IV CHARAKTERYSTYKA POPULACJI DOCELOWJ, KRYTERIA
KWALIFIKACJI |l WYLACZENIA Z PROGRAMU, PLANOWANE
INTERWENCJE

1. Populacja docelowa
Programem zostang objeci chorzy z rozpoznaniem wrodzonych lub nabytych skaz

krwotocznych wymienionych w dalszej czesci niniejszego Programu. Do Programu zostang
wigczeni takze pacjenci w trakcie diagnostyki, u ktorych istnieje silne podejrzenie skazy
krwotocznej, gdyz w pewnych sytuacjach niezastosowanie natychmiastowego leczenia moze
doprowadzi¢ do nieodwracalnego uszkodzenia zdrowia lub nawet zgonu pacjenta.

W Instytucie Hematologii i Transfuzjologii (IHIT) w Warszawie prowadzony jest od 1991 r.
komputerowy spis chorych na hemofilie i inne skazy krwotoczne. Do 15 grudnia 2017 r.
znalazto sie w nim tgcznie 6083 osoby. Rzeczywista liczba pacjentow kwalifikujgcych sie do
objecia programem jest z pewnoscig wieksza albowiem spis prowadzony w IHIiT obejmuje
jedynie dane z tych osrodkéw, ktére dobrowolnie zgtaszajg nowo rejestrowane przypadki
skaz krwotocznych. Wylacznie poprzez utworzenie ogélnopolskiego obligatoryjnego rejestru
chorych na skazy krwotoczne mozliwe bedzie Sciste monitorowanie rzeczywistej liczby

pacjentéw z jednostkami chorobowymi wymienionymi w Programie.

2.Kryteria kwalifikacji do Programu oraz wytaczenia z Programu

Uwaga: pacjent moze by¢ jednoczesnie zakwalifikowany do wiecej niz jednego modutu

leczenia, jezeli stale lub okresowo spetnia kryteria wigczenia do kazdego z nich.

A. HEMOFILIAAiB

1. Leczenie substytucyjne w hemofilii A i B

2. Leczenie epizodyczne (,na zadanie”) w hemofilii A i B

Kryteria kwalifikaciji:

a) hemofilia A lub

b) hemdfilia B lub

c) uzasadnione podejrzenie hemofilii A lub B poparte wywiadem rodzinnym oraz wynikiem
oznaczenia APTT, w czasie oczekiwania na wynik oznaczenia aktywnosci czynnika VIII i
IX lub

d) kobieta — nosicielka hemofilii A lub B z aktywnoscig czynnika VIII lub 1X bliskg dolnej
granicy normy (w przedziale 50-60% ) oraz dodatnim wywiadem krwotocznym

e) pacjent po skutecznej eradykacji inhibitora (immunotolerancji, ITI)

Kryteria wylgczenia:

a) stwierdzenie obecnosci inhibitora o aktualnie wysokim mianie (powyzej 5 j.B./ml) lub w
mianie nizszym przy braku reakcji na czynnik VIII lub IX

b) ustapienie skazy krwotocznej lub zgon

3. Profilaktyka wtorna w hemofilii A i B
Kryteria kwalifikacji:



a) rozpoznanie ciezkiej hemofilii A lub B lub w uzasadnionych przypadkach klinicznych
(ciezki przebieg Kliniczny, np. krwawienia do stawéw) w umiarkowanej i tagodnej
hemofilii Ai B

b) w przypadku toczacej sie wtornej profilaktyki mozna jg kontynuowac.

c) pacjent po skutecznej ITI

Kryteria wylgczenia:

a) stwierdzenie obecnosci inhibitora o wysokim mianie (powyzej 5 j.B./ml) lub w mianie
nizszym przy braku reakcji na czynnik VIII lub IX.

b) ustagpienie skazy krwotocznej lub zgon

4. Profilaktyka trzeciorzedowa w hemofilii A i B

Kryteria kwalifikaciji:

a) rozpoznanie hemofilii A lub B oraz

b) przebieg kliniczny uzasadniajgcy stosowanie dtugoterminowej profilaktyki, np. przebycie
samoistnego krwawienia zagrazajgcego zyciu albo wystepowanie krwawienh
samoistnych. W przypadku toczacej sie profilaktyki trzeciorzedowej mozna jg
kontynuowag.

Kryteria wytgczenia:

a) stwierdzenie obecnosci inhibitora o wysokim mianie (powyzej 5 j.B./ml) lub w mianie
nizszym przy braku reakcji na czynnik VIl lub 1X

b) ustapienie skazy krwotocznej lub zgon

5. Okresowa profilaktyka w hemofilii A i B

Kryteria kwalifikacji:

a) rozpoznanie hemofilii A lub B oraz

b) sytuacja kliniczna wymagajgca zastosowania czasowej profilaktyki krwawien, np.
leczenie zapalenia maziowki stawu, nawracajgce krwawienia w tej samej lokalizacji,
fizjoterapia, okres zwiekszonego wysitku fizycznego, operacja chirurgiczna lub zabieg
inwazyjny.

Kryteria wylgczenia:

a) stwierdzenie obecnosci inhibitora w wysokim mianie (powyzej 5 j.B./ml) lub w mianie
nizszym przy braku reakcji na czynnik VIII/IX.

b) ustgpienie skazy krwotocznej lub zgon

6. Stosowanie desmopresyny (DDAVP) w hemofilii A

Kryteria kwalifikaciji:
rozpoznanie fagodnej lub umiarkowanej postaci hemofilii A, pod warunkiem uzyskania
pozytywnego efektu dziatania desmopresyny po dawce testowej, przy braku
przeciwwskazan do desmopresyny, kazdorazowo przez czas nieprzekraczajgcy 3-5
kolejnych dni

Kryteria wylgczenia:

a) brak odpowiedzi na desmopresyne

b) nietolerancja desmopresyny

c) przeciwwskazania do stosowania desmopresyny

d) ustgpienie skazy krwotocznej lub zgon

B. HEMOFILIA A i B POWIKEANA INHIBITOREM

a) pacjenci z silng odpowiedzig immunologiczna, tj. miano przeciwciat =5 j.B./ml stale lub
po wstrzyknieciu cz. Vlll/cz. IX,

b) pacjenci ze staba odpowiedzig immunologiczng tj. miano przeciwciat stale na niskim
poziomie <5 j.B./ml.

Kryteria wylaczenia:



a) eliminacja inhibitora
b) ustgpienie skazy krwotocznej lub zgon

2. Dlugoterminowa profilaktyka krwawiern w hemofilii A i B powikfanej inhibitorem

Kryteria kwalifikacii:

a) pacjenci z silng odpowiedzig immunologiczna, tj. miano przeciwciat =5 |.B./ml stale lub
po wstrzyknieciu cz. Vlll/cz. IX,

b) pacjenci ze stabg odpowiedzig immunologiczng tj. miano przeciwciat stale na niskim
poziomie <5 j.B./ml.

c) nawracajgce krwawienia do stawéw, miesni i o innej lokalizacji lub przebycie
samoistnego krwawienia zagrazajgcego zyciu lub

d) oczekiwanie na zmniejszenie miana inhibitora przed wigczeniem do programu
wywotania tolerancji immunologicznej lub

e) profilaktyka krwawien w trakcie wywotlywania tolerancji immunologicznej,

f) w przypadku toczgcej sie profilaktyki wtérnej lub trzeciorzedowej mozna jg kontynuowac.

Kryteria wytgczenia
a) eliminacja inhibitora
b) ustgpienie skazy krwotocznej lub zgon

3. Program wywotania immunotolerancji (ITI) w hemofilii A i B powiktanej inhibitorem

Kryteria kwalifikaciji:
pacjenci z hemofilig powikfang inhibitorem zakwalifikowani na podstawie decyzji Zespotu
Koordynujacego ds. kwalifikacji i weryfikacji leczenia w programie leczenia i profilaktyki
krwawien w hemofilii A i B oraz pokrewnych skazach krwotocznych.

Kryteria wylgczenia:

a) osiagniecie immunotolerancji (IT) w ciezkiej postaci hemofili A definiowane jako
zmniejszenie miana inhibitora ponizej granicy wykrywalnosci oraz brak odpowiedzi
anamnestycznej po kolejnych ekspozycjach na cz. VIII i dobry efekt kliniczny stosowania
koncentratu FVIIl. Po uzyskaniu IT stosuje sie bezterminowa profilaktyke krwawien,
najczesciej podajgc koncentrat czynnika VIII 3 razy w tygodniu,

b) stan IT w hemofili B rozumiany jako wyeliminowanie inhibitora wykazane w tescie
Bethesda oraz wykazanie skutecznosci klinicznej wstrzyknie¢ koncentratu cz. IX. Po
uzyskaniu IT stosuje sie bezterminowg profilaktyke krwawien, najczesciej podajac
koncentrat cz. IX 2-3 razy w tygodniu.

C. NABYTA HEMOFILIA A

1. Leczenie hemostatyczne

Kryteria kwalifikacji:

a) rozpoznanie nabytej hemofilii A lub

b) uzasadnione podejrzenie nabytej hemofilii A (izolowane przedtuzenie APTT oraz typowy
obraz kliniczny, w oczekiwaniu na wyniki badan potwierdzajgcych rozpoznanie) w
sytuacji koniecznosci leczenia hemostatycznego z powodu zagrozenia zdrowia lub zycia.

Kryteria wylgczenia:

a) uzyskanie remisji choroby (cz. VIII > 50% oraz miano inhibitora < 0,6 j.B./ml oraz brak
objawow skazy krwotocznej)

b) zgon

2. Eradykacja inhibitora (immunotolerancija)

Kryteria kwalifikacji:

a) nabyta hemofilia A,

b) niepowodzenie leczenia immunosupresyjnego.
Kryteria wylgczenia:

a) przeciwwskazania do leczenia eradykujgcego inhibitor,



b) uzyskanie remisji choroby (cz. VIII > 50% oraz miano inhibitora < 0,6 j.B./ml)
C) zgon

D. CHOROBA VON WILLEBRANDA

1. Leczenie choroby von Willebranda

1.1. Leczenie koncentratami czynnikOw krzepniecia:

Kryteria kwalifikacii:

a) rozpoznanie choroby von Willebranda Ilub uzasadnione podejrzenie choroby von
Willebranda poparte wywiadem rodzinnym oraz obrazem klinicznym, w czasie
oczekiwania na wynik oznaczenia aktywnos$ci i stezenia czynnika von Willebranda
(VWF), lub graniczna aktywnos¢ czynnika vVWF u osoby z dodatnim wywiadem
krwotocznym,

b) brak mozliwosci stosowania desmopresyny (z powodu typu 3 choroby, braku odpowiedzi
w tescie z desmopresyna, nietolerancji desmopresyny, przeciwwskazan medycznych lub
zakresu operacji badz natezenia krwawienia) lub konieczno$¢ stosowania leczenia
hemostatycznego powyzej 3-5 dni u 0s6b chorych na chorobe von Willebranda
leczonych desmopresyna.

Kryteria wytgczenia:

a) obecnosSc inhibitora czynnika von Willebranda.

b) zgon

1.2. Stosowanie desmopresyny w chorobie von Willebranda

Kryteria kwalifikaciji:

a) rozpoznanie tagodnej postaci choroby von Willebranda lub graniczna aktywnos$¢ czynnika
von Willebranda u osoby z dodatnim wywiadem krwotocznym, pod warunkiem uzyskania
pozytywnego efektu dziatania desmopresyny po dawce testowe;.

Kryteria wylgczenia:

a) brak odpowiedzi na desmopresyne,

b) nietolerancja desmopresyny,
c) przeciwwskazania do stosowania desmopresyny
d) zgon

2. Profilaktyka krwawien w chorobie von Willebranda

Kryteria kwalifikacji:

a) rozpoznanie choroby von Willebranda,

b) nawrotowe krwawienia do stawOw, nawracajgce krwawienia z przewodu pokarmowego,
krwawienia z nosa, jamy ustnej i inne nawracajgce krwawienia wymagajgce czestego
leczenia substytucyjnego lub krwotoczne i/lub przedtuzajgce sie krwawienia miesieczne
lub stan po krwawieniu zagrazajgcym zyciu

Kryteria wylaczenia:

a) obecnos¢ inhibitora czynnika von Willebranda

b) zgon

3. Choroba von Willebranda powiktana alloprzeciwciatami wobec czynnika von Willebranda

Kryteria kwalifikacji:

a) stwierdzenie obecnosci alloprzeciwciat wobec czynnika von Willebranda u osoby chorej
na wrodzong chorobe von Willebranda.

Kryteria wylgczenia:

a) eliminacja inhibitora czynnika von Willebranda

b) zgon

E. Nabyty zespét von Willebranda

Kryteria kwalifikaciji:

a) rozpoznanie nabytego zespotu von Willebranda.
Kryteria wylaczenia:



a) remisja choroby (normalizacja aktywnosci czynnika von Willebranda i czynnika VIII)
b) zgon

F. Niedobory fibrynogenu

Afibrynogenemia

Kryteria kwalifikacii:

a) rozpoznanie wrodzonej afibrynogenemii.

Kryteria wylgczenia:

a) zgon

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawien nalezy do lekarza prowadzgcego na
podstawie przebiegu klinicznego choroby.

Hipo-/dys-fibrynogenemia

Kryteria kwalifikacji:

a) rozpoznanie wrodzonej hipofibrynogenemii lub dysfibrynogenemii.

Kryteria wytgczenia:

a) zgon

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawieh nalezy do lekarza prowadzgcego na
podstawie przebiegu klinicznego choroby.

G. Niedobér protrombiny

Kryteria kwalifikacji:

a) rozpoznanie wrodzonego lub nabytego niedoboru protrombiny

Kryteria wytaczenia:

a) zgon lub wyleczenie skazy krwotocznej

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawieh nalezy do lekarza prowadzgcego na
podstawie przebiegu klinicznego choroby.

H. Niedobér czynnika V, niedobér czynnika V powiktany inhibitorem (alloprzeciwciata)

wobec cz. V oraz nabyty inhibitor (autoprzeciwciata) czynnika V

Kryteria kwalifikaciji:

a) rozpoznanie wrodzonego niedoboru cz. V w przypadku braku odpowiedzi na FFP i KKP
lub w przypadku wytworzenia inhibitora cz. V

b) rozpoznanie nabytego niedoboru cz. V (na tle autooprzeciwciat).

Kryteria wytaczenia:

a) ustgpienie skazy krwotocznej lub zgon

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawieh nalezy do lekarza prowadzgcego na

podstawie przebiegu klinicznego choroby.

I. Niedobér czynnika VII (hypoprokonwertynemia)

Kryteria kwalifikaciji:

a) rozpoznanie wrodzonego niedoboru czynnika VII.

Kryteria wylgczenia:

a) zgon

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawien nalezy do lekarza prowadzgcego na
podstawie przebiegu klinicznego choroby.

J. Niedob6r czynnika X

Kryteria kwalifikacji:

a) rozpoznanie wrodzonego lub nabytego niedoboru cz. X.

Kryteria wytgczenia:

a) zgon lub wyleczenie skazy krwotocznej

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawieh nalezy do lekarza prowadzgcego na
podstawie przebiegu klinicznego choroby.



K. Niedobér czynnika XI

Kryteria kwalifikaciji:

a) rozpoznanie wrodzonego lub nabytego niedoboru czynnika Xl

Kryteria wylgczenia:

a) zgon

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawieh nalezy do lekarza prowadzgcego na
podstawie przebiegu klinicznego choroby.

L. Niedob6r czynnika Xilll

Kryteria kwalifikacji do bezterminowej profilaktyki krwawien i leczenia na zadanie:
a) rozpoznanie wrodzonego lub nabytego niedoboru czynnika Xl

Kryteria wytaczenia:

a) zgon

k. Ztozony niedobér czynnika V i czynnika VIII

Kryteria kwalifikacji:

a) rozpoznanie wrodzonego ztozonego niedoboru czynnika VIII i czynnika V

Kryteria wytgczenia:

a) zgon

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawieh nalezy do lekarza prowadzgcego na
podstawie przebiegu klinicznego choroby.

M. Ztozony wrodzony niedobdr czynnika Il, czynnika VII, czynnika IX i czynnika X

Kryteria kwalifikacji:

a) rozpoznanie wrodzonego ziozonego niedoboru czynnika II, czynnika VII, czynnika IX i
czynnika X.

Kryteria wylgczenia:

a) zgon

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawien nalezy do lekarza prowadzgcego na

podstawie przebiegu klinicznego choroby.

N. Obecnos¢ inhibitora czynnika I, VII, X, XI lub XIII (allo- lub autoprzeciwciat)

Kryteria kwalifikacii:

a) rozpoznanie inhibitora czynnika Il, V, VII,X,XI lub XIII (allo- lub auto-przeciwciat)

Kryteria wytgczenia:

a) eradykacja inhibitora

b) zgon lub wyleczenie skazy krwotocznej

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawieh nalezy do lekarza prowadzgcego na
podstawie przebiegu klinicznego choroby.

O. Trombastenia Glanzmanna

Kryteria kwalifikaciji:

a) rozpoznanie trombastenii Glanzmanna.

Kryteria wylaczenia:

a) zgon

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawien nalezy do lekarza prowadzgcego na
podstawie przebiegu klinicznego choroby.

P. Zespo6t Bernarda-Souliera

Kryteria kwalifikacji:

a) rozpoznanie zespotu Bernarda-Souliera.

Kryteria wytaczenia:

a) zgon

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawieh nalezy do lekarza prowadzgcego na
podstawie przebiegu klinicznego choroby.



R. Inne tagodne wrodzone trombocytopatie

Kryteria kwalifikacji:

a) rozpoznanie trombocytopatii innej niz trombastenia Glanzmanna i zesp6t Bernarda-
Souliera

Kryteria wylgczenia:

a) zgon

UWAGA: decyzja o prowadzeniu profilaktyki krwawien nalezy do lekarza prowadzacego na

podstawie przebiegu klinicznego choroby.

S. Kryteria kwalifikacyjne do nowych lekéw

Wieprzowy czynnik VIII:

a) leczenie i profilaktyka krwawien u pacjentéw z nabyta hemofilig A, u ktorych
jest mozliwe monitorowanie aktywnosci czynnika VIl w osoczu, w pierwszej
kolejnosci u chorych, u ktérych odpowiedz kliniczna na rVlla i APCC jest
niewystarczajgca

Diugo dziatajace koncentraty czynnika VIII:
a) pierwotna, wtérna lub okresowa profilaktyka krwawien u chorych na hemofilie
A, w pierwszej kolejnosci u chorych z trudnym dostepem dozylnym
(uniemozliwiajgcym standardowy schemat profilaktyki)

Dilugo dziatajgce koncentraty czynnika IX:
a) pierwotna, wtérna lub okresowa profilaktyka krwawien u chorych na hemofilie
B, w pierwszej kolejnosci u chorych z trudnym dostepem dozylnym
(uniemozliwiajgcym standardowy schemat profilaktyki)

Emicizumab:

a) profilaktyka krwawien u chorych na hemofilie A powiktang inhibitorem, w
pierwszej kolejnosci u chorych, u ktorych profilaktyka z uzyciem APCC jest
nieskuteczna (wystepuja krwawienia czesciej niz raz na 3 miesigce) oraz u
chorych z trudnym dostepem dozylnym

b) w przypadku korzystnie skalkulowanych kosztow terapii mozliwosc objecia
profilaktyka dtugoterminowg wszystkich pacjentdw wymagajacych takiej
profilaktyki

Wskazania bedg aktualizowane w razie rejestracji w UE nowego leku stosowanego w
leczeniu chordb objetych Programem lub poszerzenia wskazan rejestracyjnych juz
stosowanych lekéw.

3. Planowane interwencje
a. Zakup i dystrybucja (w tym dostawy domowe) koncentratow czynnikOw

krzepnigecia, w przyszioSci nowych lekéw stanowigcych tzw. terapie
niesubstytucyjng do profilaktyki i leczenia krwawien.
b. Zakup osprzetu dla pacjentéw wymagajacych centralnego dostepu zylnego (porty

lub cewniki).



Utworzenie sieci OsSrodkow Leczenia Chorych na Hemofilie (w kazdym
wojewodztwie po jednym osrodku dla dzieci i po jednym dla dorostych) oraz
dwoch Osrodkéw Koordynujgcych (dla dorostych - Instytut Hematologii i
Transfuzjologii w Warszawie ul. | Gandhi 14 02-775 Warszawa, dla dzieci
Samodzielny Publiczny Dzieciecy Szpital Kliniczny w Warszawie ul. Zwirki i
Wigury 63A 02-091 Warszawa)

Utworzenie narodowego rejestru chorych na skazy krwotoczne.

Powotanie Rady Osrodkow.

Optymalizacja systemu udzielania pomocy chorym na skazy krwotoczne w
stanach nagtych.

Szkolenia personelu medycznego realizujgcego program (lekarze pielegniarki,

ratownicy medyczni, fizjoterapeuci, psycholodzy pracownicy socjalni).

4.Sposob udzielania Swiadczen
a. Zakup koncentratow czynnikow krzepniecia i innych nowo-rejestrowanych lekéw

dla chorych na hemofilie i inne skazy krwotoczne w ilosciach wskazanych w
tabeli 2, przygotowany w oparciu o kosztorys Programu na lata 2019-2023
dokonywany bedzie przez Zaktad Zamowien Publicznych przy Ministrze Zdrowia,
zgodnie z przepisami ustawy z dnia 29 stycznia 2004 r. ,Prawo zamoéwien
publicznych” (Dz. U. z 2004 r. Nr 19, poz.177, Dz. U. z 2007 r. Nr 223, p0oz.1655,

Dz. U.z 2008 r. Nr 171, poz. 1058)".

Tabela 2. llosci koncentratéw czynnikow krzepniecia oraz desmopresyny w kolejnych latach
trwania programu oraz srodki niezbedne na ich sfinansowanie (kalkulacja wg srednich cen
zakupu osiggnietych w postepowaniach przetargowych w 2017 r.)

Nazwa koncentratu czynnika 2019 [2020 | 2021 | 2022 | 2023
Koncentrat czynnika VIII (j.m.) 200 225 250 280 290
min min min min min
Koncentrat rekombinowanego czynnika VIII (j.m.) 1.5 2,5 4,0 8,0 14,0
min min ml min min
Koncentrat rekombinowanego czynnika VI 1,0 1,2 1,5 1,8 2,0
wieprzowego (j.m.) min min min min min
28,0 36,0 38,0 40,0
Koncentrat czynnika IX (j.m.) o | 320 min N min
min
450 1.0 15 2.0
Koncentrat rekombinowanego czynnika 1X (j.m.) ty4 700 min m’In min
' tys.




Koncentrat czynnika VIl zawierajacy czynnik von 12,5 15,0

Willebranda (j.m.), w tym zawierajacy czynnik von 10,0 | 12,0 | min 13,5 | min
Willebranda (VWF:Rco) w stosunku do czynnika VIII | min min min

(FvIll) >1,0

Koncentrat czynnika VIII zawierajgcy czynnik von 12,0 14,0
Willebranda (j.m.), w tym zawierajacy czynnik von 10,0 | 11,0 | min 13,0 | min
Willebranda (VWF:Rco) w stosunku do czynnika VIII | min min min

(FVII) >2,0

koncentrat czynnikdw zespotu protrombiny (PCC) 1,0 11 1,2 1,35 |15
(D) min min min mi min
Koncentrat aktywowanych czynnikéw zespotu 225 | 250 |30,0 | 30,0 |30,0
protrombiny (aPCC) (j.m.)* min min min min min

650 650 700 700 750

Koncentrat czynnika VIl (j.m.) ty4 tyé ty4 tyé tyé

Koncentrat rekombinowanego czynnika Vlla (g)* 31,0 (33,5 |350 |350 |350

Koncentrat fibrynogenu (g) 250 275 300 330 350

180 200 225 250 275

Koncentrat czynnika XIII (j.m.) tyé tyé tyS tyé ty4

2,25 125 2,75 | 3,0 3,25

Desmaopresyna amp. po 4 ug (amp.) tys. tys. tys. tys. tys.

Desmopresyna aerozol donosowy po 150 ug dawka 550 600 650 200 750
(opak.)

Razem okoto (PLN) (min)

*) w przypadku skutecznego eliminowania inhibitorbw w ramach programu ITl oraz
wprowadzania do stosowania w Polsce tzw. terapii niesubstytucyjnej, w tym
nowozarejestrowanego w USA leku Hemlibra (emicizumab) mozna zatozyc, ze ilos¢ lekow
omijajgcych bedzie mniejsza niz wymieniona w tabeli

Wskazniki zuzycia koncentratow czynnikéw krzepniecia VIII i IX w 2023 roku powinny

osiggna¢ nastepujace wartosci:
= > 8j.m. czynnika VIl na 1 mieszkanca Polski,

= >1,0j.m. czynnika IX na 1 mieszkanca Polski

b. Dystrybucja koncentratow czynnikow krzepniecia i innych nowo rejestrowanych
lekow dla chorych na hemofilie i inne skazy krwotoczne odbywac sie bedzie przez

Regionalne Centra Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa. Regionalne Centra zapewnig



wiasciwe warunki do przechowywania koncentratéw, catlodobowy dostep do
koncentratow oraz bedg prowadzity ich nieodptatng dystrybucje do Osrodkow
Leczenia Chorych na Hemofilie, Klinik i oddziatéw szpitalnych. Wprowadzone
zostang takze dostawy domowe koncentratow.

c. Kwalifikacja chorych do Programu, wydawanie zapotrzebowan na koncentraty
czynnikéw krzepniecia / wydawanie koncentratéw czynnikow krzepniecia oraz
udzielanie swiadczen zdrowotnych odbywac sie bedzie w Osrodkach Leczenia
Chorych na Hemofilie.

d. Osrodki Leczenia Chorych na Hemofilie beda zobowigzane do prowadzenia
rejestru chorych na hemofilie i pokrewne skazy krwotoczne, monitorowania
wynikow leczenia w swoim rejonie oraz prowadzenia szkolen dla personelu
medycznego.

e. Zostanie wprowadzona strategia postepowania z chorymi na skazy krwotoczne w
stanach nagtych dla Szpitalnych Oddziatéw Ratunkowych i Zespotéw
Ratownictwa Medycznego oraz Izb Przyjec.

f. Rada Osrodkéw bedzie prowadzita nadz6r nad realizacjg Programu oraz

przeprowadzata jego ewentualne modyfikacje.

5.Sposéb zakonczenia udziatu w Programie
Zakonczenie udziatu w Programie nastgpi w przypadku:

a. Wyleczenia skazy krwotocznej (np. w nastepstwie terapii genowej lub w
wybranych przypadkach po transplantacji watroby).

b. Zgonu chorego.
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