Terapeutyczne Programy Zdrowotne 2010
Zapobieganie krwawieniomu dzieci zhemofilig Ai B

Zatacznik nr 30
do zarzadzenia Nr 8/2010/DGL Prezesa NFZ
Z dnia 20 stycznia 2010 roku

Nazwa programu:
ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILI A AIB
ICD- 10 D 66 Dziedziczny niedobér czynnika VIII

D 67 Dziedziczny niedobor czynnika IX

Dziedzina medycyny:hematologia.

1. Cele programu:

1.1. Pierwotna profilaktyka krwawieu dzieci chorych na etka posta& hemofilii A i B.

1.2. Wtdrna profilaktyka krwawig u dzieci chorych na hemo#liA lub B po wysépieniu

wylewdw do stawow.

1.3. Objecie programem wywotywania tolerancji immunologicgmeszystkich chorych
na hemofile powiktara nowo powstatym kyzacym antykoagulantem (inhibitorem)
(powyzej 5 B.U, oraz o niskim mianie w przypadku przetmeapowyej 6 mies¢cy
od momentu wykrycia). Finansowanie realizacji wyyvahnia toleranciji
immunologiczne] bdzie s¢ odbywalo poprzez wprowadzenie zasady
odpowiedzialnéci finansowej podmiotu odpowiedzialnego (w rozunek/stawy
Prawo Farmaceutyczne) za catkowity koszt leczerigo tpowiktania leczenta
Woprowadzenie zasady odpowiedzialaofinansowej podmiotu odpowiedzialnego
(w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne) za edliyokoszt leczenia zakan
(WzZW, vCJD, HIV), w przypadku w ktorym udowodnionze zrédtem zakanego

patogenu byt zastosowany koncentrat czynnikapkizeia'.

1.4. Zapewnienie powszechnej dgstasci czynnikbw krzepnicia i poprawe jakdsci

zycia chorych poprzez:
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- Wdrazenie w petni transparentnej procedury kwalifikgeficjentow do programu przez

powotany do medycznego nadzoru nad programem Z&gmotlynupcy.

- Zorganizowanie bezptatnego dla pacjentow systetostaw domowych koncentratow
czynnikbw krzepnricia wraz z nieztdnym dodatkowym spetem jednorazowym
orazsrodkami dezynfekucymi, ktory Igdzie realizowany w ramach bezptatnego
swiadczenia ,leczenie w warunkach domowych” . Kosaalizacji przedmiotowego
swiadczenia bdzie obejmowat: koszt koncentratow czynnikow krzepia, koszt wykonania
niezlednych czynnéci personelu medycznego zwanych z wydaniem pacjentowi w domu
koncentratbw czynnikdbw krzepmia wraz z niezkdnym dodatkowym spetem
jednorazowym i igtami (dotyczy pacjentow z zaaym centralnym dogpem zylnym) oraz
srodkami dezynfekcyjnymi (dotyczy pacjentdéw z zatoym centralnym dogpbemzylnym),
kontrok zwzycia przekazanych w ramadiwiadczenia lekow i spezu oraz koszt odbioru
wydanego sprgu jednorazowego i jego utylizacji.

- Implementacja przedmiotowego systemu dostaadzie realizowana poprzez realizacj
swiadczenia ,leczenie w warunkach domowych”.¢dBie ono realizowane przez
swiadczeniodawe lub s$wiadczeniodawcéw wylonionych w ramach pg&twania o

udzielenie zamdwienia publicznego.

- Zorganizowanie rejestru pacjentow zakwalifikowelmylo przedmiotowego programu.

- Wylonienie w procesie kontraktowankwiadczér nowej funkcjonalnej sieci centréw
leczenia hemofilii. Przedmiotowa sido¢dzie podzielona na dwa poziomy referencyjne:
lokalne centra leczenia hemofilii (poziomzsey — jedno centrum dla kilku powiatow),

regionalne centra leczenia hemofilii (poziomaszy — jedno centrum dla kilku wojewddztw).

2. Opis problemu medycznego
Hemofilia jest wrodzom uwarunkowan genetycznie skazkrwotoczry zwiazara
z niedoborem czynnika VIl (hemofilia A) lub czyai IX (hemofilia B). Oba czynniki
krzepnicia krwi produkowane s w watrobie pod wpltywem gendw znajdgych se

w chromosomie X. Nieprawidtowoi w budowie tych genéw w postaci delecji fragmentd
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biatka, inwersji lub rénego rodzaju mutacji punktowych powogujpowstawanie
zmniejszonych iléci czynnika krzepricia, catkowity brak czynnika lub zaburzenia
czynndaci czynnika.

Przebieg hemofilii A i B jest taki sam i uzateony od poziomu czynnika VIl lub IX.
Méwimy o ciezkiej postaci choroby, gdy poziom niedoborowego cuka wynosi< 1%
normy i objawami g ciezkie krwawienia do mgsni, stawow, centralnego uktadu nerwowego
I kazdej innej okolicy ciata.

Objawy ckzkiej postaci hemofilii pojawiaj sie w ostatnich miegcach pierwszego
roku zycia dziecka w postaci wzmonego siniaczenia, a krwawienia do stawow wysi
wowczas sporadycznie. Najgérziej pierwsze krwawienia do stawOw obserwoware s
w drugim i trzecim rokuzycia. Dotyca przede wszystkim stawdw skokowych, kolanowych
i tokciowych. U nastolatkéw daetzap sic krwawienia do stawéw biodrowych i barkowych.
Rozpoczty proces niszczenia stawu wskutek pojaggggh se wylewOw krwi posgpuje
szybko po kadym kolejnym krwawieniu i jest nieodwracalny. Niadko ju trzy-czteroletnie
dzieci po kilku przebytych krwawieniach do stawujaiinicznie zmieniony staw, utykaj
maja nieprawidtowy zakres ruchorba stawu.

Artropatia hemofilowa rozwija siprzede wszystkim u chorych nagidta posta
choroby. Sporadycznie jednak peowyshpi¢ rowniez w umiarkowanie zkiej postaci
hemofilii. Leczenie hemofilii polega na Zgnym podawaniu preparatow zawier@ych
czynnik VIII lub czynnik IX w odpowiedniej dawce dimsowanej do masy ciata chorego.

Wczesne leczenie krwawiedo stawOw poprawia spraws§to ruchowa chorych
na hemofilg, jednak powtarzage s¢ wylewy krwi uszkadzaj je i réowniez doprowadzaj
do powanych zmian nawet ju dzieci.

Poprzez stosowanie wczesnej profilaktyki, 2m@ skutecznie zapobiec artropatii
hemofilowej oraz innym powaym krwawieniom. Jak dowiodta praktyka, dzieci letor
otrzymup profilaktycznie koncentraty czynnikOw krzepoia w sposOb apty, choda
normalnie do szkoly, uczestniczw grach i zabawach rowdeikow, nie r&nia sie
zewrgtrznie niczym od swoich kolegow.

W Polsce zarejestrowanych jest 2118 chorych na fiemé, w tym 1139 chorych
na posta ciezka. Chorych na hemofii B jest 363, wrod nich 179 ma ¢ika post& choroby.
Sq to dane z rejestru prowadzonego przez Instytut adelogii i Transfuzjologii
w Warszawie.

Dane Narodowego Centrum Krwi z dnia 24 lipca 2088urmoéwi o 425 pacjentach
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do 18 rokuzycia chorych na hemofii A oraz 92 pacjentach do 18 rokycia chorych
na hemofilg B.

Profilaktyka u najmtodszych dzieci yie sk czesto z koniecznéxia zatlazenia dogcia
do zyty centralnej typu vascuport, ponieanak cz:ste naktuwanieyty obwodowej mae by
niezwykle trudne lub wicz niemdaliwe. Zabieg ten wymaga podawania koncentratu
czynnika VIII lub IX, aby zapewiiprawidtows hemostag przez 6 dni i przy zdgiu szwow.
Ocenia s, ze inhibitor cz. VIII pojawia si u okoto 30% pacjentow z @ika hemofilia A
(VIIEC <1% normy) i u 0,9-7% pacjentdw z umiarkomga i tagodra hemofilia A,
z& inhibitor cz. IX — u 1,5-3% wszystkich pacjentévinemofilia B. Powy.sze dane liczbowe
okreslaja zapadaln& na inhibitory. Czstas¢ wystpowania inhibitoréow w populacji chorych
na hemofile jest mniejsza i zapadalng, gdyz niektre inhibitory samoistnie zanikaj
(ang.transient inhibitors), a inne udaje siwyeliminowa dzigki immunotolerancji. Zatem
szacuje si, ze w hemofilii A inhibitory cz. VIIl wys¢puja u 5-7% pacjent6tv
Wigkszai¢ inhibitorow w hemofilii A, niezalenie od jej stopnia eikosci, pojawia st
we wczesnym dziefistwie, najczsciej po pierwszych kilku-kilkunastu dniach ekspgzyc
(mediana 9-12 dni) na koncentrat cz. VIIl. Tym niee), inhibitory mog pojawi si¢
w kazdym wieku, a badania autoréw angielskich wskazug drugi — po wczesnym
dziechstwie — okres zwkszonej zapadaldoi na inhibitory cz. VIII wrdéd chorych
na hemofili A przypada na 6 dekadycia’.

Takze w przypadku hemofilii B inhibitor pojawia ¢sinajczsciej w dziechstwie,
po pierwszych kilkunastu dniach (mediana 11 dn$pekycji na koncentrat cz. £X

3.0pis programu
Swiadczeniobiorcy
Kwalifikacji $wiadczeniobiorcéw do terapii pierwotnej i wtérnepplaktyki oraz leczenia
hemofilii powiktanejnowo powstatymkrazacym antykoagulantem dokonuje Zespét

Koordynupcy powotany przez Prezesa Narodowego Funduszu darow

1. Modut pierwotnej profilaktyki krwawie n

1. 1 Pierwotna profilaktyka krwawieu dzieci od 1 dniaycia z zachowaniem ggtosci
Stronad z 23



Terapeutyczne Programy Zdrowotne 2010
Zapobieganie krwawieniomu dzieci zhemofilig Ai B

leczenia do uk@czenia 18 rokuycia z cezka postaca hemofilii A lub B, o poziomie
aktywnasci czynnikow krzeprdcia VIII lub IX rownym lub pontej 1% poziomu normalnego.
Substancja czynna finansowana w ramach gewsj profilaktyki — koncentraty
osoczopochodnych (ludzkich) czynnikéw krzegmia odpowiednio czynnika VIl lub
czynnika IX

1.2 Pierwotna profilaktyka krwawfenowozdiagnozowanych dzieci zzka postaci
hemofilii A i B wczeniej nie leczonych czynnikami osoczopochodnymi Zkichi).
Substancja czynna finansowana w ramach gewsj profilaktyki — koncentraty
rekombinowanych czynnikéw krzepaia odpowiednio czynnika VIl lub czynnika 1X
minimum drugiej generaciji.

1.3 Zapewnienie koncentratéw czynnikow krzepida odpowiedniaczynnika VIl lub
czynnika IX dla dzieci, u ktorych konieczne jeataenie centralnego dagtu zylnego
- dla grupy okré&lonej w punkcie 1.1 — czynniki osoczopochodne (kielz

-dla grupy okrélonej w punkcie 1.2 — czynniki rekombinowane minimdrugiej generacji

2. Modut wtérnej profilaktyki krwawie n

2.1 Wtérna profilaktyka krwawig — u dzieci od 1 dniaycia do uk@éczenia 18 rokuycia,
chorych na hemofidi A lub B, po wysipieniu wylewow do stawow.

Substancja czynna finansowana w ramach wtornejlakofki — koncentraty
osoczopochodnych (ludzkich) czynnikéw krzegmi odpowiednio czynnika VIl lub
czynnika IX

2.2 Zapewnienie koncentratow osoczopochodnych (ludzlageiinnikow krzepricia
odpowiednioczynnika VIl lub czynnika IX dla dzieci, u ktoridkonieczne jest zatenie

centralnego dogpu zylnego

3. Objecie programem wywotywania tolerancji immunologiczngwszystkich chorych

na hemofilie powiktana nowo powstatym krazacym antykoagulantem (inhibitorem)
(powyzej 5 B.U, oraz o mianienizszym lub rownym5 B.U. w przypadku przetrwania
powyzej 6 miesecy od momentu wykrycia).Finansowanie realizacji wywotywania
tolerancji immunologicznejdualzie s¢ odbywato poprzez realizacgtosownych umoéw z
podmiotami odpowiedzialnymi. Wymaog zawarcia przegkoivych uméw zostanie zapisany

w specyfikacji przetargowe,;.
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Kryteria wiaczenia do przedmiotowego modutu nowopowstategditdra u dzieci do 18
roku zycia:

- dotyczy chorych uprzednio zakwalifikowanych dogmamu, jednak stwierdzenie obeécio
inhibitora musi nagpi¢ po wegciu przedmiotowego programu xycie w 2010 r.,

- kwalifikacja pacjentdw z hemofilipowiktara nowo powstatym kizacym antykoagulantem
(inhibitorem) (powyej 5 B.U, oraz o mianie sézym lub réwnym 5 B.U. w przypadku
przetrwania inhibitora powAgj 6 mies¢cy) do modutu nagpuje na podstawie decyzji

Zespotu Koordynujcego.

4 Kryteria wyt gczenia

Stwierdzenie obecnoi inhibitora.(kazacego antykoagulantu o mianie pawey5 B.U.
oraz 0 mianie iszym lub rownym 5 B.U. w przypadku przetrwaniailtora powyej 6
mieskcy).

5. Kryteria zakonczenia udziatu w programie lub module programu(dotyczy przyczyn,
z powodu ktérych udziat pacjenta - uprzednio zakfikalwanego - w przedmiotowym
programie musi zostazakaczony):

- Stwierdzenie obecroi nowo powstatego inhibitora (powsj 5 B.U.) lub utrzymywanie i
inhibitora w mianie niszym lub rownym 5 B.U. przez ponad 6 m¢egi

- Ukonczenie 18 rokuycia.

6. Okreslenie czasu leczenia w programie
Leczenie trwa do momentu uktzenia 18 rokuycia lub do podjcia przez lekarza
prowadzacego decyzji o wylczeniuswiadczeniobiorcy z programu, zgodnie z kryteriami

wytaczenia.

Szczegotowy zakres zadapowierzonych Zespotowi Koordynupcemu, okrelenie zasad
jego utworzenia, powotywania cztonkdéw oraz nadzormad dziatalncicia.
1) W celu nadzorowania realizacji zapisbw wprowadzaney 2010 .
terapeutycznego programu zdrowotnego ,Zapobieganiawieniom u dzieci
z hemofila A i B” oraz w celu realizacji rownego i transpatmego dosfpu dla
pacjentow doswiadczé zapisanych w programie, zostanie powotany Zespoét

Koordynupcy.
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2) Zespo6t Koordynujcy zostanie powotany przy Regionalnym Centrum Leize
Hemofilii, ktére zostanie wylonione w drodze kongur jako Jednostka
Koordynupca.

3) Powotanie Zespotu Koordymgego nasipi bezpdrednio po wytonieniu
Jednostki Koordynudpej, w okresie przygotowywania realizacji programu
w 20009r.

4) Przewodnicacy, Zastpca Przewodnicgego oraz Czionkowie Zespotu
Koordynupcego zostanpowotani spérdd reprezentantdéw regionalnych centréw
leczenia hemofilii (kade regionalne centrum leczenia hemofilii zmomie
jednego reprezentanta, PrzewodaoyzZespotu oraz Zagica Przewodnicrego
Zespotu reprezentajrownoczénie swoje centra) oraz reprezentantOw organizaciji
chorych na hemofilie posiadaych osobowt prawry (kazda organizacja nie
miec¢ jednego reprezentanta).

5) W posiedzeniach Zespotu Koordyacggo maj prawo uczestniczy w roli
obserwatorow przedstawiciele Narodowego Funduszuwovdd, Ministerstwa
Zdrowia, Agencji Oceny Technologii Medycznych.

6) Uchwaly Zespotu Koordynagego zapadajna posiedzeniach zwykiviekszacia
gtosow, w obecnixi Przewodnicacego Zespotu lub Zagicy oraz obecrigi nie
mniej niz 5 cztonkdw Zespotu.

7) Zadaniem Zespotu Koordyrugego jest monitorowanie prawidtowej realizacji
celéw programu, w oparciu o dane pozyskiwane stejechorych na hemofilie.

8) Zespdt Koordynujcy podejmuje uchwaty w szczegokoodotyczce:

- ostatecznej decyzji o kwalifikacji pacjentow dezenia w ramach poszczegolnych

modutéw przedmiotowego programu,

- okré&lenia indywidualnych schematéw immunotolerencji zorandywidualnego

dawkowania podawanych czynnikéw omagych (aPCC, rViia),

- podgcia decyzji dotyczcych oceny wynikow immunotolerancji oraz w przypadk

jej sukcesu lub niepowodzenia, pada decyzji o jej zaprzestaniu u danego pacjenta,

w oparciu o wihciwie wprowadzony do aplikacji komputerowej wniosek

o zakwalifikowanie pacjenta do leczenia w ramaclogpmmu, przekazany do

cztonkow Zespotu Koordynagego,

9) Zespot Koordynujcy podejmuje rownieuchwaty dotyczce:
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- okrelenia medycznych wytycznych nieginych dla przeprowadzenia przez

upowanione podmioty pogpowai:

a. oudzielenie zamowienia publicznego na wybd&wiadczeniodawcow
realizupcychs$wiadczenie ,leczenie w warunkach domowych” ,

b. o udzielenie zamoOwienia publicznego na dostarczkoieentratow czynnikow
krzepnicia w ramach przedmiotowegwiadczenia.

12) Zespot Koordynugy jest niezaleny, a jego czionkowie nie kontakiujsie

w sprawach pracy Zespolu, a szczegdblnie wydawanyginii, z lekarzem

prowadacym pacjenta, pacjentem lub gdolwiek osola, organizacj czy instytucy,

ktéra mogtaby b§ zainteresowana wydawaniem stosownych opinii. WEkEys

informacje, ktore mog mie¢ znaczenie przy podejmowaniu decyzji mdpyc

zamieszczane jedynie we wniosku nadestanym zaregoictwem aplikacji

komputerowej obstuguagej rejestr chorych.

13) Zadaniem Zespotu Koordymgpgo jest prowadzenie prac m@jch na celu

dopracowywanie zai@n i rozwiazaa przedmiotowego programu.

14) Nadzér nad transparenfomd dzialaa Zespolu Koordynujcego [fedzie

sprawowany poprzez publikowaniezej wylistowanych dokumentéw dotygzch

prac Zespotu:

- imion, nazwisk, tytutbw naukowych oraz funkcji ZBwodnicacego Zespotu,

Zastpcy Przewodniczrego Zespotu oraz cztonkéw Zespotu.

- protokotéw (publikacja nagpi z poszanowaniem Ustawy o ochronie danych

osobowych) z posiedaeZespotu,

- dokumentow (publikacja nagti z poszanowaniem Ustawy o ochronie danych

osobowych), bdacych efektem prac zwtanych z kwalifikacf pacjentéw do

poszczegdlnych modutdéw programu,

- raportow dotycgcych prac Zespotu zwzanych z realizagiji rozwojem programu,

- wytycznych stworzonych przez Zespot Koordyayj, w oparciu o ktdre majbyc

okreslone przez Zaktad Zamowfie Publicznych przy Ministrze Zdrowia istotne

warunki zaméwienia dla przedmiotowych pgmiwan.

Wyzej wymienione dokumenty ¢da udostpniane za p@ednictwem portalu

internetowego rejestru chorych na hemefilbraz przekazywane do sekretariatu

Jednostki Koordynuagej.
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15) Zespo6t Koordynujcy dziata w oparciu o sekretariat, ktorego siedzbajduje sj
w Regionalnym Centrum Leczenia Hemofilii, ktére sky status Jednostki
Koordynupcej. Sekretariat zajmuje ¢sisprawami formalnymi, w szczegokuw
archiwizacj dokumentoéw, przekazywaniem korespondencji, kootahiem si
z cztonkami Zespotu, zawiadamianiem o spotkanipobtokotowaniem posiedze
udzielaniem informacji dotyazych funkcjonowania Zespotu.

16) Posiedzenia Zespolu Zespo6t Koordyumy odbywaj sie co najmniej raz
w miesigcu, wedlug przyjtego na dany rok harmonogramu ustalonego przez
Przewodnicacego Zespotu Zespét Koordyngpgo. Harmonogram przekazywany
jest do Dyrektora Jednostki Koordynogj oraz Prezesa Narodowego Funduszu
Zdrowia.

17) W okresie przygotowywania realizacji programu wL@0. Zespdt Koordynagy
dokona:

- kwalifikacji pacjentdw do poszczegolnych modutgwzedmiotowego programu

(za wyptkiem modutu dla leczenia nowopowstatego inhibixpra

- kwallifikacji grupy pacjentow okjych przedmiotowyniwiadczeniem realizowanym

w warunkach domowych w pierwszej kolejoood 1 czerwca 2010 r.,

- przekazanigwiadczeniodawcom danych osobowych pacjentow zakk@aianych

do przedmiotowego programu, niedych dla realizacji przedmiotowego

swiadczenia.

Sposob realizacji swiadczenia ,leczenie w warunkach domowych” oraz ogi sposobu
przeprowadzenia posgpowan O udzielenie zamowienia publicznego na wybor
swiadczeniodawcow realizugcych swiadczenie ,leczenie w warunkach domowych” oraz
0 udzielenie zamoéwienia publicznego na dostarczani&koncentratow czynnikéw

krzepnigcia w ramachswiadczenia ,leczenie w warunkach domowych ”.

Sposoéb realizacjiswiadczenia ,leczenie w warunkach domowych”.

1) Pocawszy od 2010 r. przedmiotowy program terapeutyczagewni dla pacjentow
programu realiza¢j swiadczenia |leczenie w warunkach domowych w ramach
ktGrego zostanie zapewnione prdezadczeniodawg wylonionego w pospowaniu:

1.1) scisle monitorowane leczenie domowe z kondrolzuzycia

przekazanych w ramagkwiadczenia lekdw i spetu,
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1.2) zostanie zapewnione bezptatne dostarczanie ¢dezich koncentratéw
czynnikow krzepnjcia do domdw pacjentow,

1.3) niezkzdnego sprau jednorazowego, tak igiet dla obstugi centralnych
dostpdw zylnych dla dzieci, u ktérych taki dagt jest zataony,

1.4) niezkednych s$rodkéw dezynfekcyjnych dla obstugi centralnych
dostpow zylnych dla dzieci, u ktérych taki degt jest zataony,

1.5) swiadczeniodawca realizigy przedmiotoweswiadczenie odbiera

od pacjentow ziyty sprzt jednorazowy i utylizuje go na swéj koszt.

2) Swiadczeniodawca realizgy przedmiotowdwiadczenie zapewni:

2.1)

2.2)

2.3)

2.4)

Zgodny z wymaganiami personel medyczny, ktory zapgwawidtowg pod
wzgledem medycznym realizacj swiadczenia ,leczenie w warunkach
domowych” zgodnie z opisem programu.

Niezkedne srodki logistyczne dla realizacji przedmiotowegwiadczenia,

gwarantujce koordynag i terminowg realizacg. W kazdym przypadku

przechowywanie i dystrybucja koncentratow czynnikéwzepnecia musi
odbywa& si¢ wytacznie z poszanowaniem Ustawy Prawo Farmaceutyczne.

Zastosowane przeaviadczeniodawg srodki techniczne umaiwi a:

2.3)1. petmp identyfikacg (w ciagu 24 godzin) zastosowanych
u poszczegolnych pacjentdw koncentratow czynnikovzepnecia
(identyfikacja: nazwy handlowej, nazwy ¢dzynarodowej, kodu EAN,
dawki, serii i rodzaju dostarczonych i zych koncentratéw
czynnikow krzepricia),

2.3)2. biezace przekazywanie do rejestru chorych na hemofilfenaganych
danych,

2.3)3. optymalizacg utylizacji zastosowanych koncentratbw krzepia,
poprzez odpowiedni dobor wielkm dostarczanych opakowa

2.3)4. oraz minimalizag czstotliwosci dokonywania zmian rodzajow
koncentratbw czynnika krzepmia zastosowanego u pojedynczego
pacjenta.

Swiadczeniodawca dolzie dysponowat lub zapewni:

- Niezledna przestrzeni magazynow dla przechowywania wydawanych

koncentratbw czynnikow krzepia, ktéra zapewni warunki i temperagur

przechowywania zgodrz wymaganiami Charakterystyki Produktu Leczniczego
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- Niezkednymi srodkami dla zapewnienia transportu wydawanych kotragdw
czynnikbw krzepnjcia, w warunkach i temperaturze zgodnej z wymagahia
Charakterystyki Produktu Leczniczego.
- Swiadczeniodawcy realizagy przedmiotoweswiadczenie zagwarantyjjego
realizacg zgodnie z zasadami Dobrej Praktyki Dystrybucyjnej.
- Na okres uruchamiania realizacji przedmiotowdgdadczenia oraz na wypadek
czasowej niemanosci jego realizacji w domach pacjentow, alternatywsyosob
realizacji przedmiotowegoswiadczenia za poednictwem aptek szpitalnych
regionalnych i lokalnych centréw leczenia hemafi@dbiér czynnikow krzeprcia
i innych niezlkkdnych materiatow ddzie dokonywany samodzielnie przez chorych lub
ich opiekunéw z w/w centrow (przyzwyciu technicznych ueglzer dostarczonych
przez swiadczeniodawg ktore zapewmni warunki i temperat@r przechowywania
koncentratbw czynnikdw krzemuia zgoda z wymaganiami Charakterystyki
Produktu Leczniczego oraz przyyeiu personelu medycznegaviadczeniodawcy)
lub za pd&rednictwem innegawiadczeniodawcy, ktory zostat wybrany w ramach
przedmiotowego pogbowania.
- Regularn, realizac przedmiotowegéwiadczenia w domu pacjenta co 3 niesi
w uzgodnionym z opiekunem pacjenta czasie.
- Mozliwos¢ realizacji w porozumieniu z lokalnym centrum legize hemofilii
w ciagu 48 godzin od zlecenia, przedmiotowegwiadczenia ,na zadanie”,
w przypadku wikszego ni przewidziane przez lekarza zeia mies¢cznego
(np. czstsze krwawienia). W powgzym przypadkuswiadczenie to mze by
zrealizowane, po powiadomieniu lokalnego centrucadaia hemofilii przez opiekuna
pacjenta.
25) W przypadku zieenia pisemnej p&by przez opiekuna pacjenta
za pdrednictwem apteki szpitalnej lokalnego centrum désia hemofilii
(z miesgcznym wyprzedzeniem, w innym przypadkedbie wymagana zgoda
Swiadczeniodawcy oraz lokalnego centrum leczenia didi)
swiadczeniodawca oraz lokalne centrum leczenia hdéimaimozIliwia
wyjatkowo realizagi przedmiotowegoswiadczenia w lokalnym centrum
leczenia hemofilii w uzgodnionym z opiekunem charegzasie. Odbiér
czynnikéw krzepricia i innych niezkdnych materiatow d&dzie dokonywany

samodzielnie przez chorych lub ich opiekunéw z wamtrow (przy gayciu
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2.6)

2.7)

2.8)

2.9)

2.10)

technicznych urmzen dostarczonych przezswiadczeniodaweg ktore
zapewna warunki i temperatygr przechowywania koncentratow czynnikow
krzepnicia zgodm z wymaganiami Charakterystyki Produktu Leczniczego
oraz przy ayciu personelu medycznegwiadczeniodawcy).

W ramach realizacji przedmiotowegaiadczenia zostanie zabezpieczona
mozliwos¢ transportu i przechowywania (przyyeiu technicznych usdzen
dostarczonych przeaviadczeniodawe, ktore zapewni warunki i temperatgr
przechowywania koncentratow czynnikéw krzejra zgodm z wymaganiami
Charakterystyki Produktu Leczniczego) koncentrataynnikéw krzepricia
pochodacych z puli Narodowego Programu Leczenia Hemofila Lata
2005 — 2011, do aptek szpitalnych lokalnych i reglaych centréw leczenia
hemofilii, na wypadek konieczdo leczenia szpitalnego chorych
zakwalifikowanych do programu.

Wielkos¢  przedmiotowe] rezerwy okék Zespdt  Koordynujcy

w porozumieniu z dyrektorami poszczegolnych centignzenia.

Regionalne i lokalne centra leczenia hemofili meusz dysponowéa
przestrzers magazynow dla przechowywania wszystkich dostarczanych
do pacjentow opakowiakoncentratow czynnikéw krzepmia, za wyjtkiem
niezlednej przestrzeni (w warunkach i temperaturze zgpdrwymaganiami
Charakterystyki Produktu Leczniczego) dla zabezgem maliwosci
przechowywania rezerwy koncentratow czynnikéw kriggpa na wypadek
konieczndci leczenia szpitalnego chorych zakwalifikowanyah grogramu
oraz dla przechowywania koncentratow czynnikow jpregcia dla realizacii
przedmiotowegawiadczenia w lokalnym lub regionalnym centrum ledae
hemofilii  (przy uwyciu technicznych uedzen dostarczonych przez
swiadczeniodawg ktore zapewni warunki i temperatyr przechowywania
koncentratéw czynnikow krzepmia zgodma z wymaganiami Charakterystyki
Produktu Leczniczego)

Dostarczane w ramach przedmiotowéggadczenia koncentraty czynnikow
krzepngcia zostan podzielone na partie rowne 3 migsginemu
(kwartalnemu) zapotrzebowaniu.

Procedura zwizana z dostarczaniem koncentratow czynnikOw Kkrzepmi

chorym w ranach realizagjiviadczenia ,leczenie w warunkach domowych” ,
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2.11)

2.12)

2.13)

2.14)

2.15)

bedzie s¢ odbywata za pwoednictwem aptek szpitalnych lokalnych i
regionalnych centrow leczenia hemofilii.

Swiadczeniodawca, ktory zrealizowat przedmiotoyweiadczenie w danym
kwartale, przedstawi w sekretariacie Regionalnegent@m Leczenia
Hemofilii posiadajcego status Jednostki Koordyacgj faktury oraz
dokumenty potwierdzage jego realizacje razem z fakturami za przekazane
pacjentom w ramacBwiadczenia koncentraty czynnikdw krzegria, ktére
przekazane zostando rozliczenia realizacji przedmiotowedgwiadczenia
z Narodowym Funduszem Zdrowia. Zmdkéw przekazanych bez ainej
zwitoki przez Narodowy Fundusz Zdrowia, Regionalnenttum Leczenia
Hemofilii posiadajce status Jednostki Koordynogj optaci zobowizania
wobec swiadczeniodawcy i podmiotow odpowiedzialnych (wupEeniu
Ustawy Prawo Farmaceutyczne) wynidecg z realizacji przedmiotowego
swiadczenia.

W zwiazku ze zlaoncicia procesu realizacji przedmiotowegwiadczenia,
ktora wymaga znacznej precyzji przy jej opracowywanwprowadzaniu
I kontroli oraz w zwazku z faktemze powysze zapisy programu wymagaj
czasu dla ich petnej implementacji przeziadczeniodawcow, uruchomienie
realizacji przedmiotowegéwiadczenia bdzie przebiegato w etapach.

W okresie implementacji programu (do 31 maja 201D realizacja
przedmiotowegoswiadczenia bdzie realizowana w lokalizacji lokalnych
centrow leczenia zayciem dostarczonych prze&aviadczeniodawg srodkow
technicznych (ktére zapewni warunki | temperat@r przechowywania
koncentratéw czynnikow krzepguia zgodia z wymaganiami Charakterystyki
Produktu Leczniczego) oraz personelu. Odbiér c#dgdwmi krzepnécia

i innych niezlednych materiatéw d&zie dokonywany samodzielnie przez
chorych lub ich opiekunéw z w/w centrow w uzgodnjiom z opiekunami
chorych czasie.

W okresie od 1 czerwca 2010 r. do 31 sierpnia 201fbstanie rozpogta
realizacja przedmiotowegaviadczenia w domach pacjentow dla ograniczonej
grupy pacjentow zakwalifikowanej przez Zespoét Koordijacy.

Poczwszy od 1 wrzénia 2010 r. przedmiotoweswiadczenie bdzie

realizowane wycznie w domach pacjentébw (z zachowamwyjatkowo
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mozliwoscia realizacji przedmiotowegéwiadczenia w lokalizacji lokalnego

centrum leczenia hemofilii zgodnie z pa¥gym opisem).

Opis sposobu przeprowadzenia poepowan 0 udzielenie zamoéwienia publicznego

na wybor swiadczeniodawcoéw realizuacych swiadczenie leczenie w warunkach

domowych” oraz o udzielenie zamowienia publicznegma dostarczanie koncentratow

czynnikéw krzepniecia w ramach$wiadczenia ,eczenie w warunkach domowych”

1) Podmiotem zobowranym do zlecenia przeprowadzenia przedmiotowyaskpowan
bedzie Regionalne Centrum Leczenia Hemofilii wytoreow drodze konkursu ofert jako
posiadajce status Jednostki Koordyaogj, przy ktorym powstanie Zespét Koordymey.
Bedzie ono upowaznione przez pozostale regionalne centra leczenianofi@
do przeprowadzenia pepbwai:
- 0 udzielenie zamowienia publicznego na wybéwiadczeniodawcow realizagych
swiadczenie ,leczenie w warunkach domowych” ,
- 0 udzielenie zamowienia publicznego na dostaliezioncentratdbw czynnikow krzemicia
w ramach przedmiotowegviadczenia.
2) Regionalne Centrum Leczenia Hemofilii, posiadaj status Jednostki Koordyaogj
zwroci sk do Ministra Zdrowia o zlecenie Zaktadowazidwien Publicznych przy Ministrze
Zdrowia przeprowadzenia przedmiotowych ppstvan.
3) Istotne warunki zamowienia zosgawkreslone przez Zaktad ZamoéwiePublicznych
przy Ministrze Zdrowia w oparciu 0 medyczne wytyezrokrélone przez Zespot
Koordynupcy, ktéry to Zaktad przeprowadzi przedmiotowe ppetvania oraz zapewni
niezledng obstug administracyja i formalno-prawa.
4) Zabezpieczeniem finansowania przedmiotowegwiadczenia bdzie kontrakt
z Narodowym Funduszem Zdrowia.
5) Przedmiotowe pogbowanie lgdzie polegato na jednoczasowym wytonieniu:
- $wiadczeniodawcy lub swiadczeniodawcéw realizagych  przedmiotowe
swiadczenie,
- podmiotu odpowiedzialnego (w rozumieniu UstawyawWo Farmaceutyczne)
(lub podmiotow odpowiedzialnych (w rozumieniu UstaRrawo Farmaceutyczne)),
ktoremu (lub ktorym) zostanie powierzone dostamezekoncentratow czynnikOw
krzepngcia w ramachiwiadczenia ,leczenie w warunkach domowych” , peezzy

od dnia 1 stycznia 2010 r.
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6) Kryteriami wyboru w ramach przedmiotowych pgstwar beda:

7)

8)

a.

b.

- spetnienie kryteridw istotnych warunkéw zamoweeni

- spetnienie kryteridw opisu programu,

- koszt realizacji $wiadczenia i koszt koncentratbw krzegma dostarczanych
w ramach przedmiotowegviadczenia.

- zlozenie pisemnej deklaracji przez podmioty odpowiddeigw rozumieniu Ustawy
Prawo Farmaceutyczne) o uwaghieniu w ofercie zasady odpowiedzialoo
finansowanej. Przedmiotowa deklaracja powinna réwnzawierg informacje

0 koszcie realizacji przedmiotowej odpowiedzidlriow ramach ztéonej oferty.

- ztozenie pisemnej deklaracji przez podmiot odpowiedsiglv rozumieniu Ustawy
Prawo Farmaceutyczne), o zémiu jednoczéie oferty przez wspoétpracigego z nim
swiadczeniodawg na realizag swiadczenia ,leczenie w warunkach domowych”, za
posrednictwem ktérego dostarczane przez podmiot odpdwidalny (w rozumieniu
Ustawy Prawo Farmaceutyczne) koncentraty czynnikdnzepnicia leda
dystrybuowane do pacjentow zakwalifikowanych do goamu. Zlaona oferta
podmiotu odpowiedzialnego (w rozumieniu Ustawy RyaWwarmaceutyczne) na
dostawe koncentratow czynnikow krzepgia bgdzie rozpatrywana tylko w przypadku
spetnienia przedmiotowej deklaracji. W celu zabeepénia statego poziomu kosztow
realizacji przedmiotowego programu, zogtaawarte umowy ramowe,

Przedmiotow umowy ramowe beda zawier& zapisy gwarantdge,ze:

Podmiot odpowiedzialny (w rozumieniu Ustawy Pralarmaceutyczne) zoboavie
sig do utrzymania stabilnych dostaw zagwarantowanytzh dbstaw w umowie
ramowej koncentratdbw czynnikéw krzepoia przez caty okres trwania umowy
ramowej oraz do ich dagincsci dla dostaw przez okres co najmniej 3 lat od
momentu jej zakiaczenia.

W przypadku gdy wyspi brak maliwosci wywiazania s¢ przez podmiot
odpowiedzialny (w rozumieniu Ustawy Prawo Farmagezrie) z zapisOw umowy
ramowej z powodu zaprzestania produkcji zagwaveanych dla dostaw w umowie
ramowej koncentratow czynnikbw krzepoiaa podmiot odpowiedzialny
(w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne) wiywist z umowy dostarczag
na warunkach zapisanych w umowie aktualnie prodakmikoncentraty czynnikow
krzepnkcia, ktére zostanuznane przez Agencje Oceny Technologii Medyczraach

rownowane lub lepsze.
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9) Do 31 grudnia 2009 r. Regionalne Centrum Leczereanéfilii, posiadajce status

Jednostki Koordyngpej, po zakaczeniu przedmiotowych pagtowan realizupc
zawarte umowy ramowe, podpiszastpujace umowy:

- z podmiotami odpowiedzialnym (w rozumieniu UstaWyawo Farmaceutyczne)
na dostarczanie koncentratéw czynnikow krzegiaiw ramachwiadczenia ,leczenie
w warunkach domowych” , pokrywgjymi zapotrzebowanie pogpeszy od dnia
1 stycznia 2010 .

- ze S$wiadczeniodawcami realizagymi swiadczenie ,leczenie w warunkach
domowych” , wytonionymi w przedmiotowym paegbwaniu, pocawszy od dnia 1
stycznia 2010 r.

10) Warunkiem zigenia udzielenie zamoOwienia publicznego na dostareza

koncentratéw czynnikow krzepgtia w ramach

Poczwszy od 2010 r. przy Regionalnym Centrum Leczenia émofilii, ktére uzyska

status Jednostki Koordynujacej, powstanie (zesrodkéw finansowych programu)

nowy rejestr pacjentow razem z aplikaca komputerowa do jego obstugi, ktory
bedzie gromadzit i udosgpniat upowaznionym osobom i podmiotom, w zakresie
upowaznienia, w czasie rzeczywistym za pgeednictwem portalu internetowego

nastepuj ace informacje:

Zakres gromadzonych danych:

Wiek pacjentow.

Aktualny adres pobytu nieztiny do realizacji dostaw lekow substytucyjnych

w leczeniu domowym.

Rodzaj skazy krwotocznej i jejgkos¢ (poziom czynnikdw krzepgcia na podstawie

ktGrego postawiono rozpoznanie).

Prowadzenie rejestru krwawi@la danego pacjenta.

Rejestracje dziafaniepazadanych:

1..1. Wystapienie inhibitora, jego poziom i datvykrycia.

1..2. Wystapienie zakaen bedacych nasgpstwem stosowania koncentratow.
czynnikdw krzepnicia (lekéw substytucyjnych): WZW, vCJD, HIV.

1..3. Wystapienie reakcji alergicznych.

Rodzaj, nazw handlovwa, nazwe migdzynarodow, kodu EAN, sex, wielkos¢

opakowania i dawkdostarczanych i przyjmowanych lekéw substytucyinyc

Miejsce, dat, godzirg zamowienia oraz dat godzire dostawy poszczegdblnych

opakowa lekéw substytucyjnych.
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* Miejsce, dat oraz rodzaj innychwiadcze udzielanych dla poszczegolinych
pacjentow.

» Dane na temat prowadzonych w Polsce haddiaicznych lekow substytucyjnych
stosowanych w hemofilii z udziatem dzieci do 18ycia: dane sponsora badania lub
jego prawnego przedstawiciela, adres i namvodka, dat rozpoczcia, nazwisko
badacza, dane pacjentéw hiogych w nich udziat.

» Kosztswiadcze, lekow substytucyjnych dla kdego pacjenta.

* Rejestragj zgonow.

Rejestr ma umdiwiac:

» Okreslenie zachorowalnii i ilosci pacjentow w powiatach i wojewodztwach.

* Planowanie zapotrzebowania na poszczegéine lektguioyjne.

« Dostarcza danych umaliwiajacych oszacowanie przewidywanego czagtia
pacjentow chorych na poszczegdlne skazy krwotoczne.

* Umozliwia¢ dostp do istotnych klinicznie i diagnostycznie danydpplacji
pacjentow.

* Monitorowanie sposobu leczenia pacjentow, aRaégo efektywnéci oraz
efektywndci kosztowej w poszczegolnych centrach.

* Optymalizacg kosztoéw leczenia.

» Usprawnianie procesow przetargowych.

» Planowy modyfikacg, priorytetow programu.

Przeprowadzenie pegtowania o udzielenie zamoéwienia publicznego naomgkie

rejestru oraz aplikacji komputerowej do jego obshgaz ze stworzeniem specyfikacji

istotnych warunkéw zamOwienia zostanie zrealizowaneez RegionalneCentrum

Leczenia Hemofili posiadage status Jednostki Koordynogj, pod nadzorem

merytorycznym Zespotu Koordyrugiego

Biezace administrowanie rejestrem zostanie zlecone zpdeelinostk Koordynupca
podmiotowi, ktory rejestr wykona lub innemu w tyelc wybranemu podmiotowi.
Petny nadzor merytoryczny nad rejestregdzie sprawowany przez Zespot Koordyquyj

we wspotpracy z wszystkimi regionalnymi centranezienia hemofilii.

Opis zadah, ktérych realizacja bedzie wymagana przez swiadczeniodawcoOw

udzielajacych §wiadczenia w ramach programu terapeutyczneqo.

1) Zakres zadai $wiadcze realizowanych przez regionalne centra leczeniadfiéim
obejmuije:
- Przejmuj zadania dotychczasowyclrodkow referencyjnych.
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- Poprzez wyrzenie formalnej zgody na przeprowadzenie gusivar oraz poprzez
udziat w Zespole Koordynagym, wsparcie merytoryczne pggbwar 0 udzielenie
zamowienia publicznego na wybdwiadczeniodawcow realizagych swiadczenie
.leczenie w warunkach domowych” oraz o udzielen@mmawienia publicznego na
dostarczanie koncentratow czynnikow krzepia w ramachwiadczenia ,leczenie w
warunkach domowych” .

- Monitorowanie pod wzgbem medycznym realizacgwiadczenia ,leczenie w
warunkach domowych”, w oparciu o dane pozyskiwangestru pacjentdw.

- Monitorowanie realizacji celow programu i prdokalnych centrow leczenia skaz
krwotocznych na podlegtym terenie”, w oparciu o @gmozyskiwane z rejestru
pacjentow oraz w oparciu o informacje pozyskaneokalhych centrow leczenia
hemofilii i od opiekunéw chorych.

- Biezace przekazywanie do rejestru wynikdw badehorych wykonanych na
podstawie indywidualnych decyzji Zespotu Koordyoggo.

- Wstkpna kwalifikacja chorych do realizacji procesu immatolerancji ITI poprzez
dokonanie odpowiedniego wpisu wymaganych danychjeptec we wniosku
o zakwalifikowanie w aplikacji komputerowej obstygtej rejestr chorych na
hemofilie, w oparciu o dane pozyskiwane z rejestru pacjentdaz w oparciu
o informacje pozyskane z lokalnych centréw leczehamofilii, od opiekundéw
chorych i w oparciu o wyniki badachorych.

- Przeprowadzanie procesu immunotolerancji ITI.

- Wskpna kwalifikacja pacjentow do udzialu w modutacterpiotnej i wtornej
profilaktyki krwawien w ramach programu poprzez dokonanie odpowiedniggeu
wymaganych danych pacjenta we wniosku o zakwalifioe w aplikacji
komputerowej obstugagej rejestr chorych na hemoé)i w oparciu o dane
pozyskiwane z rejestru pacjentow oraz w oparcioformacje pozyskane z lokalnych
centrow leczenia hemofilii, od opiekunéw chorychwi oparciu o wyniki bada
chorych.

- Wskpna kwalifikacja pacjentow do podawania czynnikomijajacych poprzez
dokonanie odpowiedniego wpisu wymaganych danychjeptec we wniosku
o zakwalifikowanie w aplikacji komputerowej obstygtej rejestr chorych na

hemofilie, w oparciu o dane pozyskiwane z rejestru pacjentdaz w oparciu o
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2)

informacje pozyskane z lokalnych centréw leczenganbfilii, opiekunéw chorych
I w oparciu o wyniki bad@achorych.

- Monitorowanie dziata niepazadanych lekdéw substytucyjnych na podlegtym terenie.
- 24 godzinna dogpnas¢ do diagnostyki dotyerej badéa przesiewowych oraz
oznaczé aktywnaci czynnika VIl i IX oraz leczenia wszystkich sklavotocznych.

- 24 godzinny dyur  konsultacyjny dla lokalnych centrow leczeniaazsk
krwotocznych.

- Tworzenie edukacyjnych programéw dla lekarzy.

- 24 godzinny dogp do bazy diagnostyczne;.

- Zapewnienie konsultacji medycznych w zakresie ezpleczenia ostony
hemostatycznej dla pacjentow z hemafiliktérzy zostam poddani zabiegom
chirurgicznym, stomatologicznym i fizjoterapii.

- Dostp do opieki psychologiczne;.

Zakres zada i swiadczeé realizowanych przez lokalne centra leczenia hdimnofi
obejmuije:

- Wskpna kwalifikacja pacjentow do udzialu w modutacterpiotnej i wtdrnej
profilaktyki krwawien w ramach programu poprzez dokonanie odpowiednggeu
wymaganych danych pacjenta we wniosku o zakwalifikoie w aplikacji
komputerowej obstugagej rejestr chorych na hemoé)i w oparciu o dane
pozyskiwane z rejestru pacjentdbw oraz w oparciunforinacje pozyskane od
opiekundw chorych i w oparciu o wyniki badehorych.

- 24 godzinna dogpnas¢ do diagnostyki i leczenia hemofilii.

- 24 godzinny dyur konsultacyjny dla lokalnycéwiadczeniodawcow.

- Zapewnienie konsultacji medycznej w zakresie zpleEzenia ostony
hemostatycznej dla pacjentow z hemafiliktérzy zostam poddani zabiegom
chirurgicznym, stomatologicznym i fizjoterapii.

- Realizacja monitorowania leczenia pacjenta zgodropisem programu.

- Biezace przekazywanie do rejestru pacjentéw wynikéw haderych.

- Nawiazanie wspoOtpracy z lekarzami pierwszego kontaktoryth i piekgniarkami
szkolnymi w szkotach do ktérych ugszcza.

- Przeprowadzanie szkaledla pacjentdw oraz ich rodzin przy okazji ich wizy
w centrum .

- Dostp do opieki psychologiczne;.
Stronal9z 23



Terapeutyczne Programy Zdrowotne 2010
Zapobieganie krwawieniomu dzieci zhemofilig Ai B

4. Opis dziatania leku:

Koncentraty czynnikow krzepggia VIII i IX - leczenie ma charakter substytucyjny

5. Schemat dawkowania lekdéw

W programie

1. Pierwotna profilaktyka krwawie n:

1.1 czynnik VIII:

dzieci do ukaczenia 2 rzycia — 25 - 40 jednostek/ kg m.c. 2 razy w tygogini
dzieci powyej 2 r.zycia. — 25-40 j/kg m.c. 2 - 3 razy tygodniowo ztrzereniemze
podawanie 2 razy tygodniowo dotyczy dzieci dotyascleczonych 2 razy
tygodniowo z dobrym efektem;

1.2 czynnik IX: 25 -50 jednostek/ kg m.c. 2 razyygodniu.

2. Wtorna profilaktyka krwawie n:

2.1 czynnik VI

dzieci do ukaczenia 2 rzycia — 25 - 40 jednostek/ kg m.c. 2 razy w tygogini
dzieci powyej 2 r.zycia. — 25 — 40 jednostek/ kg m.c. 3 razy w tygodn

2.2 czynnik IX: 25 -50 jednostek / kg m.c. 2 razyygodniu.

3. U dzieci, u ktérych konieczne jest zalzenie centralnego dosipu zylnego,
zapewnienie czynnika VIII lub IX do zabiegu, wedkghematu:

3.1 Pierwsza doba: 40 do 70 jednostek/ kg m.c. godZin

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

3.3 Szésta doba jednorazowo: 30 do 50 jednosteki.kg

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

Dawkowanie koncentratow czynnika krzegia u pacjentow, u ktérych stwierdzono
utrzymywanie si inhibitora w mianie poriej 5 B.U., oraz nieskuteczo leczenia w
dotychczasowej dawce, rm® zosta ustalone indywidualnie przez Zespoét

Koordynupcy
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6. Badania diagnostyczne wykonywane w ramach programu

. W ramach kwalifikacjwiadczeniobiorcy do udziatlu w programie, na padse
decyzji lekarza lokalnego lub regionalnego centteczenia hemofilii, wykonuje si
nastpujace badania:

1.1 Badania przesiewowe:

- Czas krwawienia (metadCopley’a).

- Badanie aktywngi ptytek krwi na aparacie PFA-100.

- Czas cgsciowej tromboplastyny po aktywacji (aPTT).

- Czas protrombinowy (PT).

- Czas trombinowy (TT).

1.2 Wykonanie testu korekcji osoczem prawidtowym.

1.3 Ocena aktywrigi czynnikéw krzepnricia |, VIII i X, von Willebranda
(VWFRCo), Xl, XII.

1.4 Antygen czynnika von Willebranda (VWFAQ).

1.5 Ocena miana inhibitora czynnika VIl i IX (teBéthesda w modyfikacji
Nijmegen).

1.6 Wykonanie badan wirusologicznych (w tym HCEHR HBV PCR).

1.7 Morfologia krwi.

1.8 W zwhzku z realizagg modutdéw programu — innenivymienione badaniackla
wykonane na podstawie indywidualnych decyzji Zesp&bordynuacego, regionalne

centra leczenia hemofiliidola zobligowane do zapewnienia do nich dpst

2. Monitorowanie leczenia

2.1 Ocena skuteczid leczenia:

W zaleznosci od oceny klinicznej naky wykonat:
- RTG stawoOw - nie eZciej niz raz w roku.

- USG stawdw - nie rzadziejniaz w roku.

- NMR w razie trudnéci diagnostycznych w ocenie stawow.

2.2 W ramach monitorowania leczenia obgekowe jest prowadzenie rejestru
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krwawien dla danego pacjenta oraz rejestracja danych wynyaav programie do
prowadzenia rejestru dla@ego pacjenta.

2.3 Na podstawie decyzji lekarza lokalnego lubaeglnego centrum leczenia
hemofilii mazliwe jest w ramach monitorowania leczenia wykonarastpujacych
bada:

Badania przesiewoweérednio co 3 miegce:

- czas cgsciowej tromboplastyny po aktywacji (aPTT),

- czas protrombinowy (PT)

- Ocena aktywni czynnikow krzepricia VIl i IX — 2 razy w roku oraz w
zaleznosci od sytuacji klinicznej powasze badanie natg wykona w razie braku
skutecznéci czynnika w dotychczasowej dawce oraz w innycasazinionych
sytuacjach (np. przed zabiegami i procedurami iryywgani lub po zmianie produktu
leczniczego koncentratu czynnika krzegmm na inny).

Oznaczanie inhibitora:

- do 150 przetocze co 3 miesice, lub po kadych 10 przetoczeniach,

-powyzej 150 przetoczeco 6 do 12 miescy.

-w momencie zmiany produktu leczniczego kon@atczynnika krzeprcia na
inny .

- w przypadku stwierdzenia braku skutecama@zynnika w dotychczasowej dawce —
nie rzadziej ni w momencie stwierdzenia braku skutecamezynnika

w dotychczasowej dawce, potem po 30 dniach.

W przypadku nie wykrycia inhibitora kolejne jegonazzenia powinny kiy
wykonywane zgodnie z powgzym opisem.

W przypadku wykrycia inhibitora, kolejne jego ozmania powinny b§ wykonywane
co 3 miesice ( maliwa jest zmiana cgtotliwosci oznaczania inhibitora na podstawie
decyzji lekarza regionalnego centrum leczenia héimof

- Aminotransferaza alaninowa (AIAT) co najmniej lzoku.

- Aminotransferaza asparaginianowa (AspAT) co namaz w roku.

- Obecné¢ przeciwciat anty-HBs.

- Obecné¢ antygenu HBS (w przypadku braku miana zabezpigcegp przeciwciat
anty-HBS), u dodatnich przeciwciata anty-HBc i aHige, DNA HBV.

- Przeciwciata anty-HCV (raz w roku), u dodatnicNARHCV.

Przeciwciata anty-HIV (w uzasadnionych przypadkaahjodatnich RNA HIV.
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- USG naczy w okolicy dogciazylnego nie rzadziej niraz w roku.

- Badanie ogolne moczu.
Monitorowanie programu:

Na monitorowanie programu sklada:si

a) monitorowanie leczenia

W celu przeprowadzenia kwalifikacji pacjenta do iatle w programie i
monitorowania leczenigwiadczeniodawca jest zobaygany wykona w wyznaczonych
terminach badania, ktérych lista i harmonogram wkwoa zawiera zatznik nr 1 do
programu.

Dane dotycace monitorowania leczenia najegromadzé w dokumentacji pacjenta i
kazdorazowo przedstawéanazadanie kontrolerom NFZ.

b) przekazywanie do NFZ zakresu informacji sprawozdawzo-rozliczeniowych
ujetych w zalgczniku nr 4 do umowy.

c) Wymagania wobecswiadczeniodawcow udzielagcych swiadczea w ramach

programu terapeutycznego, ugto w zalgczniku nr 3 do Zarzadzenia.

! Przygto, ze odpowiedzialn& za finansowanie petnych kosztéw leczenia nowo patego inhibitora (kgzacy
antykoagulant) ponosi podmiot odpowiedzialny (wzumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne), ktoérego
koncentrat czynnika krzepgtia zostat zastosowany jako ostatni przed wykrycigibitora. Natomiast
odpowiedzialné za finansowanie petnych kosztow leczenia zekgWZW, vCJID, HIV) spowodowanych
zastosowaniem koncentratow czynnikdéw krzepiai poniesie podmiot odpowiedzialny (w rozumienistavy
Prawo Farmaceutyczne), w przypadku, gdy zostanievadnione ze jego koncentrat czynnika krzegeia byt
zrédiem zakanego patogenu, ktory spowodowal zakaie. Wymog zachowania przedmiotowe] zasady
odpowiedzialnéci zostanie zapisany w specyfikacji przetargowegostanie zagwarantowany w umowie
Z podmiotami odpowiedzialnymi (w rozumieniu UstaRsawo Farmaceutyczne).
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