Tabela uwzglednionych wytycznych z opinii Prezesa Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji
nr 90/2018 z dnia 6 czerwca 2018 r. o projekcie programu polityki zdrowotnej pn. ,Narodowy Program
Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne”

Tekst opinii

Odpowiedz na tekst

Sposob
uwzglednienia

Populacja docelowa programu zostala okreslona
poprawnie w odniesieniu do przedmiotowego
problemu zdrowotnego. Niemniej jednak, z uwagi
na brak spdjnosci w danych liczbowych dotyczacych
chorych na hemofilie, przedstawionych na
podstawie dostepnych zrédet, nalezy zweryfikowac
rozbieznosci dotyczace oszacowan liczebnosci
populacji programu.

Wprowadzono wyjasnienie w Programie s 10.

W programie odniesiono sie do map potrzeb
zdrowotnych, sytuacji na sSwiecie oraz danych
sprawozdawczych NCK i Instytutu Matki i
Dziecka. Jednak w opinii czlonkéw Zespotu
docelowa liczba 6000 pacjentow, ktérzy zostana
objeci opieka osrodkéw wydaje sie najbardziej
prawdopodobna.

Wyjasnienia przedstawicieli

AOTMIT

przyjete przez

uwzgledniono

Zastrzezenia Agencji budzi natomiast interwencja
odnoszaca sie do zaopatrzenia w produkty lecznicze
do leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych, w

szczegoOlnosci wdrazania nowo rejestrowanych
lekbw oraz emicizumabu i rekombinowanego
wieprzowego czynnika VIII. Wskazany zapis

programu daje mozliwo$¢ na finansowanie nowo
zarejestrowanych produktéw, bez wczesniejszej
oceny HTA. Budzi to watpliwosci zaréwno w

Wprowadzono nastepujace bezpieczniki:

1. wskazanie do podania produktu
leczniczego zaakceptowane przez ministra
wlasciwego do spraw zdrowia, po

uprzedniej opinii AOTMIT s. 32

2. wprowadzenie nowych lekéw bedzie
odbywato sie poprzez zmniejszenie
wolumenu produktow leczniczych

uwzgledniono




zakresie  wlasciwego wydatkowania finanséw
publicznych, jak rowniez w zakresie bezpieczenstwa
samych pacjentow.

Biorac pod uwage powyzsze, w opinii Prezesa,
zgodnie z opinia Rady Przejrzystosci, nowo
wprowadzane leki 1 preparaty stosowane do
leczenia hemofilii i innych skaz krwotocznych
powinny podlega¢ ocenie HTA, celem oceny ich
skutecznosci  klinicznej, bezpieczehstwa oraz
efektywnosci kosztowej.

dotychczas stosowanych. Rozwiazanie to
pozwali na wprowadzenie
konkurencyjnosci pomiedzy produktami
leczniczymi dotychczas stosowanymi a
nowymi. (...) Warunkiem modyfikacji
Programu bedzie wykazanie efektywnosci
medycznej lub kosztowej w ramach
mozliwosci  budzetu Programu, przy
stosowaniu nowo zarejestrowanych terapii
wobec dotychczas dostepnych w
Programie koncentratéw czynnikoéw
krzepniecia i desmopresyny. Efektywnosc¢
medyczna lub kosztowa w tym zakresie
bedzie przedmiotem opinii AOTMiT, s.
36Skorygowano kryteria wlaczenia
Spelnianie tacznie trzech kryteridow, s. 32:

a. zgloszenie pacjentow do Rady
Programu,

b. wykazanie efektywnosci medycznej
lub kosztowej, w ramach mozliwosci
budzetu Programu

c. opinia AOTMIiT odnosnie wskazania,
s 31

. pod tabela 14 wprowadzono przypis o

tresci: , W przypadku stosowania modutu
IV z tabeli 11, dopuszcza sie zmniejszenie
ilosci produktéw leczniczych wskazanych
pierwotnie w tabeli 14 w brzmieniu z dnia
ogtoszenia programu, natomiast nie




dopuszcza sie korekty tacznej wysokosci
Srodkow na zaopatrzenie w produkty
lecznicze do leczenia  hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych, Kktéra
wskazano w ostatnim wierszu tabeli 14.” ,
s. 48

Zgodnie z wyjasnieniami AOTMiT, Agencja chce
mie¢ mozliwos¢ wydania opinii odnosnie nowego
leku.




Nalezy zaznaczy¢, ze cel gldwny w aktualnym | Przedstawiciele AOTMIT wyjasnili, ze koncepcja | uwzgledniono
brzmieniu nie jest w pelni zgodny z zasada SMART, | SMART nie jest ujeta w normach prawnych, gdyz
wedlhug ktorej cel powinien by¢: sprecyzowany, | niejednokrotnie zastosowac tej zasady sie nie da.
mierzalny, osiagalny, istotny i =zaplanowany w | SMART wystepuje w wytycznych, jako zalecany
czasie. Ponadto ww. =zalozenia nie stanowia | sposob tworzenia celu i w opinii wskazano, ze
oczekiwanych efektow, lecz dzialania, co jest|cele ,powinno sie przeformutowac”, a nie, ze
niezgodne z definicja celu. Warto pamietaé, ze cel | ,nalezy”. Zgodnie z wyjasnieniami AOTMiT, w
glowny powinien by¢ wyraznie zdefiniowany i | miejscu gdzie sie tego nie dostosowac celéw do
precyzyjnie = wytyczony (w  odniesieniu  do | koncepcji SMART, nie wymaga sie aby cel byt
planowanego czasu), a jego osiagniecie powinno | tak rozpisany.
stanowic p.otw%erdzeme skutecznosci Jednoczesnie AOTMIT wyjasnita, ze brak jest
zaplanowanych dziatan. uzasadnienia rozpisywania tak wielu celow. W
zwigzku z tym w programie usunieto cel
~Zapewnienie odpowiednich warunkéw dla
postepowania z chorymi na hemofilie i pokrewne
skazy krwotoczne przez Panstwowe Ratownictwo
Medyczne”, pozostawiajac tematyke ratownictwa
medycznego w innych miejscach.
S. 26
Powyzsze zalozenia podobnie, jak cel gléwny | Odpowiednio zorganizowane dzialania sa celem, | Wyjasniono w

programu, zostaly przedstawione w formie dziatan.
Reasumujac, cele programowe wskazane w
projekcie nie sa w peli zgodne z koncepcja SMART
i wymagaja  przeformulowania zgodnie z
powyZszymi uwagami.

gdyz chorzy na nieuleczalng chorobe musza z
efektéw tych dziatan korzystac.

Wyjasnienia, jak wyzej.

niniejszej tabeli

Warto takze zastanowi¢ sie nad wprowadzeniem
monitorowania u pacjentéw zuzycia czynnikow
krzepniecia, analogicznie jak w programach obecnie

Zgodnie z wyjasnieniami AOTMIiT, Agencja nie
miata wiedzy na temat obecnie stosowanych
narzedzi monitorowania zuzycia.

uwzgledniono
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istniejacych.

Zgodnie z zaleceniami przedstawicieli AOTMiT,
W programie opisano te mechanizmy.

Wprowadzono zapis:

6. Utrzymywanie i rozbudowa internetowego
systemu zlecen na koncentraty czynnikow
krzepniecia i desmopresyne dziatajacego w
ramach aplikacji komputerowej, ktéra gromadzi i
udostepnia dane upowaznionym osobom i
podmiotom, w czasie rzeczywistym =za
posrednictwem aplikacji komputerowej
udostepnionej przez Narodowy Fundusz
Zdrowia.

a. W ramach aplikacji lekarz ma mozliwos¢
wystawienia zaméwienia indywidualnego
na produkty krwiopochodne,
rekombinowane koncentraty czynnikow
krzepniecia oraz desmopresyne, a Ww
przypadku wystawienia takiego dokumentu
w formie papierowej, RCKiK jest
zobowiazany dane wprowadzi¢ do systemu
informatycznego.

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

c. Wybrane raporty beda scala¢ dane =z
niniejszego Programu oraz programu
lekowego ,Zapobieganie krwawieniom u
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dzieci z hemofiliag A i B”.

d. W zaleznosci od mozliwosci technicznych,
internetowy system zlecen na koncentraty
czynnikéw Kkrzepniecia i desmopresyne
bedzie mogt by¢ powiazany z rejestrem
chorych na hemofilie i pokrewne skazy
krwotoczne.

s. 44

Wyjasnienia przyj ete przez AOTMiT

Majac na uwadze, ze obecnie leczenie dzieci
chorych na hemofilie odbywa sie w ramach
programu lekowego finansowanego przez Narodowy

Fundusz Zdrowia, warto rozwazy¢ opracowanie
rozwigazania majagcego na celu zapewnienie
kompleksowej i skoordynowanej opieki dla

wszystkich chorych na hemofilie i pokrewne skazy
krwotoczne w ramach jednego wspolnego
programu.

Zgodnie z wyjasnieniami AOTMIiT, stwierdzenie
to jest jedynie sugestia AOTMIT i nie nalezy jej
interpretowa¢ jako =zalecenia przeksztalcania
programu polityki zdrowotnej w program
lekowy.

Ponadto nalezy pamietaé, ze ewentualny scalony
program, w odréznieniu od obecnie istniejacych
programow lekowych realizowanych w ramach
ustawy z dnia 12 maja 2011 roku o refundacji
lekéw,  Srodkow

spozywczych  specjalnego

przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobow

medycznych, nie moze zaklada¢ cyklicznosci

podan lekow, gdyz zgodnie z raportem AOTMIT,

Sugestia
niewymagana
uwzglednienia
tresci programu

do
w
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Raport nr: OT.440.3.2018, s. 113, ,wytyczne

podkreslajq, Zze nie ma jednego uniwersalnego

schematu dawkowania niedoborowego czynnika
krzepniecia krwi, ktory zabezpieczytby
optymalnie potrzeby wszystkich pacjentéw. W
kazdej z wytycznych, w ktorej wskazano schemat
leczenia profilaktycznego rowniez podkreslono
potrzebe indywidualnego dostosowania
schematu leczenia do kazdego pacjenta, biorgc
pod uwage m.in.:

e indywidualne parametry
farmakokinetyczne (szczegolnie czas
pottrwania niedoborowego czynnika
krzepniecia), genotyp krwotoczny (ciezki,
tagodny), wiek rozpoczecia profilaktyki,
aktywnos¢ fizyczna pacjenta, stosowanie
sie do rezimu profilaktyki dtugoterminowej

(systematycznos¢  wstrzyknie¢) (PTHIiT

2016)
e wiek i aktywnos¢ pacjenta, fenotyp
krwawien, dostepnosc¢ czynnikow
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krzepniecia (WFH 2012),
e odpowiedZ klinicznqg u danego pacjenta i
farmakokinetyke czynnika (NHG 2015).”

Monitorowanie i ewaluacja programu wymagaja
doprecyzowania, szczegolnie w zakresie oceny
jakosci swiadczen udzielanych w programie oraz
oceny efektywnosci programu.

Tworzenie innych wskaznikow monitorowania i
ewaluacji jest obecnie utrudnione z uwagi na
brak rejestru, brak mozliwosci zasiegniecia
danych o niepeilnosprawnosci lub uprawnieniu
do swiadczen rentowych.

Ponadto specyfika programu nie wskazuje na
koniecznos¢ prowadzenia badan ankietowych,
gdyz wynik ankiet jest przewidywalny -
ankietowani beda wskazywali zla jako$¢ ustug w
przesztosci (gdy brakowato koncentratu czynnika
krzepniecia) i poprawiajaca sie sytuacje
aktualna.

Wyjasniono
niniejszej tabeli

w

Budzet programu nie zawiera informacji nt. kosztéw
odnoszacych sie do pozycji ,zapewnienie produktéw
emicizumabu, wieprzowego rekombinowanego
czynnika VIII oraz innych nowo rejestrowanych
produktow leczniczych do leczenia hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych dla pacjentéw
wskazanych przez Rade Programu”, co nie pozwala
na weryfikacje kosztorysu w przedmiotowym
zakresie.

Wyjasnienia jak wyzej

Wyjasniono
niniejszej tabeli

w

Opiniowany projekt programu odnosi sie do
problemu zdrowotnego dotyczacego hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych. Problem zdrowotny
bedacy przedmiotem ocenianego programu nie
wpisuje sie w priorytety zdrowotne wymienione w

Program posrednio daje mozliwos¢ realizacji
niektorych priorytetow zdrowotnych,

1. Umozliwienie rehabilitacji, dzieki

dostepnosci czynnikéw krzepniecia,

uwzgledniono
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Rozporzadzeniu Ministra Zdrowia z dn. 27 lutego
2018 r. (Dz.U. 2018, poz. 469).

2. tworzenie warunkéw sprzyjajacych
utrzymaniu 1 poprawie zdrowia w
srodowisku nauki, pracy i zamieszkania -
dzieki dostepnosci do czynnikéw
krzepniecia chorzy zmniejszy sie liczba dni
opuszczanych w szkole i pracy. Jednak
okreslenie skali dni opuszczanych wskutek
niedostatecznej ilosci czynnikéw
krzepniecia jest niemozliwa.

3. poprawa jakosci skutecznosci opieki
okotoporodowej - dzieki dostepnosci do
czynniké4w krzepniecia jest mozliwos¢
leczenia nabytej hemofilii, jaka wystapita
po porodzie.

4. poprawa jakosci leczenia Dbdélu oraz
monitorowania skutecznosci tego leczenia
- dzieki dostepnosci do czynnikéw
krzepniecia, chorzy unikaja bélu.

s. 7-8

Wyjasnienia przyjete przez AOTMiT

W projekcie zaznaczono, ze do konca 2023 r. liczba
pacjentow objetych opieka wynies¢ ma 6 000, co
wynika¢ ma z danych Instytutu Hematologii i
Transfuzjologii w Warszawie w zakresie liczebnosci
0sOb chorych na hemofilie i pokrewne skazy
krwotoczne w Polsce. Miernik w postaci , Sredniego

Dla potrzeb niniejszego Programu najbardziej
optymalnym zrodiem danych
epidemiologicznych, pokrywajacym sie w duzej
czesci z mierzong w perspektywie kilkuletniej
zgtaszalnoscia do ,Narodowego Programu
Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne

uwzgledniono
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rocznego zuzycia poszczegélnych  produktéw
leczniczych na mieszkanca kraju” mozna odnies¢ do
celu dotyczacego zapewnienia lekow poprzez dostep
do czynnikow krzepniecia. Przedstawiono réwniez
zakladane roczne zuzycie do 2023 r. w odniesieniu
do wybranych czynnikéw, jednak nie odniesiono sie
do przyczyn, z powodu Kktérych wskazano
poszczegolne wartosci

Skazy Krwotoczne na lata 2012-2018” jest spis
chorych prowadzony przez Instytut Hematologii i
Transfuzjologii. Dlatego interwencje ,,utworzenie
osrodkéw leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych” opisano w pkt II1.3.1 Programu,
dla ktérej miernik wskazano w punkcie II1.3.2
Programu oszacowano w oparciu o te baze
danych.

Wyjasnienia przyjete przez AOTMiT

s. 10

Zgodnie z opracowanymi przez Ministerstwo
Zdrowia mapami potrzeb zdrowotnych, zapadalnos¢
rejestrowana dla rozpoznan z grupy Zaburzenia
krzepniecia i skazy krwotoczne (wrodzone) w 2014
r. wyniosta 0,8 tysiecy przypadkow w Polsce.
Natomiast wspotczynnik zapadalnosci rejestrowane;j
na 100 tys. ludnosci wyniost 2,1. Zapadalnosc¢
rejestrowana dla rozpoznan z grupy Zaburzenia
krzepniecia i skazy krwotoczne (nabyte) w 2014 r.
wyniosta 18,4 tysiecy przypadkow w Polsce.
Natomiast wspotczynnik zapadalnosci rejestrowane;j
na 100 tys. ludnosci wyniést 48,5.i

W programie odniesiono sie do map potrzeb
zdrowotnych na stronach 15-22.

uwzgledniono

Do celu w zakresie zapewnienia lekdéw poprzez
dostep do domowych dostaw czynnikow krzepniecia
dla pacjentéw pobierajacych regularne ilosci mozna

Wyjasniono, ze wprowadza sie dostawy domowe
koncentratow  czynnikéw  krzepniecia  na

poziomie zgodnym z mozliwosciami

odnies¢ wskaznik ,liczba pacjentéw objetych | dostosowawczymi administracji Programu do
dostawami domowymi koncentratéw czynnikéw | projektowania, kontraktowania i rozliczania

uwzgledniono
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krzepniecia ze srodkow programu”, ktéra zgodnie z
informacja przedstawiona w tresci projektu ma
wynies¢ 50 pacjentéow w 2020 r.,, a w latach
kolejnych liczba ta ma zwiekszac¢ sie o dodatkowych
50 oséb (do 200 pacjentéow w 2023 r., w tym 150
0sOb z lat poprzednich). W przypadku ww. miernika
rowniez nie wskazano uzasadnienia dla przyjetych
wartosci docelowych

zlozonego procesu dostaw domowych

Dodano tez  przypis dostawy  domowe
koncentratéow czynnikdbw  Kkrzepniecia sa
wskazane ze wzgledu na obserwowana duza
skale niepelosprawnosci wsréd chorych, jak
rowniez coraz wieksze powierzchnie
magazynowe, jakie RCKiK musza zapelnic
koncentratami czynnikéw Kkrzepniecia, aby
zaspokoi¢ wzrastajace zapotrzebowanie. Zgodnie
z szacunkami lekarzy bedacych wspotautorami
Programu, liczba 200 pacjentéw odzwierciedla
liczbe pacjentéw z duzymi trudnosciami w
poruszaniu sie.

Biorac pod uwage powyzsze, ograniczenie liczby
pacjentéw w dostawach domowych wynika z
faktu, iz obecnie nie mozna przewidzie¢, czy
dostawy domowe nie beda prowadzity do
wzrostu cen, tym samym = ograniczenia
dostepnosci leku. W zwigzku z tym, wobec z
jednej strony koniecznosci uruchomienia dostaw,
a z drugiej ryzyka cenowego, program zaklada
ostrozne wdrazanie.

s. 41

Zaltozono, ze do 2023 r. kazdy z osrodkéw leczenia
hemofilii powinien wykaza¢ sie przeszkoleniem w

Zatozono, ze kazdy z osrodkow powinien rocznie
skierowa¢ na szkolenie ok. czterech lekarzy,

uwzgledniono
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krajowych osrodkach odpowiedniej liczby lekarzy,
pielegniarek, fizjoterapeutéw, diagnostow
laboratoryjnych, ratownikow medycznych oraz
dyspozytorow medycznych. Przy czym w projekcie
wskazano jedynie szacunki dotyczace ogdlnej liczby
0s0b z poszczegodlnych zawoddéw, ktdre majg zostac
przeszkolone w ramach programu, nie zas w
odniesieniu do poszczegolnych osrodkéw leczenia
hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych. Ponadto,
podobnie jak w przypadku pozostalych miernikéw,
nie uargumentowano, na jakiej podstawie zatozono
przeszkolenie takiej a nie innej liczby osob.

dwoch lekarzy, ok. dwie pielegniarki i po jednym
przedstawicielu z pozostatych zawodow.

Liczbe dyspozytorow medycznych szkolonych
corocznie skorygowano do liczby réwnej liczbie
dyspozytorni.

S. 52

Ponadto, leki, ktére sa nabywane w ramach
opiniowanego programu polityki zdrowotnej nie
podlegaja ocenie HTA realizowanej przez AOTMIiT -
nie jest to Sciezka oceny leku w procesie
refundacyjnym tj. zgodnie z art. 35 ustawy o
refundacji. Zakupy lekow odbywaja sie centralnie, w
formie przetargu organizowanego przez Narodowe
Centrum Krwi, a co za tym idzie ich cena ustalana
jest w procesie ww. przetargu. Oznacza to brak
mozliwosci  negocjacji ceny przez Komisje
Ekonomiczng Ministerstwa Zdrowia. Z kolei leki
wymienione w programie lekowym ,Zapobieganie
krwawieniom u dzieci z hemofilia A i B” podlegaja
procesowi refundacji tj. przed ich wilaczeniem do
programu wymagana jest ocena AOTMIiT zgodnie z
art. 35 ustawy o refundacji. Cena leku podlega
wowczas negocjacjom z Komisja Ekonomiczna
Ministerstwa Zdrowia.

Zakupy centralne w ramach dotychczasowego
programu doprowadzity do korzystnego zjawiska
osiggniecia niespotykanie niskich cen
koncentratdw czynnikéw krzepniecia w Polsce.

Ewentualne rozwazania w sprawie objecia lekow
procesem refundacyjnym wymagatyby
przemyslenia, czy proces ten nie doprowadzitby
do wzrostu cen. Wéwczas w przetargu na lek
mogtyby brane tylko leki posiadajace decyzje
refundacyjna.

Nalezy mie¢ na uwadze, ze urzedowe ceny zbytu
uzyskiwane przez Komisje Ekonomiczng w
ramach programu ,Zapobieganie krwawieniom u

dzieci z hemofilie A i B” sa wielokrotnie wyzsze
od cen uzyskiwanych w przetargach.

Przyktady:
1. produkt Immunate - cena uzyskana przez

Wyjasniono
czesciowo w tresci
programu,
Wyjasniono
czesciowo w

niniejszej tabeli
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Komisje Ekonomiczna wynosi 2,0412 zi
podczas, gdy w przetargu uzyskano cene
0,35 zl. (ostatecznie w przetargu kupiono
inny tanszy  produkt  spoza  listy
refundacyjnej).

2. produkt Octanine - cena uzyskana przez
Komisje Ekonomicznag wynosi 1,02 zi
podczas, gdy w przetargu uzyskano cene
0,4436 z1.

3. produkt Advate - cena uzyskana przez
Komisje Ekonomiczna wynosi 3,2292 zi
podczas, gdy w przetargu uzyskano cene
0,7884 7zt (wraz z kosztem terapii ITI w
przypadku wytworzenia inhibitora).

4. produkt Rixubis - cena uzyskana przez
Komisje Ekonomiczng wynosi 2,678 zi
podczas, gdy w przetargu uzyskano cene
1,3716 7zl (wraz z kosztem terapii ITI w
przypadku wytworzenia inhibitora).

W programie zawarto wyjasnienia na stronie 6.

S. 6

Wyjasnienia przyjete przez AOTMIiT

W programie zaplanowano takze przeprowadzenie
szkolen dla kadr medycznych, jednakze nie
uszczegotowiono ich tematyki, co nalezy uzupehic.
Zgodnie z rekomendacja WFH 2012, tematyka ta

Tematyka szkolen zostata uzupeiniona
zalaczniku nr 3 do Programu. Nie wpisano
jednak tematu zasad prowadzenia dokumentacji
medycznej, gdyz zdaniem lekarzy temat ten nie

Uwzgledniono, z
wyjatkiem szkolen
Z prowadzenia
dokumentacji
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powinna obejmowaé¢ m.in. zasady rozpoznawania | powinien by¢ omawiany w trakcie szkolen. medycznej
krwawien oraz ich powiklan, zasady podawania oraz

przechowywania koncentratow czynnikéw

krzepniecia, jak rowniez zasady prowadzenia

dokumentacji medycznej.

W tresci projektu nie odniesiono sie do oceny | Specyfika programu nie wskazuje na | Wyjasniono w
jakosci swiadczen udzielanych w ramach programu, | koniecznos¢ prowadzenia badan ankietowych, | niniejszej tabeli
co nalezy uzupehic. gdyz wynik ankiet jest przewidywalny -

ankietowani beda wskazywali zla jako$¢ ustug w
przesztosci (gdy brakowato koncentratu czynnika
krzepniecia) i poprawiajaca sie w teraZniejszosci.

W ramach ewaluacji programu wymieniono
wybrane mierniki efektywnosci, tj. ,liczbe
pacjentow objetych opieka osrodkéw leczenia

hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych na koniec
programu polityki zdrowotnej”, ,wskazniki zuzycia
poszczegolnych rodzajow koncentratéw czynnikow
krzepniecia na mieszkanca kraju” oraz ,liczbe
pacjentow objetych dostawami domowymi
koncentratow czynnikow krzepniecia”. Nalezy miec
na uwadze, ze ewaluacja stanowi zrédio danych o
wptywie prowadzonych dziatan na zdrowie populacji
i powinna by¢ ocenag dlugoterminowa, wykraczajaca
znacznie poza okres trwania programu. Ocena
efektywnosci programu powinna odzwierciedla¢
zdolno$¢ programu do efektywnej realizacji
wyznaczonych celéw. Jej planowanie powinno sie
opiera¢ na poréwnaniu stanu sprzed wprowadzenia
dzialan w ramach programu, a stanem po jego
zakonczeniu. Doda¢ nalezy, ze zaproponowane

Obecnie brak jest mozliwosci uzyskania takich
danych w skali ogélnopolskiej. Zmieni¢ to moze
objecie regularng opieka osrodkéw leczenia
hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych duzej
populacji pacjentdw i skrupulatne uzupelnianie
rejestru przez osrodki.

W zwigzku z powyzszym, wprowadzono zapis w
programie: ,Utworzenie rejestru medycznego
(...) obejmujacego m. in. dane dotyczace
(...owynikdbw  stanu fizycznego pacjentow,
zastosowanych metod obrazowania, wynikow
czynnosciowych, przebytych operacji
chirurgicznych, dat i przyczyn zgonow, a takze
jakosci zycia pacjenta oraz generowanych
kosztéw, np. liczby dni opuszczonych w szkole
lub pracy.

uwzgledniono

14/19




wskazniki nie beda odnosi¢ sie wprost do
uzyskiwanych efektow zdrowotnych.
Zgodnie V4 odnalezionym przegladem

systematycznych Boehlen 2014, jasno zdefiniowane
punkty koncowe w opiece nad chorymi z hemofilig
sa niezwykle istotne. Pozwalaja one bowiem m.in.
na wlasciwa ewaluacje stosowanych metod leczenia,
Zarowno w  aspekcie klinicznym, jak i
ekonomicznym. W ramach monitorowania oraz
ewaluacji programéw w omawianym zakresie pod
uwage nalezy braé: wyniki stanu fizycznego
pacjenta, zastosowanych metod obrazowania,
wyniki czynnosciowe, a takze jako$¢ zycia pacjenta
oraz generowane koszty.

s. 36

Wyjasnienia przyjete przez AOTMiT

W projekcie wskazano, ze ,diagnostyka hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych” bedzie
finansowana ze Srodkéw NFZ. Jednakze nie
uszczegotowiono zakresu tych dziatan. Niemozliwe
jest zatem zweryfikowanie, czy dziatania planowane
do finansowania w ramach NFZ nie beda sie
pokrywaty z dziataniami finansowanymi w ramach
opiniowanego programu.

W wprowadzono zapis ,Diagnostyka hemofilii i
pokrewnych skaz krwotocznych - finansowana ze
srodkéw NFZ. Zakres badan diagnostycznych -
zgodnie z rozporzadzeniem Ministra Zdrowia z
dnia 22 listopada 2013 r. w sprawie swiadczen
gwarantowanych z zakresu leczenia szpitalnego,
zalacznika nr 3, czesci I poz. 21 lub 32 lit. A lub
B”.

s. 32-33

wyjasnienia przyjete przez AOTMiT

uwzgledniono

Na podstawie informacji zawartych zaréwno w
aktualnym projekcie programu, jak i w tresci

W tabeli 11 sformutowanie wtérna profilaktyka
zostalo konsekwentnie zamienione

uwzgledniono

15/19




poprzedniej edycji programu (tj. Narodowy Program
Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne na lata 2012-2018), nie mozna
jednoznacznie stwierdzi¢, czy dziatania z zakresu
profilaktyki pierwotnej beda wchodzilty (wchodza) w
sktad zaplanowanych interwencji. Z  tresci
opiniowanego programu wynika, ze podejmowane
beda dzialania z zakresu leczenia krwawien w
warunkach  domowych, profilaktyki  wtornej,
prowadzony bedzie takze program
immunotolerancji, leczenie ambulatoryjne oraz
szpitalne. Nie wskazuje sie zatem bezposrednio na
profilaktyke pierwotna. Z kolei dziatania z zakresu
profilaktyki pierwotnej =zostaly wskazane w
Swiadczeniach gwarantowanych, finansowanych
przez NFZ (,Zapobieganie krwawieniom u dzieci z
hemofilia A i B”). Swiadczenia te dotycza dzieci do
18 r.z. W przypadku dzieci osiggajacych
pelnoletnos¢ i tym samym konczacych udzial w
programach NFZ, a wymagajacych Kkontynuacji
profilaktyki pierwotnej krwawien, zachodzi ryzyko
przerwania ciagtosci leczenia. Dotyczy to jednak
jedynie sytuacji, w ktdorej opiniowany program nie
uwzgledniatby dzialan 2z zakresu profilaktyki
pierwotnej krwawien.

sformutowaniem profilaktyka.

W warunkach polskich profilaktyka u dorostego
chorego dotychczas byla de facto wtdrna
profilaktyka, gdyz chorzy przebyli wczesniej
wylewy  do stawoéw. Niemniej  jednak
sformutowanie zostato poprawione z uwagi na
pacjentéw osiagajacych pelnoletnosc¢ i
konczacych program »Zapobieganie
krwawieniom u dzieci z hemofilia A i B”, ktorzy
mogli nie przeby¢ istotnych wylewow.

s. 31-32

Wyjasnienia przyjete przez AOTMIiT

z udzialu w
na kazdym

Projekt nie przewiduje rezygnacji
programie na zyczenie uczestnika,
etapie.

Wprowadzono mozliwos¢ rezygnacji z udziatu w
programie na zyczenie uczestnika na kazdym
etapie.

s. 31-32, s. 39

uwzgledniono
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Nalezy takze pamieta¢c o uwzglednieniu w
organizacji programu elementu dotyczacego
kampanii informacyjnej nt. programu.

Wobec duzej swiadomosci funkcjonowania
dotychczasowych programéw wsrod chorych na
hemofilie, kampania informacyjna nie wydaje sie
by¢ konieczna (a bytaby kosztowna).

Przedstawiciele AOTMIT wyjasnili, ze to jest
element klasycznego programu polityki
zdrowotnej, ktéry by¢ moze nie koniecznie musi
by¢ wymagany w tym programie

Wyjasniono
niniejszej tabeli

w

Jednakze nalezy =zauwazyé, ze w projekcie
przedstawiono jedynie liczbe jednostek danych
produktow leczniczych, jakie zakupione zostang w
kolejnych latach realizacji programu oraz koszt ich
zakupu w danym roku. Natomiast nie wskazano
uzasadnienia dla zatozonych wartosci.

Wzrost ilosci stosowanych produktow
leczniczych bedzie nastepowat z uwagi na
upowszechnianie sie opieki nad pacjentami przez
osrodki leczenia hemofilii i pokrewnych skaz
krwotocznych. Obecnie, chorzy ktérzy nie maja
kontaktu z hematologami, wielokrotnie
przyjmuja zbyt mate dawki lekow (ponizej ilosci
wskazanych w zaleceniach).

Jednoczesnie program zaktada bardzo
ograniczony wzrost stosowania czynnikéw aPCC
i rVIla, gdyz zaktada sie, ze wobec poprawiajacej
sie opieki nie powinno przybywac¢ pacjentéw z
inhibitorami.

s. 49

uwazgledniono

Ponadto w tresci projektu nie wskazano nazw
handlowych preparatow, jakie maja zostac
zakupione w ramach programu, w zwiazku nie byta
mozliwa weryfikacja kosztow wskazanych w tym

Brak nazw handlowych wynika ze stosowania
przepisOow o zamowieniach publicznych. W
zwigzku z tym pod tabela 14 wprowadzono
przypis ,Zgodnie z art. 29 ust. 3 ustawy z

Wyjasniono
tresci programu

w
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zakresie.

dnia 29 stycznia 2004 roku Prawo zamowien
publicznych, nie wskazuje sie nazw
handlowych produktow leczniczych,
dopuszczajac wybor dowolnego produktu w

danym rodzaju w zaleznosci od wyniku
postepowania o udzielenie zamodwienia
publicznego”

s. 48

Wyjasnienia przyjete przez AOTMiT

Autorzy przegladu systematycznego Boehlen 2014
wnioskuja, iz jasno zdefiniowane punkty koncowe w
opiece nad chorymi z hemofilia sga bardzo istotne w
celu: ewaluacji nowych metod leczenia,
uzasadnienia podejmowanej strategii postepowania
terapeutycznego, wltasciwej obserwacji pacjenta,
prowadzenia badan w omawianym zakresie oraz
wlasciwego ulokowania S$rodkéw finansowych. Do
stosowanych wskaznikéw monitorowania i ewaluacji
chorych z hemofilia naleza: punktowe wyniki stanu
fizycznego pacjenta; punktowe wyniki
zastosowanych metod obrazowania, punktowe
wyniki czynnosciowe, pomiary jakosci zycia, dane
ekonomiczne/koszty (Boehlen 2014).

W zwiazku z powyzszym, wprowadzono zapis w
programie: ,Utworzenie rejestru medycznego
(...) obejmujacego m. in. dane dotyczace (...)
wynikow stanu fizycznego pacjentow,
zastosowanych metod obrazowania, wynikow
czynnosciowych, przebytych operacji
chirurgicznych, dat i przyczyn zgonow, a takze
jakosci zycia pacjenta oraz generowanych
kosztow, np. liczby dni opuszczonych w szkole
lub pracy.

s. 36

Wyjasnienia przyjete przez AOTMiT

uwzgledniono

W odniesieniu do celu w zakresie objecia pacjentéw
z hemofilia i pokrewnymi skazami krwotocznymi

Zgtaszalno$¢ do programu nie jest tozsama z
objeciem pacjentéw z hemofilia i pokrewnymi

Wyjasniono
tresci programu

w
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kompleksowa opieka w osrodkach leczenia
hemofilii, wskazano miernik w postaci ,liczby
pacjentow objetych opieka osrodkéw leczenia

hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych”. Warto
zauwazyC¢, ze wskaznik ten mozna zastosowacé
rowniez w ocenie zgtaszalnosci do programu.

skazami krwotocznymi kompleksowa opieka w
osrodkach leczenia hemofilii. W dotychczasowej
edycji programu pacjenci zgtaszali sie do
programu (po czynnik krzepniecia) niekoniecznie
bedac pod opieka osrodkéw. Nowy program ma
to zmienic.

s. 28

Przedstawiciele AOTMIT przyjeli wyjasnienia
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