Terapeutyczne Programy Zdrowotne 2012
Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofiliq A i B

Zalacznik nr 27
do zarzadzenia Nr 59/2011/DGL Prezesa NFZ
z dnia 10 pazdziernika 2011 roku

Nazwa programu:
ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIA A1B
ICD-10 D 66 Dziedziczny niedobdr czynnika VIII

D 67 Dziedziczny niedobdr czynnika IX

Dziedzina medycyny: hematologia.

I. Cele programu:

1. Pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci chorych na cigzka posta¢ hemofilii A 1 B.

2. Wtérna profilaktyka krwawien u dzieci chorych na hemofili¢ A lub B po wystapieniu

wylewow do stawow.

3. Objgcie programem wywolywania tolerancji immunologicznej wszystkich chorych
na hemofili¢ powiktana nowo powstatym krazacym antykoagulantem (inhibitorem) (powyzej
5 B.U. oraz o mianie nizszym lub rownym 5 B.U. w przypadku przetrwania powyzej
6 miesiccy od momentu wykrycia). Finansowanie realizacji wywolywania tolerancji
immunologicznej bedzie si¢ odbywato poprzez realizacje stosownych uméw z podmiotami
odpowiedzialnymi. Wymog zawarcia przedmiotowych umoéw zostanie zapisany
w specyfikacji przetargowej. Jednoczesnie wprowadzona zostaje zasada odpowiedzialnosci
finansowej podmiotu odpowiedzialnego (w rozumieniu ustawy Prawo farmaceutyczne)
za catkowity koszt leczenia tego powiktania'. Wprowadzenie zasady odpowiedzialnosci
finansowej podmiotu odpowiedzialnego (w rozumieniu ustawy Prawo farmaceutyczne)
za catkowity koszt leczenia zakazen (WZW, vCID, HIV), w przypadku, w ktérym
udowodniono, ze zrodlem zakaznego patogenu byl zastosowany koncentrat czynnika

krzepnigcia'.

4. Zapewnienie powszechnej dostgpnosci czynnikow krzepnigcia i poprawe jakosci zycia
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chorych poprzez:

- wdrozenie w petni transparentnej procedury kwalifikacji §wiadczeniobiorcow do terapii
pierwotnej 1 wtdrnej profilaktyki oraz leczenia hemofilii powiklanej nowo powstalym
krazacym antykoagulantem przez powotany przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia

Zesp6t Koordynujacy,

- zorganizowanie bezptatnego dla pacjentow systemu dostaw domowych koncentratow
czynnikow krzepnigcia wraz z niezbednym dodatkowym sprzgtem jednorazowym
oraz §rodkami dezynfekujacymi, ktory bedzie realizowany w ramach bezptatnego dla pacjenta
$wiadczenia ,leczenie w warunkach domowych”. Koszt realizacji przedmiotowego
$wiadczenia bgdzie obejmowat: koszt koncentratow czynnikow krzepnigcia, koszt wykonania
niezbg¢dnych czynnos$ci personelu medycznego zwiazanych z wydaniem pacjentowi w domu
koncentratow czynnikow krzepnigcia wraz z niezbednym dodatkowym = sprzgtem
jednorazowym 1 iglami (dotyczy pacjentdéw z zatozonym centralnym dostgpem zylnym)
oraz srodkami dezynfekcyjnymi (dotyczy pacjentoéw z zalozonym centralnym dostgpem
zylnym), kontrolg zuzycia przekazanych w ramach $§wiadczenia lekéw i sprzgtu oraz koszt

odbioru wydanego sprz¢tu jednorazowego i jego utylizacji,

- implementacj¢ przedmiotowego systemu dostaw poprzez realizacj¢ $wiadczenia ,,leczenie

w warunkach domowych”,

- zorganizowanie rejestru pacjentow zakwalifikowanych do przedmiotowego programu,
prowadzonego w formie elektronicznej, udostepnionego przez Narodowy Fundusz Zdrowia.-
wylonienie w procesie kontraktowania §wiadczen nowej funkcjonalnej sieci centroéw leczenia
hemofilii. Przedmiotowa sie¢ bgdzie podzielona na dwa poziomy referencyjne: lokalne centra
leczenia hemofilii (poziom nizszy — jedno centrum dla kilku powiatéw), regionalne centra

leczenia hemofilii (poziom wyzszy — jedno centrum dla kilku wojewodztw),

- zakres Kwalifikacja 1 weryfikacja leczenia w programie ,,Zapobieganie krwawieniom

u dzieci z hemofilia A i B” jest realizowany przez Jednostke Koordynujaca.
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I1. Opis problemu medycznego

Hemofilia jest wrodzona uwarunkowana genetycznie skaza krwotoczna zwiazana
z niedoborem czynnika VIII (hemofilia A) lub czynnika IX (hemofilia B). Oba czynniki
krzepnigcia krwi produkowane sa w watrobie pod wplywem gendow znajdujacych sig
w chromosomie X. Nieprawidtowo$ci w budowie tych genéow w postaci delecji fragmentow
biatka, inwersji lub roznego rodzaju mutacji punktowych powoduja powstawanie
zmniejszonych ilo$ci czynnika krzepnigcia, catkowity brak czynnika lub zaburzenia
czynnosci czynnika.

Przebieg hemofilii A i B jest taki sam i uzalezniony od poziomu czynnika VIII lub IX.
Moéwimy o cigzkiej postaci choroby, gdy poziom niedoborowego czynnika wynosi < 1%
normy i objawami sg ci¢zkie krwawienia do migsni, stawow, centralnego uktadu nerwowego
1 kazdej innej okolicy ciata.

Objawy cigzkiej postaci hemofilii pojawiaja si¢ w ostatnich miesiacach pierwszego
roku zycia dziecka w postaci wzmozonego siniaczenia, a krwawienia do stawoéw wystgpuja
wowczas sporadycznie. Najcze$ciej pierwsze krwawienia do stawow obserwowane
sa wdrugim 1 trzecim roku zycia. Dotycza przede wszystkim stawow skokowych,
kolanowych 1 tokciowych. U nastolatkow dolaczaja si¢ krwawienia do stawdéw biodrowych
1 barkowych. Rozpoczety proces niszczenia stawu wskutek pojawiajacych si¢ wylewow krwi
postepuje szybko po kazdym kolejnym krwawieniu i jest nieodwracalny. Nierzadko juz trzy-
czteroletnie dzieci po kilku przebytych krwawieniach do stawu maja klinicznie zmieniony
staw, utykaja, maja nieprawidlowy zakres ruchomosci stawu.

Artropatia hemofilowa rozwija si¢ przede wszystkim u chorych na cigzka postaé
choroby. Sporadycznie jednak moze wystapi¢ réwniez w umiarkowanie cigzkiej postaci
hemofilii. Leczenie hemofilii polega na dozylnym podawaniu preparatow zawierajacych
czynnik VIII lub czynnik IX w odpowiedniej dawce dostosowanej do masy ciata chorego.

Wecezesne leczenie krwawien do stawow poprawia sprawnos$¢ ruchowa chorych
na hemofilig, jednak powtarzajace si¢ wylewy krwi uszkadzaja je i1 rowniez doprowadzaja
do powaznych zmian nawet juz u dzieci.

Poprzez stosowanie wczesnej profilaktyki, mozna skutecznie zapobiec artropatii
hemofilowej oraz innym powaznym krwawieniom. Jak dowiodta praktyka, dzieci ktore
otrzymuja profilaktycznie koncentraty czynnikow krzepnigcia w sposob ciagly, chodza
normalnie do szkoly, uczestnicza w grach i zabawach rowiesnikéw, nie roznia si¢

zewngetrznie niczym od swoich kolegow.
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W Polsce zarejestrowanych jest 2118 chorych na hemofili¢ A, w tym 1139 chorych
na posta¢ cigzka. Chorych na hemofili¢ B jest 363, wsrdd nich 179 ma cigzka postaé choroby.
Sa to dane z rejestru prowadzonego przez Instytut Hematologii i Transfuzjologii
w Warszawie.

Dane Narodowego Centrum Krwi z dnia 24 lipca 2008 roku mowia o 425 pacjentach
do 18 roku zycia chorych na hemofili¢ A oraz 92 pacjentach do 18 roku zycia chorych
na hemofili¢ B.

Profilaktyka u naymlodszych dzieci wiaze sig¢ czgsto z koniecznos$cia zatozenia dojscia
do zyly centralnej typu vascuport, poniewaz tak cz¢ste naktuwanie zyty obwodowej moze by¢
niezwykle trudne lub wrgcz niemozliwe. Zabieg ten wymaga podawania koncentratu
czynnika VIII lub IX, aby zapewni¢ prawidtowa hemostazg przez 6 dni i przy zdjeciu szwow.
Ocenia sig, ze inhibitor cz. VIII pojawia si¢ u okoto 30% pacjentéw z cigzka hemofilia A
(VIII:C <1% normy) 1 u 0,9-7% pacjentdéw z umiarkowana i1 tagodna hemofilia A,
za$ inhibitor cz. IX —u 1,5-3% wszystkich pacjentow z hemofilia B. Powyzsze dane liczbowe
okreslaja zapadalno$¢ na inhibitory. Czgsto$¢ wystepowania inhibitoréw w populacji chorych
na hemofili¢ jest mniejsza niz zapadalno$¢, gdyz niektore inhibitory samoistnie zanikaja
(ang. transient inhibitors), a inne udaje si¢ wyeliminowa¢ dzigki immunotolerancji. Zatem
szacuje sig, ze w hemofilii A inhibitory cz. VIII wystgpuja u 5-7% pacjentow.

Wigkszo$¢ inhibitoréw w hemofilii A, niezaleznie od jej stopnia cigzko$ci, pojawia si¢
we wczesnym dziecinstwie, najczesciej po pierwszych kilku-kilkunastu dniach ekspozycji
(mediana 9-12 dni) na koncentrat cz. VIII. Tym niemniej, inhibitory moga pojawic si¢
w kazdym wieku, a badania autorow angielskich wskazuja, ze drugi — po wczesnym
dziecinstwie — okres zwigkszonej zapadalno$ci na inhibitory cz. VIII ws$rdéd chorych
na hemofili¢ A przypada na 6 dekadg zycia.

Takze w przypadku hemofilii B inhibitor pojawia si¢ najczg$ciej w dziecinstwie,

po pierwszych kilkunastu dniach (mediana 11 dni) ekspozycji na koncentrat cz. IX.

I1I. Opis programu

Kwalifikacji §wiadczeniobiorcow do terapii pierwotnej i wtdrnej profilaktyki oraz leczenia
hemofilii powiktanej nowo powstalym krazacym antykoagulantem dokonuje Zespot

Koordynujacy powotany przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia.
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1. Modul pierwotnej profilaktyki krwawien

1.1 Pierwotna profilaktyka krwawien u dzieci od 1 dnia zycia z zachowaniem ciaglosci
leczenia do ukonczenia 18 roku zycia z ci¢zka postacia hemofilii A lub B, o poziomie
aktywnosci czynnikow krzepnigcia VIII lub IX rownym lub ponizej 1% poziomu normalnego.
Substancja czynna finansowana w ramach powyzszej profilaktyki — koncentraty
osoczopochodnych (ludzkich) czynnikow krzepnigcia odpowiednio czynnika VIII
lub czynnika IX.

1.2 Pierwotna profilaktyka krwawien nowozdiagnozowanych dzieci z cigzka postacia
hemofilii A 1 B wczes$niej nie leczonych czynnikami osoczopochodnymi (ludzkimi).
Substancja czynna finansowana w ramach powyzszej profilaktyki — koncentraty
rekombinowanych czynnikow krzepnigcia odpowiednio czynnika VIII lub czynnika IX
minimum drugiej generacji.

1.3 Zapewnienie koncentratow czynnikow krzepnigcia odpowiednio czynnika VIII lub
czynnika IX dla dzieci, u ktérych konieczne jest zalozenie centralnego dostgpu zylnego

- dla grupy okreslonej w punkcie 1.1 — czynniki osoczopochodne (ludzkie),

- dla grupy okreslonej w punkcie 1.2 — czynniki rekombinowane minimum drugiej generacji.

2. Modutl wtornej profilaktyki krwawien

2.1 Wtérna profilaktyka krwawien — jest prowadzona u dzieci od 1 dnia zycia do ukonczenia
18 roku zycia, chorych na hemofili¢ A lub B, po wystapieniu wylewow do stawow.
Substancja czynna finansowana w ramach wtornej profilaktyki — koncentraty
osoczopochodnych (ludzkich) czynnikéw krzepnigcia odpowiednio czynnika VIII
lub czynnika IX.

2.2 Zapewnienie koncentratow osoczopochodnych (ludzkich) czynnikow krzepnigcia
odpowiednio czynnika VIII lub czynnika IX dla dzieci, u ktorych konieczne jest zatoZenie

centralnego dostepu zylnego.

3. Objecie programem wywolywania tolerancji immunologicznej wszystkich chorych

na hemofili¢ powiklana nowo powstalym krazacym antykoagulantem (inhibitorem)

(powyzej 5 B.U. oraz o mianie nizszym lub rownym 5 B.U. w przypadku przetrwania

powyzZej 6 miesiecy od momentu wykrycia). Finansowanie realizacji wywotywania

tolerancji immunologicznej begdzie si¢ odbywalo poprzez realizacje stosownych umow
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z podmiotami odpowiedzialnymi. Wymog zawarcia przedmiotowych uméw  zostanie
zapisany w specyfikacji przetargowej.

Kryteria wilaczenia do przedmiotowego modutu nowopowstatego inhibitora u dzieci
do 18 roku zycia:

- dotyczy chorych uprzednio zakwalifikowanych do programu, jednak stwierdzenie obecnosci
inhibitora musi nastapi¢ po wejsciu przedmiotowego programu w zycie w 2010 r.,

- kwalifikacja pacjentow z hemofilia powiktana nowo powstalym krazacym antykoagulantem
(inhibitorem) (powyzej 5 B.U. oraz o mianie nizszym lub réwnym 5 B.U. w przypadku
przetrwania inhibitora powyzej 6 miesigcy) do modulu nastgpuje na podstawie decyzji

Zespotu Koordynujacego.

4. Kryteria wylaczenia
Stwierdzenie obecnosci inhibitora (krazacego antykoagulantu o mianie powyzej 5 B.U.
oraz 0 mianie nizszym lub réwnym 5 B.U. w przypadku przetrwania inhibitora powyzej

6 miesigcy).

5. Kryteria zakonczenia udzialu w programie lub module programu (dotyczy przyczyn,
zpowodu ktérych udzial pacjenta - uprzednio zakwalifikowanego - w przedmiotowym
programie musi zosta¢ zakonczony):

- stwierdzenie obecno$ci nowo powstalego inhibitora (powyzej 5 B.U.) lub utrzymywanie si¢
inhibitora w mianie nizszym lub rownym 5 B.U. przez ponad 6 miesigcy,

- ukonczenie 18 roku zycia.

6. Okreslenie czasu leczenia w programie
Leczenie trwa do momentu ukonczenia 18 roku zycia lub do podjgcia przez lekarza
prowadzacego decyzji o wyltaczeniu §wiadczeniobiorcy z programu, zgodnie z kryteriami

wylaczenia.

7. Szczegolowy zakres zadan powierzonych Zespolowi Koordynujacemu, okreslenie
zasad jego utworzenia, powolywania czlonkow oraz nadzoru nad dzialalnoscig zostanie
okreslony w regulaminie zatwierdzonym przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia,

ktory zostanie podany do publicznej wiadomosci.

Strona 6 z 14



Terapeutyczne Programy Zdrowotne 2012
Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofiliq A i B

8. Sposob realizacji Swiadczenia ,,leczenie w warunkach domowych”.

1) Przedmiotowy program terapeutyczny zapewni pacjentom wiaczonym do programu
realizacje $wiadczenia ,leczenie w warunkach domowych”, w ramach ktérego zostanie
zapewnione przez §wiadczeniodawce:

1.1) Scista ewidencja realizacji §wiadczenia ,,leczenie w warunkach domowych” z kontrola
zuzycia przekazanych w ramach §wiadczenia lekow 1 sprzgtu,

1.2) bezptatne dostarczanie niezbednych koncentratéw czynnikéw krzepnigcia do domow
pacjentow lub innych osrodkéw leczenia wskazanych przez Zespot Koordynujacy,

1.3) bezptatne dostarczanie niezbednego sprzgtu jednorazowego, takze igiet dla obstugi
centralnych dostgpow zylnych dla dzieci, u ktorych taki dostgp jest zatozony,

1.4) niezbednych $rodkow dezynfekcyjnych dla obshugi centralnych dostepow zylnych dla
dzieci, u ktorych taki dostgp jest zalozony,

1.5) odbior od pacjentdéw zuzytego sprzgtu jednorazowego 1 jego utylizacja.

2) Swiadczeniodawca realizujacy przedmiotowe $wiadczenie zapewni:

2.1) Personel medyczny, spetniajacy wymagania zawarte w opisie programu, ktory zapewni
prawidlowa pod wzgledem medycznym realizacj¢ $wiadczenia ,leczenie w warunkach
domowych” zgodnie z opisem programu. Personel medyczny zobowiazany jest do edukacji
pacjenta i/ lub jego opiekundéw w zakresie realizowanego $wiadczenia zgodnie z zaleceniami
Zespotu Koordynujacego.

2.2) Niezbedne srodki logistyczne dla realizacji przedmiotowego $wiadczenia, gwarantujace
koordynacj¢ i terminowa realizacje. W kazdym przypadku przechowywanie i dystrybucja
koncentratow czynnikow krzepnigcia musi odbywacé si¢ z poszanowaniem ustawy Prawo
farmaceutyczne.

2.3) Zastosowane przez $wiadczeniodawcg $rodki techniczne umozliwia:

- pela identyfikacj¢ (w ciagu 24 godzin) zastosowanych u poszczegolnych pacjentow
koncentratow  czynnikéw  krzepnigcia  (identyfikacja: nazwy handlowej, nazwy
migdzynarodowej, kodu EAN, dawki, serii, daty waznosci 1 rodzaju dostarczonych i1 zuzytych
koncentratow czynnikoéw krzepnigcia),

- biezace przekazywanie do rejestru chorych na hemofilie wymaganych danych,

- optymalizacje utylizacji zastosowanych koncentratow krzepnigcia poprzez odpowiedni

dobdr wielkosci dostarczanych opakowan,
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- minimalizacj¢ czgstotliwosci dokonywania zmian rodzajow koncentratow czynnika
krzepnigcia zastosowanego u pojedynczego pacjenta.
2.4) Swiadczeniodawca bedzie dysponowat lub zapewni:
- niezbedna przestrzen magazynowa dla przechowywania wydawanych koncentratow
czynnikow krzepnigcia, ktéra zapewni warunki 1 temperatur¢ przechowywania zgodna
z wymaganiami Charakterystyki Produktu Leczniczego,
- niezbedne $rodkami dla zapewnienia transportu wydawanych koncentratow czynnikow
krzepnigcia, w warunkach i temperaturze zgodnej z wymaganiami Charakterystyki Produktu
Leczniczego,
- $wiadczeniodawcy realizujacy przedmiotowe $§wiadczenie zagwarantuja jego realizacje
zgodnie z zasadami Dobrej Praktyki Dystrybucyjnej,
- na okres uruchamiania realizacji przedmiotowego $wiadczenia oraz na wypadek czasowej
niemoznosci jego realizacji w domach pacjentéw jest mozliwy alternatywny sposob realizacji
przedmiotowego $wiadczenia za posrednictwem aptek szpitalnych regionalnych i lokalnych
centréw leczenia hemofilii. Odbidr czynnikéw krzepnigcia i innych niezbgdnych materiatow
bedzie dokonywany samodzielnie przez opiekunow chorych z w/w centrow (przy
zapewnieniu warunkow 1 temperatury przechowywania koncentratow czynnikéw krzepnigcia
zgodnych z wymaganiami Charakterystyki Produktu Leczniczego oraz przy uzyciu personelu
medycznego $wiadczeniodawcy),

- regularng realizacj¢ przedmiotowego swiadczenia w domu pacjenta,

- mozliwo$¢ realizacji w porozumieniu z lokalnym centrum leczenia hemofilii w ciagu 48

godzin od zlecenia przedmiotowego $wiadczenia, w przypadku wigkszego niz przewidziane

przez lekarza zuzycia miesigcznego (np. czgstsze krwawienia).

2.5) W przypadku zlozenia pisemnej prosby przez opickuna pacjenta za posrednictwem
apteki szpitalnej lokalnego centrum leczenia hemofilii, $§wiadczeniodawca oraz
lokalne centrum leczenia hemofilii umozliwia wyjatkowo realizacj¢ przedmiotowego
Swiadczenia w lokalnym centrum leczenia hemofilii w uzgodnionym z opiekunem
chorego czasie. Odbidr czynnikoéw krzepnigcia i innych niezbgdnych materiatow
bedzie dokonywany samodzielnie przez opiekunéw dzieci chorych na hemofilig
z w/w centrow (przy zapewnieniu warunkow 1 temperatury przechowywania
koncentratow czynnikow krzepnigcia zgodnych z wymaganiami Charakterystyki

Produktu Leczniczego oraz przy uzyciu personelu medycznego §wiadczeniodawcy).
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2.6)

2.7)

Dostarczane w ramach przedmiotowego $wiadczenia koncentraty czynnikow
krzepnigcia zostana podzielone na partie.

W okresie implementacji programu realizacja przedmiotowego $wiadczenia bgdzie
realizowana w lokalizacji lokalnych centréw leczenia przy zapewnieniu warunkow
i temperatury przechowywania koncentratow czynnikow krzepnigcia zgodnych
z wymaganiami Charakterystyki Produktu Leczniczego oraz personelu. Odbior
czynnikdw krzepnigcia iinnych niezbgdnych materiatow begdzie dokonywany
samodzielnie przez opiekundéw chorych z w/w centréw w uzgodnionym z opiekunami

chorych czasie.

9. Opis zadan, ktorych realizacja bedzie wymagana od S$wiadczeniodawcow

udzielajacych swiadczenia w ramach programu terapeutycznego.

1) Zakres zadan i §wiadczen realizowanych przez regionalne centra leczenia hemofilii

obejmuje:

- monitorowanie dziatan niepozadanych lekow substytucyjnych na podleglym terenie,
- wstegpna kwalifikacja chorych do realizacji procesu immunotolerancji ITI,

- wstepna kwalifikacja pacjentow do podawania czynnikéw omijajacych,

- przeprowadzanie procesu immunotolerancji ITI,

- wykonywanie badan diagnostycznych w celu potwierdzenia wystapienia inhibitora
dla pacjentéw zakwalifikowanych do leczenia w regionalnym centrum leczenia
hemofilii przez Zespot Koordynujacy,

- wykonywanie badan diagnostycznych chorych na podstawie indywidualnych decyz;ji
Zespolu Koordynujacego,

- 24 godzinng dostgpnos¢ do diagnostyki dotyczacej badan przesiewowych
oraz oznaczen aktywnosci czynnika VIII 1 IX oraz leczenia wszystkich skaz
krwotocznych,

- 24 godzinny dostep do bazy diagnostycznej,

- nadzor merytoryczny oraz organizacyjny realizacji $wiadczenia ,leczenie
w warunkach domowych” oraz zadan lokalnych centréw leczenia hemofilii,

- wstepna kwalifikacja pacjentéw do udzialu w modutach pierwotnej i wtdrnej
profilaktyki krwawien w ramach programu,

- 24 godzinny dyzur konsultacyjny dla lokalnych centrow leczenia hemofilii.
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- zapewnienie konsultacji medycznych w zakresie zabezpieczenia ostony
hemostatycznej dla pacjentow z hemofilia, ktérzy zostana poddani zabiegom
chirurgicznym, stomatologicznym i fizjoterapii,
- dostep do opieki psychologiczne;.

2) Zakres zadan i $wiadczen realizowanych przez lokalne centra leczenia hemofilii
obejmuje:
- wstepna kwalifikacja pacjentéw do udzialu w modutach pierwotnej i wtdrnej
profilaktyki krwawien w ramach programu,
- 24 godzinna dostgpnos¢ do diagnostyki i leczenia hemofilii.
- 24 godzinny dyzur konsultacyjny dla lokalnych §wiadczeniodawcow.
- zapewnienie konsultacji medycznej w zakresie zabezpieczenia ostony
hemostatycznej dla pacjentow z hemofilia, ktoérzy zostana poddani zabiegom
chirurgicznym, stomatologicznym i fizjoterapii,
- nadzor organizacyjny realizacji $wiadczenia ,,Jeczenie w warunkach domowych”,
- realizacja monitorowania leczenia pacjenta zgodnie z opisem programu,
- biezace przekazywanie do rejestru pacjentdéw wynikéw badan chorych,
- przekazywanie informacji pacjentom (opiekunom) zgodnych z Charakterystyka
Produktu Leczniczego niezbgdnych z punktu widzenia prowadzonej terapii,

- dostep do opieki psychologiczne;.

IV. Opis dzialania leku:

Koncentraty czynnikow krzepnigcia VIII i IX - leczenie ma charakter substytucyjny.

V. Schemat dawkowania lekéw w programie.

1. Pierwotna profilaktyka krwawien:

1.1 czynnik VIII:

dzieci do ukonczenia 2 r. zycia — 25-40 jednostek/ kg m.c. 2 razy w tygodniu,

dzieci powyzej 2 r. zycia. — 25-40 j/kg m.c. 2 - 3 razy tygodniowo z zastrzezeniem,
ze podawanie 2 razy tygodniowo dotyczy dzieci dotychczas leczonych 2 razy
tygodniowo z dobrym efektem;

1.2 czynnik IX: 25-50 jednostek/ kg m.c. 2 razy w tygodniu.
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2. Wtorna profilaktyka krwawien:

2.1 czynnik VIII:

dzieci do ukonczenia 2 r. zycia — 25-40 jednostek/ kg m.c. 2 razy w tygodniu,
dzieci powyzej 2 r. zycia. — 25-40 jednostek/ kg m.c. 3 razy w tygodniu;

2.2 czynnik IX: 25-50 jednostek/ kg m.c. 2 razy w tygodniu.

3. U dzieci, u ktorych konieczne jest zalozenie centralnego dostgpu zylnego,
zapewnienie czynnika VIII lub IX do zabiegu, wedtug schematu:

3.1 Pierwsza doba: 40 do 70 jednostek/ kg m.c. co 8 godzin

3.2 Druga do piatej doby: 30 do 50 jednostek/ kg m.c. co 12 godzin

3.3 Szosta doba jednorazowo: 30 do 50 jednostek/ kg m.c.

3.4 Dziesiata doba (zdjgcie szwow) jednorazowo: 30 do 50 jednostek/ kg m.c.

Dawkowanie koncentratow czynnika krzepnigcia u pacjentow, u ktérych stwierdzono
utrzymywanie si¢ inhibitora w mianie ponizej 5 B.U. oraz nieskutecznos¢ leczenia

w dotychczasowej dawce, moze zosta¢ ustalone indywidualnie przez Zespét Koordynujacy.

VI. Badania diagnostyczne wykonywane w ramach programu
1. W ramach kwalifikacji swiadczeniobiorcy do udzialu w programie, na podstawie decyzji
lekarza lokalnego lub regionalnego centrum leczenia hemofilii, wykonuje si¢ nast¢pujace
badania:

1.1 Badania przesiewowe:

- czas krwawienia (metoda Copley’a),

- czas czg$ciowej tromboplastyny po aktywacji (aPTT),

- czas protrombinowy (PT),

- czas trombinowy (TT).

1.2 Wykonanie testu korekcji osoczem prawidtowym.

1.3 Ocena aktywnosci czynnikow krzepnigcia I, VIII i1 IX, von Willebranda

(VWFRCo), XI, XII.

1.4 Antygen czynnika von Willebranda (VWFAg).

1.5 Ocena miana inhibitora czynnika VIII i IX (test Bethesda w modyfikacji
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Nijmegen).

1.6 Wykonanie badan wirusologicznych (w tym HCV PCR, HBV PCR).

1.7 Morfologia krwi.

1.8 W zwiazku z realizacja modutow programu — inne niz wymienione badania beda
wykonane na podstawie indywidualnych decyzji Zespolu Koordynujacego, regionalne

centra leczenia hemofilii beda zobligowane do zapewnienia do nich dostgpu.

2. Monitorowanie leczenia

2.1 Ocena skuteczno$ci leczenia:

W zalezno$ci od oceny klinicznej nalezy wykona¢:

- RTG stawow - nie czesdciej niz raz w roku,

- USG stawow - nie rzadziej niz raz w roku,

- NMR w razie trudnosci diagnostycznych w ocenie stawow.

2.2 W ramach monitorowania leczenia obowiazkowe jest prowadzenie rejestru

krwawien dla danego pacjenta oraz rejestracja danych wymaganych w programie

do prowadzenia rejestru dla kazdego pacjenta.

2.3 Na podstawie decyzji lekarza lokalnego lub regionalnego centrum leczenia

hemofilii mozliwe jest w ramach monitorowania leczenia wykonanie nastgpujacych

badan:

Badania przesiewowe $rednio co 3 miesiace:

- czas czeSciowej tromboplastyny po aktywacji (aPTT),

- czas protrombinowy (PT)

- Ocena aktywno$ci czynnikow krzepnigcia VIII 1 IX — 2 razy w roku

oraz w zalezno$ci od sytuacji klinicznej powyzsze badanie nalezy wykonaé w razie

braku skutecznosci czynnika w dotychczasowej dawce oraz w innych uzasadnionych

sytuacjach (np. przed zabiegami i procedurami inwazyjnymi lub po zmianie produktu

leczniczego koncentratu czynnika krzepnigcia na inny).

Oznaczanie inhibitora:

- do 150 przetoczen, co 3 miesiace, lub po kazdych 10 przetoczeniach,

- powyzej 150 przetoczen co 6 do 12 miesigcy.

- w momencie zmiany produktu leczniczego koncentratu czynnika krzepnigcia na

inny.

- w przypadku stwierdzenia braku skutecznos$ci czynnika w dotychczasowej dawce —
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nie rzadziej niz w momencie stwierdzenia braku skuteczno$ci czynnika
w dotychczasowej dawce, potem po 30 dniach.

W przypadku nie wykrycia inhibitora kolejne jego oznaczenia powinny by¢
wykonywane zgodnie z powyzZszym opisem.

W przypadku wykrycia inhibitora, kolejne jego oznaczenia powinny by¢ wykonywane
co 3 miesiace (mozliwa jest zmiana czgstotliwo$ci oznaczania inhibitora na podstawie
decyzji lekarza regionalnego centrum leczenia hemofilii):

- aminotransferaza alaninowa (AIAT) co najmniej raz w roku,

- aminotransferaza asparaginianowa (AspAT) co najmniej raz w roku,

- obecnos¢ przeciwciat anty-HBs,

- obecnos¢ antygenu HBS (w przypadku braku miana zabezpieczajacego przeciwciat
anty-HBS), u dodatnich przeciwciata anty-HBc 1 anty HBe, DNA HBV,

- przeciwciala anty-HCV (raz w roku), u dodatnich RNA HCV,

- przeciwciala anty-HIV (w uzasadnionych przypadkach), u dodatnich RNA HIV,

- USG naczyn w okolicy dojscia zylnego nie rzadziej niz raz w roku,

- badanie ogo6lne moczu.

Monitorowanie programu:
Na monitorowanie programu sklada sig:
a) monitorowanie leczenia
W  celu przeprowadzenia kwalifikacji pacjenta do wudzialu w programie
1 monitorowania leczenia §wiadczeniodawca jest zobowiazany wykona¢ w wyznaczonych
terminach badania, ktorych lista i harmonogram zostal zamieszczony powyze;j.
Dane dotyczace monitorowania leczenia nalezy gromadzi¢ w dokumentacji pacjenta
1 kazdorazowo przedstawia¢ na zadanie kontrolerom NFZ.
b) przekazywanie do NFZ informacji sprawozdawczo-rozliczeniowych zgodnie
z zalacznikiem nr 4 do umowy.
¢) uzupelnianie danych zawartych w rejestrze Zapobiegania krwawieniom
u dzieci z hemofilia A i B (SMPT — Hemofilia), dostgpnym za pomoca aplikacji
internetowej udostepnionej przez Oddzialy Wojewddzkie NFZ, nie rzadziej niz
co 3 miesiace oraz na zakonczenie leczenia, zgodnie z zakresem informacji
okreslonym przez Zespol Koordynujacy dla poszczegolnych Swiadczeniodawcow

w zaleznosci od poziomu referencyjnego.
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Wymagania wobec Swiadczeniodawcow udzielajacych Swiadczen w ramach programu

terapeutycznego, ujeto w zalaczniku nr 3 do Zarzadzenia.

! Przyjeto, ze odpowiedzialno$¢ za finansowanie petnych kosztow leczenia nowo powstatego inhibitora (krazacy
antykoagulant) ponosi podmiot odpowiedzialny (w rozumieniu ustawy Prawo farmaceutyczne) lub wytworca
koncentratow czynnikow krzepnigcia (lub koncentratu czynnika krzepnigcia) stosowanych w ramach programu,
ktorego koncentrat czynnika krzepnigcia zostat zastosowany jako ostatni przed wykryciem inhibitora. Natomiast
odpowiedzialno$¢ za finansowanie petnych kosztow leczenia zakazen (WZW, vCJD, HIV) spowodowanych
zastosowaniem koncentratow czynnikéw krzepnigcia poniesie podmiot odpowiedzialny (w rozumieniu Ustawy
Prawo Farmaceutyczne) lub wytworca koncentratow czynnikéw krzepnigcia (lub koncentratu czynnika
krzepnigcia) stosowanych w ramach programu, w przypadku, gdy zostanie udowodnione, ze jego koncentrat
czynnika krzepnigcia byt zrodtem zakaznego patogenu, ktory spowodowat zakazenie.
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