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Hemofilia

Hemofilia to choroba uwarunkowana genetycznie, nalezaca do grupy tzw. skaz krwo-
tocznych, czyli schorzen manifestujgcych sie zaburzeniami hemostazy i/lub deficytem
czynnikéw krzepniecia (A- czynnika VIII, B- czynnika IX). Choroba ta objawia sie cze-
stymi, spontanicznymi wylewami krwi do stawdw, miesni, narzadéw wewnetrznych,
Sluzowek i przedtuzajacymi sie krwawieniami po urazach. Choroba ma charakter wyso-
ce nieprzewidywalny. Krwotoki moga pojawi¢ si¢ w dowolnym momencie, bez wyraznej
przyczyny zewnetrznej. Juz zbyt nasilona aktywno$¢ fizyczna, niewielkie uderzenie, po-
tracenie czy przypadkowe stluczenie moga wywota¢ rozlegte krwawienie wymagajace
natychmiastowej interwencji medycznej. Nawracajace krwawienia do stawéw powodu-
j3 ich uszkodzenie i postepujaca niepetnosprawnosé u pacjentdw wraz z iloscig nowych
wylewow. Zaréwno na co dzien, jak i w sytuacji zagrozenia zdrowia, chory jestem catko-
wicie uzalezniony od dostepu do specjalistycznych preparatéw krzepniecia.

Dane epidemiologiczne wskazuja, ze w Polsce z ta chorobg zyje 3424 0s6b - z czego u
2925 pacjentéw wystepuje hemofilia typu A, a u 499 typu B. Szacunki epidemiologiczne
wskazujg réwniez, ze u okoto 100-110 pacjentéw ich choroba powiklana jest inhibito-
rem'. Oznacza to, ze u tych pacjentéw organizm — w wyniku ekspozycji na podawany
dozylnie czynnik krzepniecia — zaczyna produkowaé przeciwciata neutralizujace go.
W efekcie prowadzi to do powiktan w leczeniu (braku skutecznosci leczenia hemosta-
zy, a co za tym idzie zwiekszonego ryzyka krwawienl). Obecnie w Polsce system opieki
nad pacjentami z hemofilig bazuje na dwoch programach — pierwszy z nich to program
polityki zdrowotnej ,,Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofili¢ i Pokrewne
Skazy Krwotoczne na lata 2024-2028” (NPLCH), drugi to program lekowy B.15 ,Zapo-
biegania krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”. Wyzwania zwigzane z systemem
leczenia staly sie przyczynkiem do dyskusji zainicjowanej przez Federacje Przedsie-
biorcéw Polskich, ktéra zorganizowata debate ,System leczenia hemofilii w Polsce —
rekomendacje zmian”.

! Raport:” Systemowa analiza organizacji i funkcjonowania leczenia pacjentéw z hemofilia wraz z implementacjg’, Fundacja Zdro-
wia Publicznego, 2025



Perspektywa
klinicystow

Od dekad podstawg leczenia hemofilii w
Polsce sa koncentraty czynnikéw krzep-
niecia, wytwarzane z ludzkiego osocza lub
czynniki rekombinowane bedgce efektem
inzynierii biotechnologicznej. Dostep do
koncentratéw zapewniony jest w ramach
NPLCH i oceniany jest przez klinicystéw
jako dobry. Eksperci zwracaja réwniez
uwage na widoczny postep terapeutyczny
i nowe terapie, ktore udostepnione zosta-
ly populacji pediatrycznej z hemofilig A
z inhibitorem i bez inhibitora w ramach
programu lekowego. Zdaniem klinicystéw
obserwowany postep medycyny w tym ob-
szarze i rozwéj nowych technologii zmie-
nia jakos¢ zycia pacjentéow z hemofilia.

W trakcie debaty klinicysci nakreslili
trzy istotne elementy definiujgce dobrze
skonstruowane leczenie pacjentéw z he-
mofilig. Pierwszym z nich jest osiggniecie
przez chorych na hemofilie wskaznikéow
dlugosci zycia takich samych, jak te ob-
serwowane w populacji ogélnej. Kolejnym
- uzyskanie u pacjentéw mozliwie wyso-
kiej jakosci zycia. Trzecim elementem jest
wzmacnianie sprawczosci i umozliwienie
pacjentom wspétdecydowania o wdra-
zanej u nich terapii — chodzi o to by pa-
cjent wspdlnie z lekarzem mogt dokonaé
wyboru terapii sposréd kilku dostepnych
(personalizacja). W ocenie prof. Jerzego
Windygi oraz prof. Jacka Trelinskiego le-
karze hematolodzy zajmujacy sie lecze-
niem dorostych pacjentéw z hemofilig nie
dysponujg pelnym wachlarzem terapii w

przypadku pacjentéw bez inhibitora, co
ogranicza mozliwosci indywidualizacji
leczenia i wykorzystania nowoczesnych
terapii. W efekcie pacjenci leczeni stan-
dardowymi koncentratami czynnika VIII
wymagajg bardzo czestych dozylnych po-
dan — nawet 150-180 wstrzyknie¢ rocznie.
Stanowi to powazne obcigzenie terapeu-
tyczne, obniza jakos$¢ zycia pacjentéw, a
wielu chorym utrudnia leczenie — szcze-
gélnie w sytuacjach, w ktorych dochodzi
do pojawienia sie probleméw z dostepem
zylnym (bedacego m.in. efektem wcze-
$niej prowadzonej terapii i zniszczenia
naczyn krwionos$nych).

Klinicysci zwrécili réwniez uwage na
nieré6wnos¢ w dostepie do nowoczesnych
terapii i ograniczong w populacji doro-
stych pacjentéw mozliwosé skorzystania
z czynnikéw krzepniecia o przedtuzonym
dziataniu oraz nieczynnikowych terapii
podskdrnych. Problem nieréwnosci w do-
stepie do nowoczesnych terapii w sposéb
szczegblny dotyka pacjentdow, u ktérych
hemofilia nie jest powiktana inhibitorem
(tzw. organizm pacjenta nie wytwarza
przeciwcial neutralizujacych podawany
czynnik krzepniecia). W trakcie dyskusji
podkreslono, ze jeden z lekéw (emicizu-
mab) przeznaczony dla pacjentéw z ciezka
i umiarkowang postacig hemofilii A niepo-
wiklang inhibitorem otrzymal pozytyw-
ng rekomendacje Prezesa Agencji Oceny
Technologii Medycznych i Taryfikacji, na-
tomiast kolejne dwie terapie znajduja sie



w procesie oceny. W ramach Narodowego
Programu Leczenia Chorych na Hemo-
filie i Pokrewne Skazy Krwotoczne nowe
terapie nie sg wlgczane do finansowania
na biezaco, tak jak ma to miejsce w pro-
gramach lekowych. Czas oczekiwania jest
ponadto powigzany z procesami oceny
kolejnych molekul, co powoduje znacza-
ce opdznienia w udostepnianiu terapii tej
grupie pacjentow.

Istotnym tematem zwigzanym z nowy-
mi opcjami terapeutycznymi jest kwestia
ich skutecznosci, a takze bezpieczenstwa
ich stosowania. Praktyka kliniczna krajo-

oooooooooooooooooooooooooooooooooooooo

wych osrodkéw pokrywa sie w tym obsza-
rze z danymi naukowymi oraz doswiad-
czeniami o§rodkow zagranicznych.

Jednoczesnie zwrdcono uwage, ze nie
kazdy dorosly pacjent bedzie kandydatem
kwalifikujgcym sie do terapii podskoér-
nej, a dodatkowo czes¢ chorych preferuje
klasyczne formy leczenia (profilakeyki) z
wykorzystaniem czynnikéw podawanych
droga dozylna. Dlatego, zaréwno dla kli-
nicystéw, jak i pacjentéw — kluczowa jest
personalizacja terapii i mozliwo$¢ wspdl-
nego wyboru metody zapobiegania krwa-
wieniom.

oooooooooooooooooooooooooooooooooooooo

Whniosek: Nowoczesne terapie redukujg liczbe krwawieni, poprawiajg jakosé
zycia pacjentéw i redukujg obcigzenie pacjentéw chorobg. Najwazniejszym celem
systemu powinno by¢ zapewnienie lekarzom i pacjentom dostepu do szerokiego
wachlarza opcji terapeutycznych oraz mozliwosci ich indywidualnego wyboru

(personalizacja terapii).

oooooooooooooooooooooooooooooooooooooo

oooooooooooooooooooooooooooooooooooooo




Perspektywa
pacjentow

W ocenie chorych na ciezkg hemofilie A
niepowiklana inhibitorem - choroba zna-
czaco obniza jakos¢ zycia. Standardowo
stosowana profilaktyka ograniczata ak-
tywnos$¢ chorych m.in. z powodu ryzyka
samoistnych wylewéw do stawéw. Ponad-
to negatywnie wplywala na zycie spotecz-
ne pacjentéw, a tym samym definiowata
zycie ich najblizszych.

Pacjenci, ktérzy skorzystali z nie-
czynnikowej terapii podskérnej pod-
kreslali jakosciowg zmiane, jaka na-
stapita w ich zZyciu. Zwrécili uwage na
fakt, ze od momentu rozpoczecia tera-
pii krwawienia samoistne do stawéw
praktycznie ustaly - to zmienito kom-
fort ich zycia oraz postrzeganie choro-
by. W dyskusji podkreslono, ze zmiana
leczenia miala istotny wplyw na aktyw-
no$¢ zawodowa dorostych pacjentéw,
ktorzy deklarowali wiekszg swobode w
wyborze zawodu oraz brak obaw zwig-
zanych z podejmowanymi wyzwaniami

oooooooooooooooooooooooooooooooooooooo

zwigzanymi m.in. z rozwojem w danej
dziedzinie.

W trakcie spotkania glos zabrala réw-
niez mama pacjenta z ciezka hemofilig A
niepowiklang inhibitorem, ktéry pod ko-
niec ubieglego roku ze wzgledu na osig-
gniecie pelnoletnosci stracit mozliwos¢
stosowania terapii podskérnej i przeszed?
z programu lekowego B.15, z ktérego ko-
rzystaja dzieci, do ,Narodowego Programu
Leczenia Chorych na Hemofilig i Pokrewne
Skazy Krwotoczne na latach 2024-2028". W
efekcie konieczny byt powrét do leczenia
dozylnymi czynnikami krzepniecia. Nie-
stety powrdt do wezesniejszej formy terapii
znacznie obnizyl komfort zycia pacjenta,
zwiekszyt ryzyko kolejnych wylewéw do juz
zniszczonego stawu skokowego. W ocenie
bliskich pacjenta okres leczenia podskér-
nego byt dla nich ,zlotym czasen”, a utrata
tej mozliwosci wylacznie z powodu osig-
gniecia petnoletnosci jest dla nich bardzo
bolesna i niezrozumiata.

oooooooooooooooooooooooooooooooooooooo

Whniosek: poswiadczenia ossb leczonych terapig podskérng pokazuja, ze dostep
do niej istotnie poprawit komfort ich zycia i ograniczyt krwawienia. W przypadku
0s6b osiagajacych pelnoletnosé, konieczne jest zapewnienie cigglosci leczenia po
przejsciu z programu lekowego B.15 do , Narodowego Programu Leczenia Chorych
na Hemofilig i Pokrewne Skazy Krwotoczne na latach 2024-2028”.

oooooooooooooooooooooooooooooooooooooo

oooooooooooooooooooooooooooooooooooooo



Perspektywa

Instytucji

publicznych

System leczenia hemofilii w Polsce to na-
rzedzie, ktére w ocenie Magdaleny Kram-
skiej, zastepczyni Dyrektora Departamen-
tu Lecznictwa w Ministerstwie Zdrowia,
spetnia swoja role — zabezpiecza terapie
dla szerokiego grona pacjentéw, ma stabil-
ne finansowanie, gwarantuje pacjentom
stopniowa poprawe dostepnosci do tera-
pii, umozliwia centralng dystrybucje kon-
centratéw czynnikéw krzepniecia, a takze
pozytywnie stymuluje rozwdj wyspecja-
lizowanych osrodkéw leczenia w kazdym
wojewodztwie. Zaréwno Narodowy Pro-
gram Leczenia Hemofilii, jak i program
lekowy zabezpieczaja podstawowe potrze-
by pacjentéw, ale jednocze$nie wymagaja
ciagtego dostosowywania do nowych tera-
pii, zmieniajacej sie populacji pacjentéw
i postepu medycyny. Oba programy majg
zaréwno zalety, jak réwniez wady, ktérych
resort jest Swiadomy.

W katalogu zalet programu lekowego
wymienia sie m.in. precyzyjne kryteria
kwalifikacji pacjentéw, mozliwos¢ skrupu-
latnego monitorowania efektéw leczenia,
wiekszg przewidywalno$¢ wydatkéw dla
budzetu Narodowego Funduszu Zdrowia,
mozliwos$¢ negocjowania ceny zakupu le-
kéw oraz stabilniejszg $ciezke finansowa-
nia w ramach kwoty refundacji. Wsrdd
ograniczen zwigzanych z realizacjg pro-
gramu lekowego, przedstawicielka Mini-

sterstwa Zdrowia wskazala na sztywno$¢
zasad, wymogi raportowania w systemie
SMPT (wyzwanie biurokratyczne dla le-
karzy), ale réwniez wieksze trudnosci i
czasochtonnosé¢ procesu w przypadku ko-
niecznosci zmiany kryteriéw refundacyj-
nych oraz zaleznos¢ refundacji od proce-
séw legislacyjnych i decyzji producentéw
lekéw (podmiotéw odpowiedzialnych).

Wsrdd zalet Narodowego Programu
Leczenia Hemofilii i Pokrewnych Skaz
Krwotocznych znalazly sie m.in.: wieksza
elastycznos¢ decyzyjna zwigzana z przy-
znawaniem terapii, szerszy zakres dzia-
tania wykraczajacy poza dystrybucje pro-
duktéw leczniczych (w ramach programu
finansowane sg m.in. specjalistyczne za-
biegi ortopedyczne czy stomatologiczne),
a takze mozliwos¢ zastosowania nadzwy-
czajnego trybu zaopatrzenia pacjenta (na
podstawie indywidualnej zgody Ministra
Zdrowia). Wadami sg mniejsze mozliwo-
$ci negocjacyjne w odniesieniu do ceny
produktu (z uwagi na konieczno$¢ orga-
nizowania przetargdéw) oraz mniejsza do-
stepnos¢ do terapii.

Dodatkowa wartoscig NPLH jest to, ze
funkcjonuje on jako model opieki kom-
pleksowej koordynowanej i nadzorowanej
przez Instytut Hematologii i Transfuzjo-
logii. Dzieki finansowaniu programu poli-



tyki mozliwe bylo utworzenie 27 wyspecja-
lizowanych osrodkéw leczenia hemofilii
(sie¢ osrodkéw referencyjnych), a takze
stworzenie systemu szkolert dla personelu
medycznego (co roku korzysta z nich oko-
o 180 0sdb).

Celem ministerstwa jest obecnie znale-
zienie takiego modelu finansowania i or-
ganizacji opieki, w ktérym wykorzystana
zostalaby synergia obu mechanizméw. W
obecnym, dychotomicznym systemie jed-
nym z dylematéw resortu jest wyb6r prio-
rytetéw terapeutycznych, ktéry uwzgled-
niatby mozliwo$¢ personalizacji terapii.

Obecni na spotkaniu eksperci, dr Ka-
tarzyna Sejbuk-Rozbicka z Uczelni Lazar-
skiego- wspotautorka raportu: Hemofi-
lia. Stan obecny i kierunki rozwoju” oraz
dr Michat Seweryn z EconMed Europe-
wspotautor opracowania , Systemowa ana-
liza organizacji i funkcjonowania leczenia
pacjentéw z hemofilig wraz z implemen-
tacja’, zwrocili uwage na niewykorzystany
potencjal zwigzany z duzg ilosciag danych
gromadzonych przez instytucje publiczne
nadzorujgce realizacje programu lekowe-
go oraz Narodowy Program Leczenia Cho-
rych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwo-
toczne (NPLH). Dane te powinny staé sie
elementem analizy skutecznosci terapii w
oparciu o rzeczywiste dane kliniczne (Real

--------------------------------------

World Data). Jednoczesnie pacjenci z he-
mofilig zyjg coraz dtuzej, dlatego system
ochrony zdrowia powinien by¢ gotowy
do $wiadczenia im skoordynowanej opie-
ki wielospecjalistycznej uwzgledniajacej
réznorodne potrzeby zwigzane z m.in.
fizjoterapig, opieks pielegniarsky oraz
wsparciem psychologicznym. Niestety w
obecnych realiach pacjenci odczuwajg brak
interdyscyplinarnego modelu opieki nad
chorymi z hemofilig. Jednoczesnie nalezy
podkresli¢, ze w ostatnich latach widocz-
ne s3 dzialania decydentéw zmierzajace
do poprawy organizacji opieki i stopnio-
wego wdrazania bardziej kompleksowych
rozwigzan systemowych w tym obszarze
jakim bylo uruchomienie programu leko-
wego sprzed kilku lat.

Michal Seweryn podkreslit réwniez
wage danych zwigzanych z catkowitymi
kosztami hemofilii w Polsce — ktdre zgod-
nie z analizami przeprowadzonymi przez
EconMed Europe - znaczaco wykraczajg
poza finansowanie lekow i procedur me-
dycznych. Tylko w 2024 roku bezposrednie
koszty zwigzane z leczeniem hemofilii, a
pokrywane przez MZ i NFZ, wyniosly 521
mln zt, podczas gdy bezposrednie naktady
pacjentéw w ty samym czasie pochtone-
ly 10 mln zl, a spoteczne koszty hemofilii
oszacowano na 433 mln ztotych.

--------------------------------------

Whiosek: ministerstwo zdrowia postrzega obecny system leczenia hemofilii
jako stabilny i skuteczny. Jednoczes$nie widzi wyzwania jakim sg koniecznosé
pogodzenia rozszerzajacych sie dynamicznie mozliwosci terapeutycznych
z ograniczeniami finansowymi oraz stworzenie modelu opieki nad pacjentami,
taczacego elastycznosé, kontrole kosztow i szeroki dostep do innowacji.

--------------------------------------

--------------------------------------



Postulaty:

1. Polski system leczenia hemofilii osig-
gnal znaczacy postep organizacyjny
jednak dalszy rozwdj powinien kon-
centrowa¢ sie na kompleksowej opiece
nad dorostymi pacjentami, efektywnym
wykorzystaniu danych klinicznych do
zarzadzania systemem oraz strategicz-
nym przygotowaniu systemu ochrony
zdrowia na nadchodzgcg ere terapii in-
nowacyjnych i genowych.

. Koniecznym jest jak najszybsze zapew-
nienie szerszego dostepu populacji do-
rostych pacjentéw do juz zarejestrowa-
nych, nowoczesnych terapii w leczeniu
hemofilii - w tym do terapii podskor-
nych czy czynnikéw krzepniecia o dtu-
gim i ultradtugim czasie dzialania.

. Nadrzednym celem systemu opieki
nad pacjentami z hemofiliy powinno
by¢ zapewnienie lekarzom i pacjen-
tom nie tylko dostepu do szerokiego
wachlarza opcji terapeutycznych, ale
réwniez wprowadzenie modelu umoz-
liwiajacego wiekszy poziom persona-
lizacji terapii. Decyzje kliniczne po-
winny uwzglednia¢ zaré6wno jego stan
kliniczny, jak réwniez preferencje cho-

rego oraz styl zycia wspierajac tym sa-
mym optymalizacje efektéw terapeu-
tycznych ijakos¢ zycia.

. Konieczne jest zapewnienie ciggtosci

terapii pacjentom pediatrycznym wkra-
czajacym w dorostos¢ w szczegdlnosci
poprzez zagwarantowanie kontynuacji
dotychczasowego leczenia, realizowa-
nego w ramach programu lekowego B.15
po osiggnieciu 18. roku zycia.

. Dalsze wzmocnienie roli wyspecjali-

zowanych o$rodkéw leczenia hemofilii
oraz przygotowanie kompleksowego
wsparcia opieki wielodyscyplinarnej
nad dorostymi pacjentami, zapewnia-
jacego skoordynowane wsparcie na
wszystkich etapach terapii.

. Niezbedne jest wzmocnienie dialogu

pomiedzy kluczowymi interesariusza-
mi systemu — przedstawicielami Mini-
sterstwa Zdrowia — rada Narodowego
Programu Leczenia Chorych na Hemo-
filig i Pokrewne Skazy Krwotoczne, $ro-
dowiskiem klinicznym oraz organiza-
cjami pacjenckimi.






