy skontaktowac si¢ z os§rodkiem leczenia chorych na hemofili¢ i pokrewnych skaz krwotocznych celem okreslenia dziatan,
planu postgpowania w razie koniecznosci przewiezienia pacjenta do szpitala, dane teleadresowe osrodka leczenia chorych na
hemofilie.

. Opédznienie w podaniu czynnika i podjeciu leczenia moze spowodowaé zagrozenie dla zycia lub pojawienie si¢ powaznych
powiklan.

4. Ponadto informacje o tym, ze:

. jesli pacjent nie otrzymal koncentratu czynnika krzepnigcia, nie moze by¢ poddany zabiegowi inwazyjnemu,

. nie wolno wykonywac¢ zastrzykéw domigsniowych,

. nie wolno podawac aspiryny i innych niesteroidowych lekéw przeciwzapalnych,

. pacjent lub jego opickun moze by¢ Zrédlem waznych informacji o sposobie leczenia,

w ostrych stanach po podaniu czynnika nalezy zastosowac rutynowe leczenie.
Klasyfikacja krwawien w zwiazku z umiejscowieniem krwawien:

. zagrazajacych zdrowiu lub Zyciu: w obrebie glowy oraz szyi, klatki piersiowej, jamy brzusznej, miednicy, kregostupa, do migénia
biodrowo-ledzwiowego, masywny krwotok z drég rodnych np. u kobiet z chorobg von Willebranda, krwiaki §rédmigsniowe
uciskajace na naczynia krwionosne i nerwy, krwiaki w zwiazku ze zlamaniami lub zwichni¢ciami, glebokie rany, trudne do

opanowania krwotoki w innych okolicach ciala,

° krwawienia umiarkowane i niewielkie: z nosa, w jamie ustnej, w stawach, krwotoczna miesigczka, krwiomocz.
6. Informacje o sposobie postgpowania z chorymi na hemofilie:
. w przypadku zagrozenia zycia chorych:

hemofilia A: dozylne podanie koncentratu czynnika krzepnigcia VIIL. W przypadku ci¢zkiego krwawienia lub jego podejrzenia dawka: 40-
50 j.m./kg,

hemofilia B: dozylne podanie koncentratu czynnika krzepnigcia IX. W przypadku cigzkiego krwawienia lub jego podejrzenia
dawka:80-100 j.m./kg,

choroba von Willebranda: dozylne podanie koncentratu czynnika VIII zawierajacego czynnik von Willebranda.

W przypadku ciezkiego krwawienia lub jego podejrzenia dawka:50 j.m./kg aktywnosci czynnika von Willebranda (kofaktora
ristocetyny).

e w przypadku typowych krwawien:

hemofilia A: (posta¢  cigzka/umiarkowana): koncentrat czynnika kezepnigcia VIII  20-30 j.m./kg;(posta¢  lagodna,
o ile choty odpowiada na desmoptesyne): desmoptresyna (DDAVP) 0.3 mcg/kg i.v.,

hemofilia B: (posta¢ cigzka/umiarkowana/ lagodna): koncentrat czynnika krzepniecia IX 40-60 j.m./kg (UWAGA! w przypadku
koncentratu rekombinowanego czynnika IX dawkowanie nalezy zwigkszy¢; patrz ulotka o leku),

choroba von Willebranda: desmoptesyna (DDAVP) 0,3 meg/kg i.v. u pacjentéw odpowiadajacych na desmopresyne (typ 1, czasem typ 2);
koncentrat czynnika VIII zawierajacy czynnik von Willebranda 25-40 j.m./kg u pacjentéw nieodpowiadajacych na desmopresyne (typ
3, typ 2),

e wkrwawieniach Sluzéwkowych w przypadku wszystkich skaz krwotocznych:

dodatkowo kwas traneksamowy (Exacyl) 2-4 ¢/d (u dzieci 20 mg/kg/d) w 2-3 dawkach podzielonych przez 1-7 dni (przeciwwskazaniem
jest krwiomocz).

(Podane dawki stanowia ogdlne wytyezne. Szczegolowe informacje mozna znalez¢ na ulotce dostarczanej z lekiem.)

7. Dla ratowania zycia jest konieczne natychmiastowe podniesienie poziomu czynnika w osoczu chorego do 80-100% normy.
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8. Informacj¢ aby w przypadku zagrozenia zycia lub zdrowia, jak najszybciej skontaktowaé si¢ z najblizszym osrodkiem leczenia
chorych na hemofilig.
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Zatacznik nr 7

Wykaz obowigzujacych w Polsce rekomendacji dotyczacych leczenia chorych na skazy krwotoczne.

1.

/\/\7 "~ Ministerstwo
- < Ldrowia

Windyga J., K. Chojnowski K, Klukowska, Y.etowska M, Mital A, Mlynarski W, Musial |, Peregud-
Pogorzelski |, Podolak-Dawidziak, M, Trelinski J, Undas A, Urasinski T, Zdziarska J, Zawilska K. Czg$¢
IL: ,,Wytyezne postepowania w hemofilii A i B powiktane inhibitorem cgynnika V1 i 1X (2 wydanie). Acta Hematol.
Pol. 2017; 48(3) 137-159”.

Windyga J, Chojnowski K, Klukowska A, ¥.etowska M, Mital A, Musiat ], Peregud-Pogorzelski |, Podolak-
Dawidziak M, Trelinski ], Undas A, Urasinski T, Zdziarska |, Zawilska K. ,,Wytyezne postepowania w hemofilii
A i B niepowikianey inhibitorem czynnika VI i X (wydanie zaktualizowane). Acta Haematol Pol. 2016;47(2):
86-114.

Zawilska K, Chojnowski K, Klukowska A, L.etowska M, Mital A, Musial ], Podolak-Dawidziak M, Undas
A, Windyga J, Zdziarska J. w imieniu Grupy Roboczej ds. Hemostazy Polskiego Towarzystwa
Hematologéw 1 Transfuzjologdw. ,,Polskie zalecenia postepowania w radkich niedoborach osoczowych cgynnikdw
krzepnigeia. Hematologia”, 2(4), 2011, 303-310.

Windyga J, Chojnowski K, Klukowska A, L¢towska M, Mital A, Musial J, Podolak-Dawidziak M, Undas
A, Zdziarska |, Zawilska K. ,,Polskie zalecenia postgpowania w nabyte hemofilii A w imieniu Grupy Roboczej ds.
Hemostazy Polskiego Towarzystwa Hematologow i Transfuzjologéw. Med. Prak?’., 2011, 10: 42-51.

Zdziarska ], Chojnowski K, Klukowska A, L¢towska M, Mital A, Podolak-Dawidziak M, Windyga ]J,
Zawilska K. ,,Postgpowanie 1w chorobie von Willebranda. Zalecenia Polskiego Towargystwa Hematologow i
Transfuzjologdw 2008. Medycyna Praktyczna”, wyd. specj. 12/2008.

Chojnowski K, Klukowska A, f.¢towska M, Musial J, Mital A, Podolak-Dawidziak M, Windyga ]J,
Zdziarska ], Zawilska K. ,,Polskie 3alecenia postgpowania we wrodzonych skazach krwotocznych na tle niedoboru
cxynnikow krzepniecia. Czesé 11: Zasady postgpowania we wrodzonych aburgeniach cgynnosci plytek krwi”. Acta
Haematologica Polonica 2009, 40(3): 731-763.
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Zalacznik nr 8

Procedura wdrazania nowej terapii do modutu 4 programu

Wdrozenie nowej terapii odbywac si¢ bedzie na podstawie zgloszenia pacjenta do Rady Programu, o ktérym mowa

w rozdziale 3.2.2. Modul 4 Programu.

1.

W celu dokonania oceny zasadnosci wprowadzenia nowej terapii, Narodowe Centrum Krwi, na wniosek
Przewodniczacego Rady Programu, wystepuje do przedstawiciela podmiotu odpowiedzialnego o
przedstawienie analiz umozliwiajacych oceng efektywnosci medycznej i kosztowej nowych terapii do lekow
dotychczas stosowanych i mozliwych do realizacji w ramach budzetu Programu. Za analizy uznaje si¢
analizy zgodne z wymaganiami jakie musza spelnia¢ analizy uwzglednione we wnioskach o objecie
refundacja 1 ustalenie urzedowej ceny zbytu oraz o podwyzszenie urzedowej ceny zbytu leku, ktére nie
maja odpowiednika refundowanego w danym wskazaniu.

Po otrzymaniu zgloszenia pacjenta do Rady Programu oraz analiz, Przewodniczacy Rady przygotowuje
pismo do ministra wlasciwego do spraw zdrowia z prosba o zlecenie AOTMIT dokonania weryfikacji
analiz i wydania opinii dotyczacej zasadno$ci wprowadzenia nowej terapii w oparciu o wykazana
efektywnos¢ medyczng i1 kosztowa nowych terapii w stosunku do lekéw dotychczas stosowanych i
mozliwych do realizacji w ramach budzetu Programu.

W przypadku, gdy nowa terapia dotyczy jednostkowych pacjentow, a przedstawiciel podmiotu
odpowiedzialnego odmowil przygotowania analiz, o ktérych mowa w ust. 2, Przewodniczacy Rady
Programu moze wystapi¢ do ministra wlasciwego do spraw zdrowia z prosba o zlecenie AOTMiT wydania
opinii dotyczacej zasadnosci wprowadzenia nowej terapii w oparciu o: udowodniona efektywnosé
medyczng w stosunku do lekéw dotychczas stosowanych i mozliwosé do realizacji w ramach budzetu
Programu.

Uznanie zasadnosci wprowadzenia nowej terapii nast¢puje po otrzymaniu pozytywnej opinii AOTMIT.
Kazde glosowanie Rady Programu w ramach niniejszej procedury wymaga zlozenia deklaracji o braku lub
ujawnieniu konfliktu interesdw, ktérej wzor okresla zatacznik nr 10 do Programu. W przypadku ujawnienia
konfliktu intereséw tj. powiazan w okresie ostatnich trzech lat z wytwoércami lub podmiotami
odpowiedzialnymi za nowq terapie, albo terapie alternatywna (konkurencyjng) z omawiang terapig czlonek
Rady Programu zostaje wylaczony z glosowania. Wylaczenie z glosowania nast¢puje réwniez w przypadku
odmowy ztozenia deklaracji.
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Zalacznik nr 9
ZAMOWIENIE NA EMICIZUMAB

Imie 1 nazwisko PACIENLA: .....iiit it

Numer PESEL pacjenta: (TTTTITTIITT]
Data urodzenia (dd-mm-rrrr): HEEREEREEEN
Termin nastepnej aktualizacji karty L -Ch-thlh1]

postepowania (dd-mm-rrrr):

Masa ciata pacjenta:

Postaé¢ hemofilii A: [] ciezka [ ] umiarkowana [] tagodna
Obecnos¢ inhibitora czynnika VIII:

[] niskie maksymalne miano [] wysokie maksymalne miano
(ponizej 5 jednostek Bethesda) (powyzej 5 jednostek Bethesda)
Data oznaczenia inhibitora HESEEREEEE

czynnika VIII po raz ostatni (dd-

mm-rrrr):

Dawka wstepna (jezeli dotyczy): liczba dawek...... dawka jednorazowa.....

[] tydzen L] 2 tygodnie [] 4 tygodnie

Dawka podtrzymujaca: liczba dawek ....... dawka jednorazowa...... schemat dawkowania: do wyboru raz na:
[] tydzen ] 2 tygodnie [] 4 tygodnie

Preparat nalezy wydac przed ... (poda¢ date)

Wskazanie do podania:

[] préba wywolania immunotoleranciji zakoficzona niepowodzeniem

[] wystapienie przeciwskazat do immunotolerancii.
W przypadku zakreslenia powyzsego, opis prieciwskazar do inmunotoleranci

/ data/ /czytelny podpis i pieczatka lekarza/
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Zatacznik nr 10

DEKLARACJA O BRAKU LUB UJAWNIENIU KONFLIKTU INTERESOW

A. Dane osoby sktadajacej deklaracje

1.Imi¢ i nazwisko osoby skladajacej deklaracje:

(data i miejsce Zlozenia deklaraci)

B. Oswiadczenie

Konflikt intereséw nie wystepuje

Oswiadczam, ze nie mam i w ciagu ostatnich trzech lat nie miatem/am* powiazafi ani zaleznosci finansowych wobec zadnego podmiotu
prowadzacego dziatalno$é gospodarcza w zakresie wytwatzania i/lub obrotu lekami majacymi lub potencjalnie mogacymi mieé
zastosowanie w leczeniu hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych poprzez zatrudnienie, doradztwo, wykonywanie umoéw
cywilnoprawnych, posiadanie akcji lub udzialéw oraz, ze zgodnie z moja wiedza powiazad i zalezno$ci takiej nie maja réwniez méj/moja*
maz/zona/osoba pozostajaca we wspolnym pozyciu ze mna*. Ponadto o$wiadczam, ze bezzwlocznie poinformuj¢ Dyrektora
Narodowego Centrum Krwi o wszelkich okolicznosciach mogacych stanowi¢ konflikt intereséw lub spowodowac jego powstanie.

*niepotrzebne skresli¢

Oswiadczam, ze w ciagu ostatnich trzech lat miatem/am* lub mam powiazania lub zalezno$ci finansowe wobec podmiotu prowadzacego
dziatalnoéé gospodatcza w zakresie wytwarzania i/lub obrotu lekami majacymi lub potencjalnie mogacymi mie¢ zastosowanie w leczeniu
hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych poprzez zatrudnienie, doradztwo, wykonywanie uméw cywilnoprawnych, posiadanie akeji
lub udzialéw, lub o$wiadczam, ze zgodnie z moja wiedza powiazania i zaleznosci takie moga wystgpowaé u mojego/mojej*
meza/zony/osoby pozostajacej we wspolnym pozyciu ze mna*.

Powyzsze powigzania lub zaleznosci wystepuja lub wystepowaly z nizej wykazanymi podmiotami:

Jednoczesnie oswiadczam, ze bezzwlocznie poinformuj¢ Dyrektora Narodowego Centrum Krwi o wszelkich okolicznosciach mogacych
stanowi¢ inny niz wyzej wymieniony konflikt intereséw lub spowodowac jego powstanie.

*niepotrzebne skresli¢
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Zatacznik nr 11

Wzér zgloszenia pacjenta do dostaw domowych
Data

Dane osrodka (nazwa, adres, telefon):

Imig i NAZWISKO PACIENTA ... ... oot i et e e et e et e et e e e e e,

Skaza krwotoczna (rodzaj, postac, obecnosé INNIDITOrA): ... ..o e,

Aktualne leczenie (preparaty, schemat leczenia, zalecane dawki: profilaktyczne, do leczenia niewielkich krwawien, ilos¢ leku,
Jjakg nalezy dostarczaé pacjentowi w danym cyklu dostawy domowej):

Cykl dostaw domowych (co miesigc, co dwa miesigee, CO trzy MIESIGCE): ... o.uueu ittt

Udokumentowane uczulenie na Konkretny preparat: ............oooeeniiritiietit et eenaaaas

produktu leczniczego

Kryterium Punktacja
Stopien sprawnosci wg (ECOG) Stopien ..........
Odleglto$¢ miejsca zamieszkania od miejsca odbioru Mos¢ km .........

Sytuacja rodzinna pacjenta:

zaznaczy¢ wlasciwe:

e jednoosobowe gospodarstwo domowe, samotne tak/nie
wychowywanie dziecka do 16 r.z
e praca zawodowa jedynego cztonka rodziny osoby o tak/nie
ograniczonej sprawnosci ruchowej / obojga
rodzicow
e pacjent lub rodzic pracujacy zawodowo tak/nie
e  konieczno$¢ korzystania z transportu publicznego tak/nie
(brak samochodu)
e dziecko do 7 r.z. tak/nie
¢ Inne (uzasadnienie pisemne)
Profilaktyka pierwotna, wtérna lub wtérna trzeciorzgdowa tak/nie
krwawien
Program ITI tak/nie
Leczenie na zadanie tak/nie
Port, centralny dostep zylny tak/nie

Suma punktéw

Data waznego zalecenia zgodnie z kartg postgpowania w osrodku leczenia hemofilii

Podpis i pieczatka lekarza o$rodka leczenia hemofilii
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