Terapeutyczne Programy Zdrowotne 2010
Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofiliq A i B

Zalacznik nr 4
do zarzadzenia Nr 9/2010/DGL Prezesa NFZ
zdnia stycznia 2010 roku

Nazwa programu:

ZAPOBIEGANIE KRWAWIENIOM U DZIECI Z HEMOFILIA ATB

ICD- 10

D 66 Dziedziczny niedobdr czynnika VIII
D 67 Dziedziczny niedobdr czynnika IX

Dziedzina medycyny: hematologia.

1. Cele programu:

1.1.

1.2.

1.3.

1.4.

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

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

wylewow do stawow.

Objecie programem wywotywania tolerancji immunologicznej wszystkich chorych
na hemofili¢ powiklana nowo powstatym krazacym antykoagulantem (inhibitorem)
(powyzej 5 B.U, oraz o niskim mianie w przypadku przetrwania powyzej 6 miesi¢cy
od momentu wykrycia). Finansowanie realizacji wywotywania tolerancji
immunologicznej bedzie si¢ odbywatlo poprzez ~wprowadzenie zasady
odpowiedzialnosci finansowej podmiotu odpowiedzialnego (w rozumieniu Ustawy
Prawo Farmaceutyczne) za calkowity koszt leczenia tego powiklania leczenia'.
Wprowadzenie zasady odpowiedzialnosci finansowej podmiotu odpowiedzialnego
(w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne) za catkowity koszt leczenia zakazen
(WZW, vCID, HIV), w przypadku w ktérym udowodniono, ze zrédtem zakaznego

patogenu byt zastosowany koncentrat czynnika krzepniecia'.

Zapewnienie powszechnej dostgpnosci czynnikow krzepnigcia i poprawe jakosci

zycia chorych poprzez:
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- Wdrozenie w pehi transparentnej procedury kwalifikacji pacjentdow do programu przez

powotany do medycznego nadzoru nad programem Zespot Koordynujacy.

- Zorganizowanie bezplatnego dla pacjentéw systemu dostaw domowych koncentratow
czynnikow  krzepnigcia wraz z niezbgdnym dodatkowym sprzetem jednorazowym
oraz Srodkami dezynfekujacymi, ktory bedzie realizowany w ramach bezptatnego
$wiadczenia ,leczenie w warunkach domowych” . Koszt realizacji przedmiotowego
$wiadczenia begdzie obejmowat: koszt koncentratow czynnikow krzepnigcia, koszt wykonania
niezbednych czynnos$ci personelu medycznego zwiazanych z wydaniem pacjentowi w domu
koncentratow czynnikow krzepnigcia wraz z niezbednym dodatkowym sprzgtem
jednorazowym 1 iglami (dotyczy pacjentdw z zatozonym centralnym dost¢gpem zylnym) oraz
srodkami dezynfekcyjnymi (dotyczy pacjentow z zatozonym centralnym dostgpem zylnym),
kontrole zuzycia przekazanych w ramach $wiadczenia lekow 1 sprzetu oraz koszt odbioru

wydanego sprzgtu jednorazowego i jego utylizacji.

- Implementacja przedmiotowego systemu dostaw bedzie realizowana poprzez realizacje
swiadczenia ,leczenie w warunkach domowych”. Bedzie ono realizowane przez
swiadczeniodawce lub $wiadczeniodawcoéw wytonionych w ramach postgpowania o

udzielenie zamowienia publicznego.

- Zorganizowanie rejestru pacjentéw zakwalifikowanych do przedmiotowego programu.

- Wylonienie w procesie kontraktowania $wiadczen nowej funkcjonalnej sieci centrow
leczenia hemofilii. Przedmiotowa sie¢ bedzie podzielona na dwa poziomy referencyjne:
lokalne centra leczenia hemofilii (poziom nizszy — jedno centrum dla kilku powiatow),

regionalne centra leczenia hemofilii (poziom wyzszy — jedno centrum dla kilku wojewodztw).

2. Opis problemu medycznego
Hemofilia jest wrodzona uwarunkowana genetycznie skaza krwotoczna zwiazana
z niedoborem czynnika VIII (hemofilia A) lub czynnika IX (hemofilia B). Oba czynniki
krzepnigcia krwi produkowane sa w watrobie pod wpltywem genow znajdujacych sig

w chromosomie X. Nieprawidlowosci w budowie tych genow w postaci delecji fragmentow
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biatka, inwersji lub roznego rodzaju mutacji punktowych powoduja powstawanie
zmniejszonych ilosci czynnika krzepnigcia, catkowity brak czynnika lub zaburzenia
czynnosci czynnika.

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

Objawy cigzkiej postaci hemofilii pojawiaja si¢ w ostatnich miesiacach pierwszego
roku zycia dziecka w postaci wzmozonego siniaczenia, a krwawienia do stawow wystepuja
wowczas sporadycznie. Najczgs$ciej pierwsze krwawienia do stawoOw obserwowane sa
w drugim i trzecim roku zycia. Dotycza przede wszystkim stawow skokowych, kolanowych
1 tokciowych. U nastolatkéw dotaczaja si¢ krwawienia do stawoéw biodrowych i1 barkowych.
Rozpoczety proces niszczenia stawu wskutek pojawiajacych si¢ wylewow krwi postgpuje
szybko po kazdym kolejnym krwawieniu i jest niecodwracalny. Nierzadko juz trzy-czteroletnie
dzieci po kilku przebytych krwawieniach do stawu maja klinicznie zmieniony staw, utykaja,
maja nieprawidlowy zakres ruchomosci stawu.

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

Wczesne leczenie krwawien do stawdéw poprawia sprawnos¢ ruchowa chorych
na hemofilig, jednak powtarzajace si¢ wylewy krwi uszkadzaja je 1 rowniez doprowadzaja
do powaznych zmian nawet juz u dzieci.

Poprzez stosowanie wczesnej profilaktyki, mozna skutecznie zapobiec artropatii
hemofilowej oraz innym powaznym krwawieniom. Jak dowiodta praktyka, dzieci ktore
otrzymuja profilaktycznie koncentraty czynnikow krzepnigcia w sposob ciagly, chodza
normalnie do szkoly, uczestnicza w grach i1 zabawach rowiesnikéw, nie roznia si¢
zewngtrznie niczym od swoich kolegow.

W Polsce zarejestrowanych jest 2118 chorych na hemofili¢ A, w tym 1139 chorych
na posta¢ cigzka. Chorych na hemofili¢ B jest 363, wsrdd nich 179 ma cigzka postaé choroby.
Sa to dane z rejestru prowadzonego przez Instytut Hematologii i1 Transfuzjologii
w Warszawie.

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

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

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

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

po pierwszych kilkunastu dniach (mediana 11 dni) ekspozycji na koncentrat cz. IX°.
3.0pis programu

Swiadczeniobiorcy

Kwalifikacji §wiadczeniobiorcéw do terapii pierwotnej i wtornej profilaktyki oraz leczenia

hemofilii powiktanej nowo powstalym krazacym antykoagulantem dokonuje Zespo6t

Koordynujacy powotany przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia.

1. Modul pierwotnej profilaktyki krwawien

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

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

1.3 Zapewnienie koncentratow czynnikow krzepnigcia odpowiednio czynnika VIII lub
czynnika IX dla dzieci, u ktorych konieczne jest zatozenie centralnego dostepu zylnego
- dla grupy okres$lonej w punkcie 1.1 — czynniki osoczopochodne (ludzkie)

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

2. Modul wtornej profilaktyki krwawien

2.1 Wtodrna profilaktyka krwawien — u dzieci od 1 dnia Zycia do ukonczenia 18 roku zycia,
chorych na hemofili¢ A lub B, po wystapieniu wylewow do stawow.

Substancja czynna finansowana w ramach wtornej profilaktyki — koncentraty
osoczopochodnych (ludzkich) czynnikéw krzepnigcia odpowiednio czynnika VIII lub

czynnika IX

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

centralnego dostepu zylnego

3. Objecie programem wywolywania tolerancji immunologicznej wszystkich chorych
na hemofili¢ powiklang nowo powstalym krazacym antykoagulantem (inhibitorem)
(powyzej 5 B.U, oraz o mianie nizszym lub réownym 5 B.U. w przypadku przetrwania
powyzej 6 miesiecy od momentu wykrycia). Finansowanie realizacji wywotywania
tolerancji immunologicznej bgdzie si¢ odbywato poprzez realizacj¢ stosownych uméw z
podmiotami odpowiedzialnymi. Wymog zawarcia przedmiotowych uméw zostanie zapisany

w specyfikacji przetargowe;.
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Kryteria wlaczenia do przedmiotowego modutu nowopowstalego inhibitora u dzieci do 18
roku zycia:

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

- kwalifikacja pacjentow z hemofilia powiktang nowo powstatym krazacym antykoagulantem
(inhibitorem) (powyzej 5 B.U, oraz o mianie nizszym lub réwnym 5 B.U. w przypadku
przetrwania inhibitora powyzej 6 miesi¢cy) do modutu nastepuje na podstawie decyzji

Zespotu Koordynujacego.

4.Kryteria wylaczenia
Stwierdzenie obecnos$ci inhibitora.(krazacego antykoagulantu o mianie powyzej 5 B.U.
oraz o mianie nizszym lub rownym 5 B.U. w przypadku przetrwania inhibitora powyzej 6

miesigey).

5. Kryteria zakonczenia udzialu w programie lub module programu (dotyczy przyczyn,
z powodu ktorych udziat pacjenta - uprzednio zakwalifikowanego - w przedmiotowym
programie musi zosta¢ zakonczony):

- Stwierdzenie obecnosci nowo powstalego inhibitora (powyzej 5 B.U.) lub utrzymywanie si¢
inhibitora w mianie nizszym lub rownym 5 B.U. przez ponad 6 miesigcy.

- Ukonczenie 18 roku zycia.

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

wylaczenia.

Szczegolowy zakres zadan powierzonych Zespolowi Koordynujacemu, okreslenie zasad
jego utworzenia, powolywania czlonkéw oraz nadzoru nad dzialalno$cia.

1) W celu nadzorowania realizacji zapisow wprowadzanego w 2010 r.

terapeutycznego programu zdrowotnego ,,Zapobieganie krwawieniom u dzieci

z hemofilia A 1 B” oraz w celu realizacji réwnego 1 transparentnego dostgpu dla

pacjentow do $wiadczen zapisanych w programie, zostanie powotany Zespol

Koordynujacy.
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2)

3)

4)

5)

6)

7)

8)

Zespot Koordynujacy zostanie powotany przy Regionalnym Centrum Leczenia
Hemofilii, ktore zostanie wylonione w drodze konkursu jako Jednostka
Koordynujaca.

Powotanie Zespotu Koordynujacego nastapi bezposrednio po wylonieniu
Jednostki Koordynujacej, w okresie przygotowywania realizacji programu
w 2009r.

Przewodniczacy, Zastgpca Przewodniczacego oraz Czlonkowie Zespotu
Koordynujacego zostang powotani sposrdd reprezentantow regionalnych centrow
leczenia hemofilii (kazde regionalne centrum leczenia hemofilii moze mieé
jednego reprezentanta, Przewodniczacy Zespotu oraz Zastgpca Przewodniczacego
Zespolu reprezentuja rdwnoczesnie swoje centra) oraz reprezentantdw organizacji
chorych na hemofilie posiadajacych osobowo$¢ prawna (kazda organizacja moze
mie¢ jednego reprezentanta).

W posiedzeniach Zespotu Koordynujacego maja prawo uczestniczy¢ w roli
obserwatorow przedstawiciele Narodowego Funduszu Zdrowia, Ministerstwa
Zdrowia, Agencji Oceny Technologii Medycznych.

Uchwaty Zespotu Koordynujacego zapadaja na posiedzeniach zwykta wigkszo$cia
gloséw, w obecnosci Przewodniczacego Zespotu lub Zastgpey oraz obecno$ci nie
mniej niz 5 cztonkow Zespotu.

Zadaniem Zespotu Koordynujacego jest monitorowanie prawidlowej realizacji
celow programu, w oparciu o dane pozyskiwane z rejestru chorych na hemofilie.

Zespot Koordynujacy podejmuje uchwaty w szczegolnos$ci dotyczace:

- ostatecznej decyzji o kwalifikacji pacjentow do leczenia w ramach poszczegdlnych

moduléw przedmiotowego programu,

- okreslenia indywidualnych schematéw immunotolerencji oraz indywidualnego

dawkowania podawanych czynnikow omijajacych (aPCC, rVlIla),

- podjecia decyzji dotyczacych oceny wynikow immunotolerancji oraz w przypadku

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

\%%

oparciu o wlasciwie wprowadzony do aplikacji komputerowej wniosek

o zakwalifikowanie pacjenta do leczenia w ramach programu, przekazany do

cztonkéw Zespotu Koordynujacego,

9)

Zesp6t Koordynujacy podejmuje rowniez uchwaty dotyczace:
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- okredlenia medycznych wytycznych niezbednych dla przeprowadzenia przez

upowaznione podmioty postgpowan:

a. oudzielenie zamowienia publicznego na wybdr $wiadczeniodawcow
realizujacych §wiadczenie ,,leczenie w warunkach domowych” ,

b. oudzielenie zamowienia publicznego na dostarczanie koncentratéw czynnikow
krzepnigcia w ramach przedmiotowego §wiadczenia.

12) Zespdt Koordynujacy jest niezalezny, a jego cztonkowie nie kontaktuja si¢

w sprawach pracy Zespolu, a szczegélnie wydawanych opinii, z lekarzem

prowadzacym pacjenta, pacjentem lub jakakolwiek osoba, organizacja czy instytucja,

ktéra moglaby by¢ zainteresowana wydawaniem stosownych opinii. Wszystkie

informacje, ktéore moga mie¢ znaczenie przy podejmowaniu decyzji maja byé

zamieszczane jedynie we wniosku nadestanym za posrednictwem aplikacji

komputerowej obstugujacej rejestr chorych.

13) Zadaniem Zespolu Koordynujacego jest prowadzenie prac majacych na celu

dopracowywanie zatozen i rozwigzan przedmiotowego programu.

14) Nadzér nad transparentnoscia dziatan Zespotu Koordynujacego bedzie

sprawowany poprzez publikowanie nizej wylistowanych dokumentéow dotyczacych

prac Zespotu:

- imion, nazwisk, tytuldw naukowych oraz funkcji Przewodniczacego Zespotu,

Zastepcy Przewodniczacego Zespotu oraz cztonkow Zespotu.

- protokotow (publikacja nastapi z poszanowaniem Ustawy o ochronie danych

osobowych) z posiedzen Zespotu,

- dokumentow (publikacja nastapi z poszanowaniem Ustawy o ochronie danych

osobowych), bedacych efektem prac zwiazanych z kwalifikacja pacjentow do

poszczegolnych modutdéw programu,

- raportow dotyczacych prac Zespotu zwiazanych z realizacja i rozwojem programu,

- wytycznych stworzonych przez Zespot Koordynujacy, w oparciu o ktére maja by¢

okreslone przez Zaklad Zamoéwien Publicznych przy Ministrze Zdrowia istotne

warunki zamowienia dla przedmiotowych postgpowan.

Wyzej wymienione dokumenty beda udostgpniane za posrednictwem portalu

internetowego rejestru chorych na hemofili¢ oraz przekazywane do sekretariatu

Jednostki Koordynujace;j.
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15) Zespot Koordynujacy dziata w oparciu o sekretariat, ktorego siedziba znajduje si¢
w Regionalnym Centrum Leczenia Hemofilii, ktére uzyska status Jednostki
Koordynujacej. Sekretariat zajmuje si¢ sprawami formalnymi, w szczegdlnosci
archiwizacja dokumentéw, przekazywaniem korespondencji, kontaktowaniem si¢
z cztonkami Zespotu, zawiadamianiem o spotkaniach, protokolowaniem posiedzen
udzielaniem informacji dotyczacych funkcjonowania Zespotu.

16) Posiedzenia Zespolu Zespot Koordynujacy odbywaja si¢ co najmniej raz
w miesigcu, wedlug przyjetego na dany rok harmonogramu ustalonego przez
Przewodniczacego Zespotu Zespot Koordynujacego. Harmonogram przekazywany
jest do Dyrektora Jednostki Koordynujacej oraz Prezesa Narodowego Funduszu
Zdrowia.

17) W okresie przygotowywania realizacji programu w 2010 r. Zespo6t Koordynujacy
dokona:

- kwalifikacji pacjentow do poszczegélnych moduldw przedmiotowego programu

(za wyjatkiem modutu dla leczenia nowopowstatego inhibitora),

- kwalifikacji grupy pacjentow objetych przedmiotowym §wiadczeniem realizowanym

w warunkach domowych w pierwszej kolejnosci od 1 czerwca 2010 .,

- przekazania $wiadczeniodawcom danych osobowych pacjentow zakwalifikowanych

do przedmiotowego programu, niezbednych dla realizacji przedmiotowego

Swiadczenia.

Sposdb realizacji Swiadczenia ,Jleczenie w warunkach domowych” oraz opis sposobu
przeprowadzenia postegpowan o udzielenie zamowienia publicznego na wybor
Swiadczeniodawcow realizujgcych Swiadczenie ,,leczenie w warunkach domowych” oraz
0 udzielenie zamodwienia publicznego na dostarczanie koncentratow czynnikow
krzepnigcia w ramach Swiadczenia ,leczenie w warunkach domowych ”.

Sposob realizacji Swiadczenia ..leczenie w warunkach domowych”.

1) Poczawszy od 2010 r. przedmiotowy program terapeutyczny zapewni dla pacjentow
programu realizacj¢ $wiadczenia ,leczenie w warunkach domowych”, w ramach
ktérego zostanie zapewnione przez §wiadczeniodawce wytonionego w postgpowaniu:

1.1) $cisle monitorowane leczenie domowe z kontrola zuzycia

przekazanych w ramach §wiadczenia lekoéw i sprzgtu,
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1.2)  zostanie zapewnione bezptatne dostarczanie niezbgdnych koncentratow
czynnikow krzepnigcia do domdéw pacjentow,

1.3) niezbgdnego sprzetu jednorazowego, takze igiet dla obstugi centralnych
dostepdéw zylnych dla dzieci, u ktérych taki dostep jest zatozony,

1.4) niezbgdnych $rodkow dezynfekcyjnych dla obstugi centralnych
dostepow zylnych dla dzieci, u ktorych taki dostep jest zalozony,

1.5) $wiadczeniodawca realizujacy przedmiotowe $wiadczenie odbiera
od pacjentow zuzyty sprzet jednorazowy i utylizuje go na swoj koszt.

2) Swiadczeniodawca realizujacy przedmiotowe $wiadczenie zapewni:

2.1) Zgodny z wymaganiami personel medyczny, ktéry zapewni prawidtowa pod
wzglegdem medycznym realizacj¢ $wiadczenia ,leczenie w warunkach
domowych” zgodnie z opisem programu.

2.2) Niezbedne $rodki logistyczne dla realizacji przedmiotowego $wiadczenia,
gwarantujace koordynacj¢ i terminowa realizacje. W kazdym przypadku
przechowywanie i dystrybucja koncentratow czynnikow krzepnigcia musi
odbywac si¢ wytacznie z poszanowaniem Ustawy Prawo Farmaceutyczne.

2.3)  Zastosowane przez $wiadczeniodawce $rodki techniczne umozliwia:

2.3)1. pelna identyfikacje (w ciagu 24 godzin) zastosowanych
u poszczegolnych pacjentow koncentratow czynnikéw krzepnigcia
(identyfikacja: nazwy handlowej, nazwy mi¢dzynarodowej, kodu EAN,
dawki, serii 1 rodzaju dostarczonych 1 zuzytych koncentratow
czynnikow krzepnigcia),

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

2.3)3. optymalizacj¢ utylizacji zastosowanych koncentratow krzepnigcia,
poprzez odpowiedni dobor wielkosci dostarczanych opakowan,

2.3)4. oraz minimalizacj¢ czgstotliwosci dokonywania zmian rodzajow
koncentratow czynnika krzepnigcia zastosowanego u pojedynczego
pacjenta.

2.4)  Swiadczeniodawca bedzie dysponowat lub zapewni:

- Niezbedna przestrzenia magazynowa dla przechowywania wydawanych

koncentratow czynnikow krzepnigcia, ktoéra zapewni warunki 1 temperaturg

przechowywania zgodna z wymaganiami Charakterystyki Produktu Leczniczego.
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- Niezbednymi $rodkami dla zapewnienia transportu wydawanych koncentratow
czynnikdw krzepnigcia, w warunkach i temperaturze zgodnej z wymaganiami
Charakterystyki Produktu Leczniczego.
- Swiadczeniodawcy  realizujacy przedmiotowe S$wiadczenie zagwarantuja jego
realizacjg¢ zgodnie z zasadami Dobrej Praktyki Dystrybucyjne;.
- Na okres uruchamiania realizacji przedmiotowego $wiadczenia oraz na wypadek
czasowe] niemozno$ci jego realizacji w domach pacjentow, alternatywny sposob
realizacji przedmiotowego S$wiadczenia za poSrednictwem aptek szpitalnych
regionalnych 1 lokalnych centréw leczenia hemofilii. Odbidr czynnikéw krzepnigcia
1 innych niezbgdnych materialéw bedzie dokonywany samodzielnie przez chorych lub
ich opiekunéw z w/w centrow (przy uzyciu technicznych urzadzen dostarczonych
przez $wiadczeniodawce, ktore zapewnia warunki i temperature przechowywania
koncentratow czynnikow krzepnigcia zgodna z wymaganiami Charakterystyki
Produktu Leczniczego oraz przy uzyciu personelu medycznego $wiadczeniodawcy)
lub za posrednictwem innego $wiadczeniodawcy, ktory zostal wybrany w ramach
przedmiotowego postgpowania.
- Regularna, realizacj¢ przedmiotowego $swiadczenia w domu pacjenta co 3 miesiace,
w uzgodnionym z opiekunem pacjenta czasie.
- Mozliwo$¢ realizacji w porozumieniu z lokalnym centrum leczenia hemofilii
wciagu 48 godzin od zlecenia, przedmiotowego $wiadczenia ,,na zadanie”,
w przypadku wigkszego niz przewidziane przez lekarza zuzycia miesigcznego
(np. czgstsze krwawienia). W powyzszym przypadku $wiadczenie to moze by¢
zrealizowane, po powiadomieniu lokalnego centrum leczenia hemofilii przez opiekuna
pacjenta.
2.5) W przypadku zlozenia pisemnej prosby przez opiekuna pacjenta
za posrednictwem apteki szpitalnej lokalnego centrum leczenia hemofilii
(z miesigcznym wyprzedzeniem, w innym przypadku bgdzie wymagana zgoda
swiadczeniodawcy  oraz  lokalnego  centrum  leczenia  hemofilii),
swiadczeniodawca oraz lokalne centrum leczenia hemofilii umozliwig
wyjatkowo realizacje przedmiotowego s$wiadczenia w lokalnym centrum
leczenia hemofilii w uzgodnionym z opiekunem chorego czasie. Odbidr
czynnikodw krzepnigcia i innych niezbednych materiatéw bedzie dokonywany

samodzielnie przez chorych lub ich opiekunéow z w/w centrow (przy uzyciu
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2.6)

2.7)

2.8)

2.9)

2.10)

technicznych urzadzen dostarczonych przez $wiadczeniodawce, ktore
zapewnia warunki i temperatur¢ przechowywania koncentratow czynnikéw
krzepnigcia zgodna z wymaganiami Charakterystyki Produktu Leczniczego
oraz przy uzyciu personelu medycznego swiadczeniodawcy).

W ramach realizacji przedmiotowego S$wiadczenia zostanie zabezpieczona
mozliwo$¢ transportu i przechowywania (przy uzyciu technicznych urzadzen
dostarczonych przez $wiadczeniodawcg, ktdre zapewnia warunki i temperaturg
przechowywania koncentratow czynnikoéw krzepnigcia zgodna z wymaganiami
Charakterystyki Produktu Leczniczego) koncentratow czynnikow krzepnigcia
pochodzacych z puli Narodowego Programu Leczenia Hemofilii Na Lata
2005 — 2011, do aptek szpitalnych lokalnych i regionalnych centréw leczenia
hemofilii, na wypadek koniecznosci leczenia szpitalnego chorych
zakwalifikowanych do programu.

Wielkos¢  przedmiotowej  rezerwy  okresli  Zespot  Koordynujacy
w porozumieniu z dyrektorami poszczeg6lnych centrow leczenia.

Regionalne 1 lokalne centra leczenia hemofilii nie musza dysponowac
przestrzenia magazynowa dla przechowywania wszystkich dostarczanych
do pacjentow opakowan koncentratow czynnikdéw krzepnigcia, za wyjatkiem
niezbgdnej przestrzeni (w warunkach i temperaturze zgodnej z wymaganiami
Charakterystyki Produktu Leczniczego) dla zabezpieczenia mozliwosci
przechowywania rezerwy koncentratow czynnikoOw krzepnigcia na wypadek
konieczno$ci leczenia szpitalnego chorych zakwalifikowanych do programu
oraz dla przechowywania koncentratéw czynnikéw krzepnigcia dla realizacji
przedmiotowego $wiadczenia w lokalnym lub regionalnym centrum leczenia
hemofilii (przy uzyciu technicznych wurzadzen dostarczonych przez
swiadczeniodawce, ktore zapewnia warunki 1 temperatur¢ przechowywania
koncentratow czynnikéw krzepnigcia zgodna z wymaganiami Charakterystyki
Produktu Leczniczego)

Dostarczane w ramach przedmiotowego §wiadczenia koncentraty czynnikow
krzepnigcia zostana podzielone na partie rowne 3 miesigcznemu
(kwartalnemu) zapotrzebowaniu.

Procedura zwigzana z dostarczaniem koncentratow czynnikow krzepnigcia

chorym w ranach realizacji §wiadczenia ,,leczenie w warunkach domowych” ,
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2.11)

2.12)

2.13)

2.14)

2.15)

bedzie si¢ odbywala za posrednictwem aptek szpitalnych lokalnych 1
regionalnych centrow leczenia hemofilii.

Swiadczeniodawca, ktory zrealizowat przedmiotowe $wiadczenie w danym
kwartale, przedstawi w sekretariacie Regionalnego Centrum Leczenia
Hemofilii posiadajacego status Jednostki Koordynujace; faktury oraz
dokumenty potwierdzajace jego realizacje razem z fakturami za przekazane
pacjentom w ramach $wiadczenia koncentraty czynnikow krzepnigcia, ktore
przekazane zostana do rozliczenia realizacji przedmiotowego $wiadczenia
z Narodowym Funduszem Zdrowia. Ze $rodkow przekazanych bez zbednej
zwloki przez Narodowy Fundusz Zdrowia, Regionalne Centrum Leczenia
Hemofilii posiadajace status Jednostki Koordynujacej optaci zobowiazania
wobec $wiadczeniodawcy 1 podmiotéw odpowiedzialnych (w rozumieniu
Ustawy Prawo Farmaceutyczne) wynikajace z realizacji przedmiotowego
$wiadczenia.

W zwiazku ze ztozono$cia procesu realizacji przedmiotowego $wiadczenia,
ktora wymaga znacznej precyzji przy jej opracowywaniu, wprowadzaniu
1 kontroli oraz w zwiazku z faktem, ze powyzsze zapisy programu wymagaja
czasu dla ich pelnej implementacji przez $wiadczeniodawcdw, uruchomienie
realizacji przedmiotowego swiadczenia bedzie przebiegato w etapach.

W okresie implementacji programu (do 31 maja 2010 r.) realizacja
przedmiotowego $wiadczenia begdzie realizowana w lokalizacji lokalnych
centrow leczenia z uzyciem dostarczonych przez §wiadczeniodawce Srodkow
technicznych (ktére zapewnia warunki 1 temperatur¢ przechowywania
koncentratow czynnikéw krzepnigcia zgodna z wymaganiami Charakterystyki
Produktu Leczniczego) oraz personelu. Odbior czynnikow krzepnigcia
iinnych niezbednych materialéw bedzie dokonywany samodzielnie przez
chorych lub ich opiekunow z w/w centrow w uzgodnionym z opiekunami
chorych czasie.

W okresie od 1 czerwca 2010 r. do 31 sierpnia 2010 r. zostanie rozpoczeta
realizacja przedmiotowego $wiadczenia w domach pacjentow dla ograniczonej
grupy pacjentow zakwalifikowanej przez Zespot Koordynujacy.

Poczawszy od 1 wrzesnia 2010 r. przedmiotowe S$wiadczenie bedzie

realizowane wyltacznie w domach pacjentow (z zachowana wyjatkowo
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mozliwos$cig realizacji przedmiotowego $wiadczenia w lokalizacji lokalnego

centrum leczenia hemofilii zgodnie z powyzszym opisem).

Opis sposobu przeprowadzenia postepowan o udzielenie zamowienia publicznego

na wybor Swiadczeniodawcow realizujacych Swiadczenie .Jleczenie w warunkach

domowych” oraz o udzielenie zamowienia publicznego na dostarczanie koncentratow

czyvnnikow Krzepniecia w ramach Swiadczenia ..leczenie w warunkach domowych”

1) Podmiotem zobowiazanym do zlecenia przeprowadzenia przedmiotowych postgpowan
bedzie Regionalne Centrum Leczenia Hemofilii wylonione w drodze konkursu ofert jako
posiadajace status Jednostki Koordynujacej, przy ktérym powstanie Zespdt Koordynujacy.
Bedzie ono wupowaznione przez pozostale regionalne centra leczenia hemofilii
do przeprowadzenia postgpowan:
- oudzielenie zamodwienia publicznego na wybor $wiadczeniodawcéw realizujacych
swiadczenie ,,leczenie w warunkach domowych” ,
- o udzielenie zamdwienia publicznego na dostarczanie koncentratéw czynnikow krzepnigcia
w ramach przedmiotowego §wiadczenia.
2) Regionalne Centrum Leczenia Hemofilii, posiadajace status Jednostki Koordynujace;
zwrdci si¢ do Ministra Zdrowia o zlecenie Zaktadowi Zaméwien Publicznych przy Ministrze
Zdrowia przeprowadzenia przedmiotowych postgpowan.
3) Istotne warunki zamoéwienia zostang okreslone przez Zaktad Zamowien Publicznych
przy Ministrze Zdrowia w oparciu o medyczne wytyczne okreslone przez Zespot
Koordynujacy, ktory to Zaklad przeprowadzi przedmiotowe postgpowania oraz zapewni
niezbgdna obsluge administracyjna i formalno-prawna.
4) Zabezpieczeniem finansowania przedmiotowego $wiadczenia bedzie kontrakt
z Narodowym Funduszem Zdrowia.
5) Przedmiotowe postgpowanie bedzie polegato na jednoczasowym wylonieniu:
- S$wiadczeniodawcy lub  $wiadczeniodawcow  realizujacych — przedmiotowe
swiadczenie,
- podmiotu odpowiedzialnego (w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne)
(lub podmiotow odpowiedzialnych (w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne)),
ktéremu (lub ktorym) zostanie powierzone dostarczanie koncentratow czynnikow
krzepnigcia w ramach §wiadczenia ,,leczenie w warunkach domowych” .

6) Kryteriami wyboru w ramach przedmiotowych postgpowan beda:
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- spetnienie kryteriow istotnych warunkow zamowienia,

- spelnienie kryteriow opisu programu,

- koszt realizacji $wiadczenia i1 koszt koncentratow krzepnigcia dostarczanych
w ramach przedmiotowego §wiadczenia.

- ztozenie pisemnej deklaracji przez podmioty odpowiedzialne (w rozumieniu Ustawy
Prawo Farmaceutyczne) o uwzglednieniu w ofercie zasady odpowiedzialno$ci
finansowanej. Przedmiotowa deklaracja powinna rowniez zawiera¢ informacje
o koszcie realizacji przedmiotowej odpowiedzialnosci w ramach ztozonej oferty.

- ztozenie pisemnej deklaracji przez podmiot odpowiedzialny (w rozumieniu Ustawy
Prawo Farmaceutyczne), o zloZeniu jednocze$nie oferty przez wspotpracujacego z nim
swiadczeniodawce na realizacje $wiadczenia ,,leczenie w warunkach domowych”, za
posrednictwem ktorego dostarczane przez podmiot odpowiedzialny (w rozumieniu
Ustawy Prawo Farmaceutyczne) koncentraty czynnikow krzepnigcia begda
dystrybuowane do pacjentow zakwalifikowanych do programu. Ztozona oferta
podmiotu odpowiedzialnego (w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne) na
dostawe koncentratoéw czynnikow krzepnigcia bedzie rozpatrywana tylko w przypadku
spetnienia przedmiotowej deklaracji. W celu zabezpieczenia statego poziomu kosztéw

realizacji przedmiotowego programu, zostang zawarte Umowy ramowe,

7) Przedmiotowe umowy ramowe bedg zawiera¢ zapisy gwarantujace, ze:

a.

b.

Podmiot odpowiedzialny (w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne) zobowiaze
si¢ do utrzymania stabilnych dostaw zagwarantowanych dla dostaw w umowie
ramowej koncentratow czynnikdw krzepnigcia przez caly okres trwania umowy
ramowej oraz do ich dostepnosci dla dostaw przez okres co najmniej 3 lat od
momentu jej zakonczenia.

W przypadku gdy wystapi brak mozliwosci wywiazania si¢ przez podmiot
odpowiedzialny (w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne) z zapisow umowy
ramowej z powodu zaprzestania produkcji zagwarantowanych dla dostaw w umowie
ramowej koncentratow  czynnikow  krzepnigcia podmiot  odpowiedzialny
(w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne) wywiaze si¢ z umowy dostarczajac
na warunkach zapisanych w umowie aktualnie produkowane koncentraty czynnikow
krzepnigcia, ktore zostana uznane przez Agencje Oceny Technologii Medycznych za

rownowazne lub lepsze.
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8) Regionalne Centrum Leczenia Hemofilii, posiadajace status Jednostki Koordynujacej,
po zakonczeniu przedmiotowych postgpowan realizujac zawarte umowy ramowe,
podpisza nastepujace umowy:

- z podmiotami odpowiedzialnym (w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne)
na dostarczanie koncentratow czynnikdéw krzepnigcia w ramach $wiadczenia ,,leczenie
w warunkach domowych”.

- ze $wiadczeniodawcami realizujacymi $wiadczenie ,leczenie w warunkach

domowych” , wytonionymi w przedmiotowym postepowaniu.

Poczawszy od 2010 r. przy Regionalnym Centrum Leczenia Hemofilii, ktore uzyska
status Jednostki Koordynujacej, powstanie (ze Srodkéow finansowych programu)
nowy rejestr pacjentow razem z aplikacja komputerowa do jego obshlugi, ktory
bedzie gromadzil i udostgpnial upowaznionym osobom i podmiotom, w zakresie
upowaznienia, w czasie rzeczywistym za posrednictwem portalu internetowego
nastepujace informacje:

Zakres gromadzonych danych:

e Wiek pacjentow.

e Aktualny adres pobytu niezbedny do realizacji dostaw lekow substytucyjnych
w leczeniu domowym.

e Rodzaj skazy krwotocznej i jej cigzkos¢ (poziom czynnikow krzepnigcia na podstawie
ktérego postawiono rozpoznanie).

e Prowadzenie rejestru krwawien dla danego pacjenta.

e Rejestracje dziatan niepozadanych:

1..1. Wystapienie inhibitora, jego poziom i datg wykrycia.

1..2. Wystapienie zakazen bgdacych nastgpstwem stosowania koncentratow.
czynnikow krzepnigcia (lekow substytucyjnych): WZW, vCJID, HIV.

1..3. Wystapienie reakcji alergicznych.

¢ Rodzaj, nazwe handlowa, nazwe migdzynarodowa, kodu EAN, serig, wielkos¢
opakowania i dawke dostarczanych i przyjmowanych lekow substytucyjnych.

e Migjsce, date, godzing zamowienia oraz date 1 godzing dostawy poszczegdlnych
opakowan lekow substytucyjnych.

e Migjsce, date oraz rodzaj innych $swiadczen udzielanych dla poszczegdlnych
pacjentow.

e Dane na temat prowadzonych w Polsce badan klinicznych lekéw substytucyjnych
stosowanych w hemofilii z udzialem dzieci do 18 r. zycia: dane sponsora badania lub
jego prawnego przedstawiciela, adres 1 nazwe osrodka, date rozpoczgcia, nazwisko
badacza, dane pacjentow bioracych w nich udziat.

Strona 16 z 23



Terapeutyczne Programy Zdrowotne 2010
Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofiliq A i B

o Koszt Swiadczen, lekéw substytucyjnych dla kazdego pacjenta.
e Rejestracje zgonow.

Rejestr ma umozliwiac:

e Okreslenie zachorowalnosci i ilosci pacjentdéw w powiatach 1 wojewoddztwach.

e Planowanie zapotrzebowania na poszczegolne leki substytucyjne.

e Dostarcza¢ danych umozliwiajacych oszacowanie przewidywanego czasu zZycia
pacjentéw chorych na poszczeg6lne skazy krwotoczne.

e Umozliwia¢ dostgp do istotnych klinicznie i diagnostycznie danych populacji
pacjentow.

e Monitorowanie sposobu leczenia pacjentow, analizg jego efektywnos$ci oraz
efektywnosci kosztowej w poszczegdlnych centrach.

e Optymalizacj¢ kosztow leczenia.

e Usprawnianie procesOw przetargowych.

e Planowa modyfikacje priorytetow programu.

Przeprowadzenie postepowania o udzielenie zamdwienia publicznego na wykonanie

rejestru oraz aplikacji komputerowej do jego obstugi wraz ze stworzeniem specyfikacii

istotnych warunkéw zamoéwienia zostanie zrealizowane przez Regionalne Centrum

Leczenia Hemofilii posiadajace status Jednostki Koordynujacej, pod nadzorem

merytorycznym Zespotu Koordynujacego.

Biezace administrowanie rejestrem zostanie zlecone przez Jednostke Koordynujaca
podmiotowi, ktory rejestr wykona lub innemu w tym celu wybranemu podmiotowi.
Pelny nadzor merytoryczny nad rejestrem bedzie sprawowany przez Zespot Koordynujacy

we wspolpracy z wszystkimi regionalnymi centrami leczenia hemofilii.

Opis zadan, ktorych realizacja bedzie wymagana przez S$wiadczeniodawcow

udzielajacych §wiadczenia w ramach programu terapeutycznego.

1) Zakres zadan i $wiadczen realizowanych przez regionalne centra leczenia hemofilii
obejmuje:
- Przejmuja zadania dotychczasowych osrodkow referencyjnych.
- Poprzez wyrazenie formalnej zgody na przeprowadzenie postgpowan oraz poprzez
udzial w Zespole Koordynujacym, wsparcie merytoryczne postgpowan o udzielenie
zamoOwienia publicznego na wybor $wiadczeniodawcow realizujacych $wiadczenie

»leczenie w warunkach domowych” oraz o udzielenie zamowienia publicznego na
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dostarczanie koncentratéw czynnikéw krzepnigcia w ramach $wiadczenia ,,leczenie w
warunkach domowych” .

- Monitorowanie pod wzglegdem medycznym realizacji §wiadczenia ,leczenie w
warunkach domowych”, w oparciu o dane pozyskiwane z rejestru pacjentow.

- Monitorowanie realizacji celow programu i pracy lokalnych centrow leczenia skaz
krwotocznych na podleglym terenie”, w oparciu o dane pozyskiwane z rejestru
pacjentdow oraz w oparciu o informacje pozyskane z lokalnych centrow leczenia
hemofilii 1 od opiekunow chorych.

- Biezace przekazywanie do rejestru wynikow badan chorych wykonanych na
podstawie indywidualnych decyzji Zespotu Koordynujacego.

- Wstepna kwalifikacja chorych do realizacji procesu immunotolerancji ITI poprzez
dokonanie odpowiedniego wpisu wymaganych danych pacjenta we wniosku
o zakwalifikowanie w aplikacji komputerowej obstugujacej rejestr chorych na
hemofilig, w oparciu o dane pozyskiwane z rejestru pacjentow oraz w oparciu
o informacje pozyskane z lokalnych centréw leczenia hemofilii, od opiekunow
chorych i w oparciu o wyniki badan chorych.

- Przeprowadzanie procesu immunotolerancji ITI.

- Wstgpna kwalifikacja pacjentéw do udzialu w modulach pierwotnej 1 wtornej
profilaktyki krwawien w ramach programu poprzez dokonanie odpowiedniego wpisu
wymaganych danych pacjenta we wniosku o zakwalifikowanie w aplikacji
komputerowej obstugujacej rejestr chorych na hemofilie, w oparciu o dane
pozyskiwane z rejestru pacjentOw oraz w oparciu o informacje pozyskane z lokalnych
centréw leczenia hemofilii, od opiekundéw chorych i w oparciu o wyniki badan
chorych.

- Wstepna kwalifikacja pacjentéw do podawania czynnikow omijajacych poprzez
dokonanie odpowiedniego wpisu wymaganych danych pacjenta we wniosku
o zakwalifikowanie w aplikacji komputerowej obstugujacej rejestr chorych na
hemofilig, w oparciu o dane pozyskiwane z rejestru pacjentdow oraz w oparciu o
informacje pozyskane z lokalnych centréw leczenia hemofilii, opiekunéow chorych
1 w oparciu o wyniki badan chorych.

- Monitorowanie dziatan niepozadanych lekéw substytucyjnych na podlegltym terenie.
- 24 godzinna dostepno$¢ do diagnostyki dotyczacej badan przesiewowych oraz

oznaczen aktywnosci czynnika VIII i IX oraz leczenia wszystkich skaz krwotocznych.
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- 24 godzinny dyzur  konsultacyjny dla lokalnych centrow leczenia skaz
krwotocznych.
- Tworzenie edukacyjnych programéw dla lekarzy.
- 24 godzinny dostep do bazy diagnostyczne;.
- Zapewnienie konsultacji medycznych w zakresie zabezpieczenia ostony
hemostatycznej dla pacjentow z hemofilia, ktérzy zostana poddani zabiegom
chirurgicznym, stomatologicznym i fizjoterapii.
- Dostep do opieki psychologicznej.

2) Zakres zadan i1 $wiadczen realizowanych przez lokalne centra leczenia hemofilii
obejmuje:
- Wstepna kwalifikacja pacjentéw do udzialu w modulach pierwotnej i wtérnej
profilaktyki krwawien w ramach programu poprzez dokonanie odpowiedniego wpisu
wymaganych danych pacjenta we wniosku o zakwalifikowanie w aplikacji
komputerowej obstugujacej rejestr chorych na hemofili, w oparciu o dane
pozyskiwane z rejestru pacjentdw oraz w oparciu o informacje pozyskane od
opiekundéw chorych i w oparciu o wyniki badan chorych.
- 24 godzinna dostgpnos¢ do diagnostyki i leczenia hemofilii.
- 24 godzinny dyzur konsultacyjny dla lokalnych §wiadczeniodawcow.
- Zapewnienie konsultacji medycznej w zakresie zabezpieczenia ostony
hemostatycznej dla pacjentéw z hemofilia, ktérzy zostana poddani zabiegom
chirurgicznym, stomatologicznym i fizjoterapii.
- Realizacja monitorowania leczenia pacjenta zgodnie z opisem programu.
- Biezace przekazywanie do rejestru pacjentow wynikoéw badan chorych.
- Nawiazanie wspotpracy z lekarzami pierwszego kontaktu chorych i pielggniarkami
szkolnymi w szkotach do ktorych uczgszczaja.
- Przeprowadzanie szkolen dla pacjentow oraz ich rodzin przy okazji ich wizyt
W centrum .

- Dostep do opieki psychologiczne;.

4. Opis dzialania leku:

Koncentraty czynnikow krzepnigcia VIII i IX - leczenie ma charakter substytucyjny.
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5. Schemat dawkowania lekow

W programie

1. Pierwotna profilaktyka krwawien:

1.1 czynnik VIII:

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

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

2. Wtérna profilaktyka krwawien:

2.1 czynnik VIII:

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

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

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

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

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

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

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

Dawkowanie koncentratow czynnika krzepnigcia u pacjentow, u ktorych stwierdzono
utrzymywanie si¢ inhibitora w mianie ponizej 5 B.U., oraz nieskuteczno$¢ leczenia w
dotychczasowej dawce, moze zosta¢ ustalone indywidualnie przez Zespot

Koordynujacy

6. Badania diagnostyczne wykonywane w ramach programu
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. W ramach kwalifikacji §wiadczeniobiorcy do udziatu w programie, na podstawie
decyzji lekarza lokalnego lub regionalnego centrum leczenia hemofilii, wykonuje sig
nastepujace badania:

1.1 Badania przesiewowe:

- Czas krwawienia (metoda Copley’a).

- Badanie aktywnosci ptytek krwi na aparacie PFA-100.

- Czas czegsciowej tromboplastyny po aktywacji (aPTT).

- Czas protrombinowy (PT).

- Czas trombinowy (TT).

1.2 Wykonanie testu korekcji osoczem prawidtowym.

1.3 Ocena aktywnosci czynnikow krzepnigcia I, VIII i IX, von Willebranda
(VWFRCo), XI, XII.

1.4 Antygen czynnika von Willebranda (VWFAg).

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

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

1.7 Morfologia krwi.

1.8 W zwiazku z realizacja modutéw programu — inne niz wymienione badania bgda
wykonane na podstawie indywidualnych decyzji Zespotu Koordynujacego, regionalne

centra leczenia hemofilii beda zobligowane do zapewnienia do nich dostgpu.

2. Monitorowanie leczenia

2.1 Ocena skutecznosci leczenia:

W zaleznos$ci od oceny klinicznej nalezy wykona¢:
- RTG stawow - nie czg$ciej niz raz w roku.

- USG stawow - nie rzadziej niz raz w roku.

- NMR w razie trudnosci diagnostycznych w ocenie stawow.

2.2 W ramach monitorowania leczenia obowiazkowe jest prowadzenie rejestru
krwawien dla danego pacjenta oraz rejestracja danych wymaganych w programie do
prowadzenia rejestru dla kazdego pacjenta.

2.3 Na podstawie decyzji lekarza lokalnego lub regionalnego centrum leczenia

hemofilii mozliwe jest w ramach monitorowania leczenia wykonanie nastepujacych
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badan:
Badania przesiewowe $rednio co 3 miesiace:
- czas czg$ciowej tromboplastyny po aktywacji (aPTT),
- czas protrombinowy (PT)
- Ocena aktywnosci czynnikoéw krzepnigeia VIII 1 IX — 2 razy w roku oraz w
zalezno$ci od sytuacji klinicznej powyzsze badanie nalezy wykona¢ w razie braku
skutecznos$ci czynnika w dotychczasowej dawce oraz w innych uzasadnionych
sytuacjach (np. przed zabiegami i procedurami inwazyjnymi lub po zmianie produktu
leczniczego koncentratu czynnika krzepnigcia na inny).
Oznaczanie inhibitora:
- do 150 przetoczen, co 3 miesiace, lub po kazdych 10 przetoczeniach,
-powyzej 150 przetoczen co 6 do 12 miesigey.
-w momencie zmiany produktu leczniczego koncentratu czynnika krzepnigcia na
inny .
- w przypadku stwierdzenia braku skuteczno$ci czynnika w dotychczasowej dawce —
nie rzadziej niz w momencie stwierdzenia braku skutecznos$ci czynnika
w dotychczasowej dawce, potem po 30 dniach.
W przypadku nie wykrycia inhibitora kolejne jego oznaczenia powinny by¢
wykonywane zgodnie z powyzZszym opisem.
W przypadku wykrycia inhibitora, kolejne jego oznaczenia powinny by¢ wykonywane
co 3 miesiace ( mozliwa jest zmiana czgstotliwo$ci oznaczania inhibitora na podstawie
decyzji lekarza regionalnego centrum leczenia hemofilii).
- Aminotransferaza alaninowa (AlAT) co najmniej raz w roku.
- Aminotransferaza asparaginianowa (AspAT) co najmniej raz w roku.
- Obecnos¢ przeciwciat anty-HBs.
- Obecnos$¢ antygenu HBS (w przypadku braku miana zabezpieczajacego przeciwciat
anty-HBS), u dodatnich przeciwciata anty-HBc i anty HBe, DNA HBV.
- Przeciwciata anty-HCV (raz w roku), u dodatnich RNA HCV.
Przeciwciata anty-HIV (w uzasadnionych przypadkach), u dodatnich RNA HIV.
- USG naczyn w okolicy dojscia zylnego nie rzadziej niz raz w roku.
- Badanie ogdlne moczu.

Monitorowanie programu:

Na monitorowanie programu sktada sig:
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a) monitorowanie leczenia

W celu przeprowadzenia kwalifikacji pacjenta do udzialu w programie i
monitorowania leczenia $wiadczeniodawca jest zobowiazany wykona¢é w wyznaczonych
terminach badania, ktorych lista i harmonogram wykonania zawiera zatacznik nr 1 do
programu.

Dane dotyczace monitorowania leczenia nalezy gromadzi¢ w dokumentacji pacjenta i
kazdorazowo przedstawia¢ na zadanie kontrolerom NFZ.

b) przekazywanie do NFZ zakresu informacji sprawozdawczo-rozliczeniowych
ujetych w zalaczniku nr 4 do umowy.

¢) Wymagania wobec Swiadczeniodawcow udzielajacych Swiadczen w ramach

programu terapeutycznego, ujeto w zalaczniku nr 3 do Zarzadzenia.

' Przyjeto, ze odpowiedzialno$é za finansowanie petnych kosztow leczenia nowo powstatego inhibitora (krazacy
antykoagulant) ponosi podmiot odpowiedzialny (w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne), ktorego
koncentrat czynnika krzepnigcia zostal zastosowany jako ostatni przed wykryciem inhibitora. Natomiast
odpowiedzialno$¢ za finansowanie pelnych kosztow leczenia zakazen (WZW, vCID, HIV) spowodowanych
zastosowaniem koncentratow czynnikéw krzepnigcia poniesie podmiot odpowiedzialny (w rozumieniu Ustawy
Prawo Farmaceutyczne), w przypadku, gdy zostanie udowodnione, ze jego koncentrat czynnika krzepnigcia byt
zrédlem zakaznego patogenu, ktory spowodowal zakazenie. Wymodg zachowania przedmiotowej zasady
odpowiedzialnosci zostanie zapisany w specyfikacji przetargowej i zostanie zagwarantowany w umowie
z podmiotami odpowiedzialnymi (w rozumieniu Ustawy Prawo Farmaceutyczne).
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