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WSTEP

Hemofilia jest rzadka, przewlekta chorobg krwotoczng, ktéra wymaga statego monitorowania,
profilaktyki oraz kompleksowej, wyspecjalizowanej opieki medycznej. W Polsce pacjenci majg
zapewniony dostep do skutecznych terapii dzieki Narodowemu Programowi Leczenia Chorych na
Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne oraz Programowi Lekowemu B.15, a standard leczenia jest
utrzymywany na wysokim poziomie.

Pomimo postepoéw w terapii farmakologicznej system opieki nad pacjentami z hemofilia nadal
napotyka na szereg wyzwan organizacyjnych i strukturalnych. Do najwazniejszych z nich naleza:
niedobdr wykwalifikowanych hematologéw i pielegniarek, ograniczona mozliwos¢ dostaw lekéw
bezposrednio do domu, brak kompleksowej i skoordynowanej opieki w przypadku choréb
wspdtistniejgcych, utrudniony dostep do rehabilitacji oraz ograniczone mozliwosci korzystania
z innowacyjnych terapii. Te bariery wptywajg negatywnie na efektywnosc¢ opieki, pogarszajg komfort
zycia pacjentéw i zwiekszajg obcigzenie ich rodzin.

Hemofilia generuje réwniez istotne koszty ekonomiczne i spoteczne. Roczne koszty bezposrednie
ponoszone przez system (NFZ i MZ) wynoszg 521 min zt. Pacjenci i ich rodziny ponosza znaczace
obcigzenia finansowe — 10 mIn zt wydatkédw bezposrednich oraz 134 min zt kosztdw posrednich,
wynikajgcych z obnizonych przychodéw gospodarstw domowych. tacznie daje to ponad 140 min zt
rocznie ponoszonych bezposrednio przez chorych i ich bliskich. Analiza struktury catkowitych kosztéw
pokazuje, ze wydatki posrednie (433 mln zt) stanowig znaczacg czesc catosci obcigzen i choc sg nizsze
od kosztéw bezposrednich, pozostajg na zblizonym poziomie, co dowodzi, ze hemofilia wywiera szeroki
i wielowymiarowy wptyw nie tylko na system ochrony zdrowia, lecz takze na gospodarke i zycie
spoteczne. W odpowiedzi na te wyzwania konieczne jest wprowadzenie nowoczesnego,
kompleksowego modelu opieki, opartego na czterech filarach: indywidualizacji terapii dostosowanej
do potrzeb pacjenta, rozwoju sieci skoordynowanych osrodkéw referencyjnych, zapewnieniu dostaw
lekéw do domu oraz cyfryzacji opieki i edukacji pacjentéw. Model ten powinien by¢ uzupetniony
rehabilitacjg, wsparciem psychologicznym i spotecznym oraz aktywizacjg zawodowag chorych.

Tylko takie interdyscyplinarne podejscie — tgczgce nowoczesng, skuteczng terapie farmakologiczng
z kompleksowg opieka, edukacjg i wsparciem psychospotecznym — pozwoli nie tylko poprawi¢ wyniki
kliniczne, ale takze zoptymalizowad koszty systemowe i znaczgco podnies¢ jakos¢ zycia oséb z hemofilig
w Polsce. Dobrym leczeniem nie jest wiec jedynie podawanie lekdéw, lecz catosciowa opieka
skoncentrowana na pacjencie i jego codziennych potrzebach.
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‘ WYZWANIA W OPIECE PACJENTOW Z HEMOFILIA

Hemofilia to wrodzona choroba krwi, w ktérej dochodzi do niedoboru jednego z czynnikéw
odpowiedzialnych za krzepniecie (najczesciej czynnika VIII — hemofilia A, lub IX—hemofilia B). W efekcie
pacjenci sg narazeni na przedfuzajace sie, trudne do opanowania krwawienia — zaréwno zewnetrzne,
jak i wewnetrzne (np. do stawdw), ktére moga prowadzi¢ do powiktan ortopedycznych, przewlektego
bdlu i niepetnosprawnosci. Choroba ta dotyczy gtéwnie meziczyzn, poniewaz jest dziedziczona
W sposoOb sprzezony z chromosomem X. Kobiety sg zazwyczaj nosicielkami, ale cze$é z nich réwniez
moze doswiadczaé objawdw klinicznych — od tagodnych po petnoobjawowa hemofilie [1]. W Polsce,
podobnie jak w innych krajach, opieka nad osobami z hemofilia napotyka szereg wyzwan, zaréwno
w obszarze diagnostyki i dostepu do nowoczesnych terapii, jak i organizacji kompleksowego,
skoordynowanego leczenia.

‘ Epidemiologia hemofilii w Polsce

Na swiecie na hemofilie cierpi ok. 836 tys. osob, z czego wiekszos¢ (80%) ma typ A

pacjentow, w tym 2 925 z typem A w Polsce ma postac choroby powiktana
i499 z typem B inhibitorami

=

4 ) ’\3 W Polsce z chorobg zyje 3 424 Szacuje sie, Zze ok. 100-110 pacjentéw
‘\l.

Dzieki Narodowemu Programowi Leczenia oraz lepszej diagnostyce, oczekiwany W
jest wzrost liczby rozpoznanych przypadkéw /\/

Rysunek 1. Podsumowanie: Epidemiologia hemofilii w Polsce

Hemofilia, mimo ze jest chorobg rzadka, stanowi istotne wyzwanie zdrowotne. Szacowana liczba
pacjentéw na catym swiecie wynosi 836 000, z czego okoto 284 000 to osoby z ciezkg postacig choroby
[2]. Przyjmuije sie, ze az czterech na pieciu chorych charakteryzuje sie brakiem czynnika krzepniecia VIII
(typ A), reszta nalezy do typu B. Typ C jest zjawiskiem marginalnym (Rysunek 2) [3,4].
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| typ A: 80-85% | typB:15-20% |

Rysunek 2. Zdecydowana wiekszos¢ chorych reprezentuje hemofilie typu A

Wedtug najnowszego raportu World Federation of Hemophilia, w Polsce zyje aktualnie prawie 3,5 tys.
pacjentéw z niedoborami FVIII oraz FIX [2]. Bazujac na globalnych wyliczeniach dotyczacych odsetka
chorych z postacig powiktang inhibitorami mozna oszacowaé, ze w populacji polskich pacjentéw zyje
okoto 100-110 chorych, ktérych uktad odpornosciowy wytwarza przeciwciata neutralizujgce dziatanie
podawanych czynnikéw krzepniecia.

W Polsce, wg danych za 2023 rok, z hemofilig zyjg 3 424 osoby, z czego:

® 2925 reprezentuje typ A, w tym szacunkowo 102 osoby (ok. 3,5%) ma posta¢ choroby
powiktang inhibitorem;
® 499 0s6b posiada hemofilie typu B, w tym szacunkowo 4-5 oséb (ok. 0,9%) ma inhibitor [2].

Prognozowana epidemiologia

Dzieki wdrozeniu Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie oraz Programu Lekowego
B.15, a tym samym poprawg dostepnosci do diagnostyki i leczenia, przewiduje sie wzrost liczby
zdiagnozowanych przypadkéw. Wzrost ten bedzie wynika¢ z lepszej identyfikacji nosicieli oraz

wczesniejszego wykrywania choroby u dzieci.
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Opieka nad chorymi z hemofiliag w Polsce

Wyzwania w zakresie opieki nad pacjentami z hemofiliag w Polsce

+ Opinie pacjentow

(Se B

Dtugi czas oczekiwania na wizyte u hematologa

* Brak swiadomosci wsrod pacjentow na temat mozliwosci skorzystania z fizjoterapii lub porad
psychologa
* Utrudniony dostep do specjalistow

Rysunek 3. Podsumowanie: Opieka pacjentow z hemofilig

Opieka nad pacjentami z hemofilig opiera sie na dwdch réwnolegtych filarach: profilaktyce krwawien
oraz interwencyjnym leczeniu epizodéw krwotocznych. Profilaktyka polega na regularnym podawaniu
brakujacego czynnika krzepniecia w dawkach pozwalajacych utrzymaé hemostaze na bezpiecznym
poziomie (okoto 1-3% aktywnosci czynnika). Praktyka ta w duzej mierze chroni pacjenta przed
niepozadanymi krwawieniami do stawdéw, miesni czy narzagdéw wewnetrznych. W przypadku jednak
ich wystgpienia, chory wymaga szybkiego podniesienia poziomu czynnika krzepniecia, adekwatnie do
miejsca i ciezkosci krwotoku: we wczesnych wylewach do stawdw i miesni nalezy utrzymac aktywnos¢
czynnika na poziomie 20-40% normy, natomiast w krwawieniach srédczaszkowych czy w obrebie drég
oddechowych nalezy podnies¢ aktywnos¢ czynnika nawet do 100% normy [5]. W tagodniejszych
przypadkach wystarczy zastosowac leki pomocnicze, takie jak desmopresyna uwalniajagca endogenny
czynnik krzepniecia czy kwas traneksamowy stabilizujgcy powstajgce skrzepy. Chorzy z niedoborem
FVIII majg dodatkowo do dyspozycji innowacyjny lek biologiczny, nasladujacy funkcje brakujacego
czynnika, emicizumab. W Polsce terapia ta jest refundowana od 2020 roku w ramach Narodowego
Programu Leczenia Hemofilii, jednak wytgcznie w populacji pacjentéw (dzieci i dorostych) powiktanych
inhibitorem. U dzieci niepowiktanych inhibitorem emicizumab dostepny jest jedynie w ramach
Programu Lekowego B.15 i obejmuje bardzo ograniczong grupe pacjentéw. Obecnie lek ten nie jest
refundowany dla dorostych pacjentéw niepowiktanych inhibitorem. W przypadku chorych, u ktérych
doszto do rozwoju inhibitoréw, czyli tych, u ktérych uktad odpornosciowy wytworzyt przeciwciata
przeciwko podawanemu czynnikowi koagulacyjnemu, klasyczne leczenie zastepujg tzw. czynniki
ominiecia szlaku krzepniecia (bypassing agents). Pozwalajg one "oming¢" zablokowany fragment
kaskady krzepniecia i wytworzy¢ skrzep inng droga (Rysunek 4).
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Profilaktyka w hemofilii

HEMOFILIAtypuA ) 2 L {HEMOFILIA typu B

Pacjenci regularnie otrzymuja leki, aby utrzyma¢ w swoim organizmie
hemostaze. W zaleznosci od typu hemofilii s3 to odpowiednio:

. _— =) czynnik krzepniecia IX
mmp czynnik krzepnigcia Vil (FIX lub rFIX)

(FVIII lub rFVIII)
Postac powiktana

=) emicizumab
W sytuacji, gdy organizm pacjenta zaczyna produkowac przeciwciata (inhibitory)
przeciwko podawanemu czynnikowi krzepnigcia, konieczne jest zastosowanie
tzw. bypassing agents. W zaleznosci od typu hemofilii sg to odpowiednio:

® emicizumab @® rekombinowany aktywowany

S5 : czynnik VIl (rFVilla)
rzadziej bypassing agents: aPCC

e lub rFVlilla

Leczenie epizodow krwawien

Gdy dojdzie do krwawienia, pacjent jak najszybciej musi uzupetni¢ niedobory
w uktadzie krzepniecia, przyjmujac adekwatny do typu swojej choroby lek:

mmp czynnik krzepnigcia VIl s czynnik krzepnigcia IX
(FVIII lub rFVIN) (FIX tub rFIX)

® Dbypassing agents: aPCC lubrFVilla, ¢ bypassing agent: wytacznie rFVilla
dobrane w zaleznosci od leku, jaki

jest stosowany przez pacjenta
w profilaktyce WSPOMAGAJACO: kwas
traneksamowy jako stabilizator

WSPOMAGAJACO: des
A mopresyna skrzepu

stymulujgca wydzielanie endogennego
FVIIl oraz kwas traneksamowy

Oprécz szybkiej interwencji majacej zatrzymac krwawienie, warto zastosowac
obtozenie lodem i unieruchomienie zajetego stawu, a takze podac¢ pacjentowi
srodki przeciwbélowe (z wytgczeniem NLPZ, gdyz te wzmagaja krwawienia).

aPCC - koncentrat aktywowanych czynnikéw zespotu protrombiny; NLPZ - niesteroidowe leki przeciwzapalne; rFVIII - rekombinowany czynnik
VIII; rFIX - rekombinowany czynnik IX.

Rysunek 4. Schemat leczenia hemofilii.

Wspotczesne leczenie hemofilii opiera sie wiec na indywidualnie dobranych schematach
terapeutycznych, dostosowanych do typu choroby, wieku pacjenta, obecnosci inhibitoréw oraz
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dostepnosci lekdw. Skutecznos¢ takiego leczenia zalezy nie tylko od wtasciwego doboru preparatéw
i dawek, ale réwniez od sprawnej organizacji opieki zdrowotne;.

Personel medyczny

Lekarze hematolodzy

Pacjenci z hemofilia wymagajg statej, wysoko specjalistycznej opieki hematologicznej, obejmujacej
regularne monitorowanie poziomoéw czynnikdw krzepniecia oraz indywidualne dostosowywanie
terapii do zmieniajacych sie potrzeb klinicznych. W Polsce dostep do takiej opieki jest jednak istotnie
ograniczony, gtdwnie z powodu niedoboru wykwalifikowanych specjalistow hematologii. Rosngca
liczba pacjentdw oraz nieréwnomierna dostepnos¢ kadr medycznych powodujg znaczne obcigzenie
istniejgcych osrodkéw, co negatywnie wptywa zaréwno na jakos$¢ leczenia, jak i terminowos¢ wizyt.
Braki kadrowe przyczyniajg sie rowniez do opdznien w diagnostyce oraz we wdrazaniu odpowiednich
terapii, co w przypadku chordéb rzadkich, takich jak hemofilia, moze prowadzi¢ do pogorszenia
rokowan. Szczegodlnie trudna sytuacja wystepuje w niektérych regionach kraju, m.in. w wojewdédztwie
warminsko-mazurskim i zachodniopomorskim, gdzie brakuje wyspecjalizowanych os$rodkéw
zajmujgcych sie leczeniem dorostych pacjentéw z hemofilig. Utrudniony jest takze dostep do Swiadczen
medycznych niezwigzanych bezposrednio z chorobg podstawowg — przyktadem moze by¢ przypadek
pacjentki z wojewddztwa zachodniopomorskiego, ktérej odmdwiono przeprowadzenia operacji ze
wzgledu na wspétistniejgcg hemofilie [13].

Na poczatku 2024 roku w Polsce dostepnych byto 377 miejsc rezydenckich w zakresie hematologii,
z czego 283 zostaty obsadzone. Natomiast, w 2019 roku liczba ta wynosita jedynie 155, co potwierdza
wyrazny wzrost zainteresowania specjalizacjg i stanowi pozytywny sygnat dla przysztosci kadry
hematologicznej. Obecnie w kraju dziata tacznie 49 osrodkéw hematologicznych, w tym 17 klinik
i 32 oddziaty szpitalne. [14] Nalezy przy tym zaznaczy¢, ze leczenie chorych na hemofilie realizowane
jest w ramach scisle okreslonej sieci 28 wyspecjalizowanych jednostek wskazanych w Narodowym
Programie Leczenia Hemofilii, a takze 15 z nich leczy pacjentéw w ramach PL B.15 (rozdz. Realizacja
NPLH w poszczegdlnych wojewddztwach).

Liczba aktywnych zawodowo hematologéw w Polsce jest szacowana na 627 (stan na 01.03.2025), co
odpowiada wskaznikowi 1,67 specjalisty na 100 tys. mieszkaricéow [15, 16]. Mimo stopniowej poprawy
w zakresie ksztatcenia i zatrudnienia specjalistow, sytuacja nadal odbiega od poziomu uznawanego za
optymalny. Jak wskazuje prof. Ewa Lech-Maranda, Konsultant Krajowy w dziedzinie hematologii,
rekomendowany poziom to 2-3 hematologéw na 100 tys. mieszkanicow [14]. Przyjmujgc wartosc
referencyjng na poziomie 2,5 specjalisty na 100 tys. mieszkancow, w Polsce brakuje obecnie okoto
314 hematologdw, co wskazuje na istotng luke kadrowg w zakresie opieki hematologicznej.



Systemowa analiza organizaciji i funkcjonowania leczenia pacjentdw z hemofilig wraz z implementacijq

Obecna sytuacja dotyczaca lekarzy hematologéw w Polsce
% S0 e e e S @ % 377 miejsc na specjalizacje z hematologii
w postepowaniu kwalifikacyjnym na poczatku 2024 roku
[o )] o -
314 brakujacych hematologéw &@ QI th'[m\\ 283 opsadzp.ne miejsca z hematologii
w postepowaniu kwalifikacyjnym na poczatku 2024 roku

Rysunek 5. Dane dotyczace lekarzy hematologéw w Polsce

Pielegniarki

Pielegniarki odgrywaja niezwykle wazng role w opiece nad pacjentami z hemofilia, zaréwno
w szpitalach, jak i w srodowisku domowym. Pacjenci z hemofilig czesto wymagajg regularnych infuzji
czynnikoéw krzepniecia, a pielegniarki muszg by¢ odpowiednio przeszkolone, aby prawidtowo podac
lek, monitorowac reakcje pacjenta oraz reagowaé na ewentualne komplikacje. Niestety, takze
w przypadku pielegniarek, wystepujg niedobory. Wiele placéwek boryka sie z brakiem personelu
pielegniarskiego, co prowadzi do przecigzenia istniejgcych pracownikow i spadku jakosci opieki.
Pielegniarki czesto muszg radzic sobie z wieloma obowigzkami, co moze wptynac na jakosé i czas opieki
nad pacjentem.

Wedtug najnowszych dostepnych danych z Centralnego Rejestru Pielegniarek i Potoznych (stan na
grudzien 2024 r.), w Polsce zarejestrowanych byto 326 010 pielegniarek oraz 43 173 potoznych.
Jednakze jedynie okoto 74% pielegniarek i 71% potoznych aktywnie pracuje w zawodzie [17].
Dodatkowo nalezy zaznaczy¢, ze ponad potowa pielegniarek i potoznych ma ponad 50 lat. Prognozy
wskazuja, ze do 2030 roku az 65% obecnie zatrudnionych pielegniarek i 60% potoznych bedzie w wieku
uprawniajacym do swiadczer emerytalnych [18].

Zmiany systemowe w opiece chorych z hemofilia w Polsce

W ostatnich latach opieka nad osobami z hemofilia w Polsce przeszta szereg istotnych zmian
systemowych, obejmujgcych zaréwno organizacje swiadczen zdrowotnych, dostep do nowoczesnych
terapii, jak i rozwdj narzedzi cyfrowych wspierajagcych leczenie. Jednym z najwazniejszych osiggniec
jest przejscie z modelu interwencyjnego (reakcja na krwawienia) na model profilaktyczny
(zapobieganie krwawieniom). Profilaktyczne podawanie czynnikéw krzepniecia stato sie standardem
leczenia dzieci i mtodziezy, a coraz czesciej obejmuje takze dorostych pacjentow.

Obecnie filarami systemowej opieki nad pacjentami z hemofilig s3 dwa gtéwne mechanizmy wsparcia:
Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Skazy Krwotoczne oraz program lekowy B.15
Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A | B (ICD-10: D66, D67).

Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Skazy Krwotoczne

Program ten funkcjonuje nieprzerwanie od 2005 roku i jest regularnie aktualizowany. Obecna piata
edycja (2024-2028) zapewnia pacjentom dostep do lekéw czynnikowych i nieczynnikowych (np.
przeciwciat monoklonalnych) stosowanych w leczeniu zaréwno profilaktycznym, jak i interwencyjnym.
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Mimo to dostep do innowacyjnych terapii pozostaje istotnie ograniczony, obejmujgc w praktyce
gtéwnie chorych na hemofilie A z inhibitorem. W przypadku dorostych pacjentéw bez inhibitora nadal
powszechnie stosuje sie osoczopochodne preparaty czynnika VI, mimo ze na rynku dostepne sg
zarejestrowane terapie o przedtuzonym dziataniu oraz leki o odmiennym mechanizmie, takie jak
emicizumab czy marstacimab. W tej grupie chorych w ostatnich latach nie wprowadzono zadnej nowej
refundowanej opcji terapeutycznej, co istotnie ogranicza mozliwosci optymalizacji leczenia zgodnie
z aktualng wiedzg medyczng i miedzynarodowymi standardami.

Jednym z kluczowych elementéw tej edycji jest wdrazanie ogélnopolskiego systemu informatycznego
e-Hemofilia, ktéry ma na celu:

e poprawe koordynacji opieki,
e zwiekszenie bezpieczenstwa leczenia,
® zapewnienie lekarzom dostepu do danych medycznych w czasie rzeczywistym.

System pozwoli na biezgce sledzenie historii terapii, przestrzegania zalecen, analize skutecznosci
leczenia i integracje z innymi systemami e-zdrowia (takimi jak e-Krew czy e-Transplant).

Zakres terapii stale sie poszerza — od 2020 roku dostepny jest emicizumab, podawany podskérnie
wedtug jednego z kilku schematow: raz w tygodniu (1,5 mg/kg), co dwa tygodnie (3 mg/kg) lub co
cztery tygodnie (6 mg/kg), pacjentom z inhibitorem czynnika VIII. W najblizszych miesigcach
o refundacje w Polsce ubiega¢ sie beda producenci kolejnych terapii podskérnych: concizumabu
i marstacimabu [19].

Siec¢ opieki obejmuje 28 wyspecjalizowanych osrodkéw wspdtpracujacych z regionalnymi centrami
krwiodawstwa i Narodowym Centrum Krwi. Réwnolegle rozwijane sg kompetencje personelu
medycznego — tylko w 2024 roku przeszkolono blisko 200 hematologéw [20].

Program lekowy PL B.15 ,, Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B”

Program lekowy B.15 skierowany jest do dzieci z ciezkg postacig hemofilii A i B objetych profilaktyka.
Zapewnia on refundowany dostep do koncentratdw czynnikdw krzepniecia — gtéwnie
rekombinowanych, cho¢ ich dostepnosé byta dotad ograniczona. Pacjenci z hemofilia A leczeni s3
nastepujacymi substancjami: czynnik VIII osoczopochodny (Beriate, Immunate, Octanate),
rekombinowany czynnik VIII (moroktokog alfa, oktokog alfa), rekombinowany czynnik VIl
o przedtuzonym dziataniu (eftrenonakog alfa, rurioktokog alfa pegol) oraz od lipca 2024 roku
emicizumab podskdrny. Pacjenci z hemofilia B majg dostep do czynnika IX osoczopochodnego
(Immunine, Octanine), rekombinowanego czynnika IX (nonakog alfa) oraz rekombinowanego czynnika
IX o przedtuzonym dziataniu (efmoroctokog alfa).

W latach 2016-2025 program przeszedt istotne zmiany, obejmujgce stopniowe rozszerzanie listy
dostepnych preparatéw o przedtuzonym czasie dziataniu oraz form podskdérnych:

® 2016-2019 — program leczenia hemofilii opierat sie gtdwnie na klasycznych koncentratach
czynnikow VIIli IX, z ograniczonym dostepem do preparatéw rekombinowanych (w 2016 roku
dostepnych byto 5 preparatéw, w tym dwa o przedtuzonym czasie dziatania),

® 2023 —do programu wiaczono kolejny rekombinowany czynnik VIl o przedtuzonym dziataniu:
rurioktokog alfa pegol,
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e lipiec 2024 — w odpowiedzi na postulaty organizacji pacjenckich (m.in. Fundacji Sanguis),
umozliwiono selektywne stosowanie terapii podskdrnych, takich jak emicizumab, u dzieci
spetniajgcych Scisle okreslone kryteria medyczne. Wprowadzenie tej zmiany pozwolito na
prowadzenie leczenia w warunkach domowych, istotnie zwiekszajac wygode i bezpieczenstwo
terapii.

e lipiec 2025 — zakorniczono refundacje czynnika IX o przedtuzonym dziataniu: albutrepenonakog
alfa.

® pazdziernik 2025 — do programu wtgczono czynnik krzepniecia VIII o ultra przedtuzonym
dziataniu: efanesoctocog alfa oraz rozszerzono wskazanie dla emicizumabu na petng populacje
pediatryczng z ciezkg hemofilig A niepowiktang inhibitorem oraz o pacjentéw z umiarkowana
postacia hemofilii A niepowiktanej inhibitorem z ciezkim fenotypem krwotocznym po
spetnieniu kryterium dotyczacego liczby krwawien w roku.

Refundacja nowoczesnych lekow: czynniki dtugodziatajgce i podskdrne

Eftrenonakog alfa (VIII) + Rurioktokog alfa pegol - Albutrepenonakog alfa (IX)

Efmoroktokog alfa (IX) 2021 (vim ik +Efanesoctocog alfa

+ Albutrepenonakog 2023 +Emicizumab
alfa (IX) - Lonoctokog alfa (VIII)

+ refundacja , - zakoriczenie refundacji

Rysunek 6. Zmiany w programie lekowym zwigzane z refundacjg czynnikow krzepniecia o przedtuzonym czasie
pottrwania oraz substancji podawanych podskérnie w latach 2016-2025

Rodzice i pacjenci stosujacych emicizumab, podkreslajg znaczgcy poprawe jakosci zycia — podskdérne
podanie leku raz na dwa tygodnie zajmuje zaledwie kilka sekund, co umozliwia dzieciom prowadzenie
aktywnego, codziennego zycia bez ograniczen. Dotychczas z tej formy terapii skorzystato okoto
70 dzieci, co przez sSrodowisko pacjenckie okreslane jest jako prawdziwy ,przewrét o 180 stopni”
w opiece profilaktycznej [21].

Program B.15 petni kluczowag role w zapobieganiu krwawieniom u dzieci. Aby jednak w petni
wykorzysta¢ jego potencjat, konieczne sa:

® szersze wdrozenie terapii podskérnych i czynnikéw o wydtuzonym dziataniu,

® uproszczenie i maksymalne skrécenie procesu kwalifikacji do leczenia,

® objecie terapig wszystkich pacjentdw spetniajgcych kryteria okreslone w Charakterystyce
Produktu Leczniczego,

® systematyczne monitorowanie efektéw klinicznych i jakosci zycia pacjentow.
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Podsumowanie

Systemowa opieka nad chorymi na hemofilie w Polsce dynamicznie zmierza w kierunku nowoczesnego,
skoordynowanego modelu leczenia, odpowiadajgcego europejskim standardom. Kluczowe filary tej
zmiany to:

stabilne finansowanie w ramach Narodowego Programu,
rozwoj cyfrowej infrastruktury (e-Hemofilia),
interdyscyplinarna, kompleksowa opieka medyczna,

wzmochienie profilaktyki i ograniczenie liczby powiktan.

Nalezy jednak zaznaczy¢, ze dostep do innowacyjnych terapii pozostaje wcigz istotnie ograniczony —
szczegodlnie w przypadku populacji dorostych pacjentdw oraz czesci dzieci, co stanowi istotng bariere
dla osiggniecia petnej skutecznosci systemu leczenia.

Dalsze dziatania powinny koncentrowac sie na:

e zapewnieniu réwnych szans w dostepie do nowoczesnych terapii, zardwno dorostych jak
i pediatrycznych,

® przyspieszeniu wdrazania rozwigzan cyfrowych,

® utrzymaniu wysokiego poziomu kompetencji zespotéw terapeutycznych.

Opinie pacjentéw dotyczace leczenia hemofilii w Polsce

Pomimo istotnego postepu w zakresie dostepnosci terapii dla oséb z hemofiliag w Polsce, system opieki
zdrowotnej nadal wymaga znaczacych usprawnien organizacyjnych. Potwierdzajg to wyniki
ogolnopolskiego badania ankietowego PROBE (Patient-Reported Outcomes, Burdens and Experiences),
przeprowadzonego w pierwszej potowie 2021 roku przez Polskie Stowarzyszenie Chorych na Hemofilie
we wspotpracy z European Haemophilia Consortium oraz Canadian Hemophilia Society. W badaniu
udziat wzieto 284 pacjentow z hemofilig [10].

Regularny kontakt z hematologiem stanowi kluczowy element skutecznego leczenia. Tymczasem
sredni deklarowany czas oczekiwania na wizyte kontrolng wynosit 1,7 miesigca, przy czym
wystepowaty znaczne rdznice regionalne. W czesci osSrodkéw dostep do lekarza mozliwy byt niemal
natychmiast, natomiast w skrajnych przypadkach czas oczekiwania przekraczat 2,5 roku. Tego rodzaju
opo6znienia w szczegdlny sposdb dotykajg mtodych dorostych, ktérzy po osiggnieciu petnoletnosci sg
zmuszeni do zmiany osrodka leczenia, co czesto prowadzi do przerwania ciggtosci terapii. Problemy
w dostepie do opieki dotyczg takie kobiet bedacych nosicielkami mutacji genetycznych
odpowiedzialnych za hemofilie, ktére nierzadko nie otrzymuja na czas odpowiedniej diagnozy ani
wiasciwego leczenia.

Kolejnym istotnym ograniczeniem systemowym jest brak zapewnionego catodobowego dostepu do
pomocy w sytuacjach nagtych. Jedynie 67% respondentéw potwierdzito mozliwos¢ kontaktu
z osrodkiem leczenia hemofilii poza standardowymi godzinami pracy, podczas gdy 33% pacjentow
napotykato trudnosci w uzyskaniu takiej pomocy. Co wiecej, 40% badanych wskazato na problemy
z dostepem do wysoko wyspecjalizowanych osrodkéw referencyjnych, co w sytuacjach zaostrzenia
objawdéw moze prowadzi¢ do powaznych konsekwencji zdrowotnych.



Systemowa analiza organizaciji i funkcjonowania leczenia pacjentdw z hemofilig wraz z implementacijq

Wyzwaniem pozostaje réwniez ograniczony dostep do dostaw lekéw bezposrednio do miejsca
zamieszkania. Jedynie 41% respondentéw zadeklarowato, ze otrzymuje czynniki krzepniecia w formie
dostawy domowej. Dla 0sdb cierpigcych na zaawansowang artropatie, ktéra ogranicza ich mobilnosg,
koniecznosé osobistego odbioru lekdw w osrodku leczenia lub stacji krwiodawstwa stanowi powazne
obcigzenie fizyczne i organizacyjne. Taki model dystrybucji niejednokrotnie prowadzi do opdznien
w przyjmowaniu lekéw, co obniza skutecznos¢ terapii i zwieksza ryzyko powiktan.

Badanie PROBE objeto réwniez ocene dostepnosci innych form opieki specjalistycznej. Mozliwos$¢
kontaktu z pielegniarka w osrodkach lokalnych zadeklarowato 71% respondentéw, a w osrodkach
referencyjnych — 79%. Znacznie gorsza sytuacja dotyczyta rehabilitacji — jedynie 17% pacjentow
korzystato z fizjoterapii w osrodkach lokalnych, a 28% w placéwkach o wyzszym stopniu
referencyjnosci. Az 46% ankietowanych nie potrafito okresli¢, czy taka forma wsparcia jest w ogéle dla
nich dostepna. Tymczasem, jak podkresla prezes Polskiego Stowarzyszenia Chorych na Hemofilie
Bogdan Gajewski, rehabilitacja odgrywa kluczowg role w procesie leczenia. W przypadku wielu
dorostych pacjentéow wystepuje zaawansowana artropatia, prowadzgca do sztywnosSci stawodw,
zanikdw miesni oraz przewlektego bdlu. Tylko regularna, indywidualnie dobrana terapia ruchowa
prowadzona przez doswiadczonego fizjoterapeute moze przynie$¢ zauwazalng poprawe
funkcjonowania i jakosci zycia.

Ograniczony dostep do innych specjalistow réwniez zostat wyraznie zidentyfikowany jako bariera
systemowa. Brak mozliwosci skorzystania z chirurgii ortopedycznej zadeklarowato 22% respondentéw,
przy czym w niektérych regionach problem ten dotyczyt az 50% pacjentéow. Tylko 20% kobiet
z zaburzeniami krzepniecia lub matek dzieci z hemofilig miato mozliwos¢ konsultacji z ginekologiem lub
potoznikiem wspodtpracujgcym z osrodkiem leczenia. Zaledwie 10% uczestnikdw badania deklarowato
dostep do poradni genetycznej, 14% — do pomocy psychologicznej, a jedynie 5% — do wsparcia
pracownika socjalnego. Co istotne, ponad potowa badanych nie byta Swiadoma mozliwosci uzyskania
pomocy psychologa (51%) lub pracownika socjalnego (55%).
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Wyniki badan dotyczace opieki nad pacjentami z hemofilig

DtUGI CZAS OCZEKIWANIA NA WIZYTE

1,7 miesigca to sredni czas oczekiwania na wizyte u hematologa, w skrajnych przypadkach — 2,5 roku

33% pacjentéw miato trudnosci w uzyskaniu pomocy z osrodkiem poza standardowymi godzinami pracy

40% badanych wskazato na problemy z dostepem do wysoko wyspecjalizowanych osrodkéw referencyjnych
[#BE DOSTAWY DO DOMU

41% chorych miato dostawy lekéw do domu

& TRUDNOSCI Z DOSTEPEM DO SPECJALISTOW

* 17% pacjentéw korzystato z fizjoterapii w osrodkach lokalnych, 28% w placéwkach o wyzszym stopniu
referencyjnosci

* Az 46% ankietowanych nie potrafito okresli¢, czy forma wsparcia w postaci fizjoterapii jest w ogdle dla nich
dostepna

* 20% kobiet z zaburzeniami krzepniecia lub matek dzieci z hemofilig miato mozliwosc konsultacji z ginekologiem
lub potoznikiem wspétpracujgcym z osrodkiem leczenia hemofilii

* 22% respondentow zdeklarowato brak mozliwosci skorzystaniaz chirurgii ortopedycznej

* Ponad potowa badanych nie byta Swiadoma mozliwosci uzyskania pomocy psychologa (51%) lub pracownika
socjalnego (55%)

Rysunek 7. Wyniki badania ankietowego PROBE przeprowadzonego przez Polskie Stowarzyszenie Chorych na
Hemofilie [10]

Jakos¢ zycia pacjentow z hemofilig

Hemofilia znaczaco wptywa na jakosc zycia pacjentow i ich opiekunow

I Choroba ogranicza aktywnosc fizyczng,
spoteczna i zawodowg chorych, a u 95%

z nich powoduje przewlekty bol i dyskomfort,

ktore utrudniajg codzienne funkcjonowanie

Pacjenci przedwczesnie wycofujg sie
z rynku pracy — nawet 10x czesciej,
niz ich zdrowi odpowiednicy

Ograniczenia edukacyjne u dzieci t
i miodziezy z hemofilia moga wplywac na
ich przyszte mozliwosci zawodowe i spoteczne

% Niska aktywnosc zawodowa przektada

sie na czeste problemy finansowe

Hemofilia u partnera lub dziecka czesto zmusza kobiety w jego rodzinie do rezygnacji
z pracy i podporzadkowania catego zycia rytmowi leczenia i codziennych ograniczen
wynikajacych z choroby

odzyska¢ wieksza samodzielnoSs¢ i poprawi¢ komfort zycia, co

} } Wprowadzenie terapii podskérnych pozwolito czeéci pacjentéow
jednoczesnie moze zmniejszac takze obcigzenie ich rodzin

Rysunek 8. Podsumowanie: Jakos$¢ zycia pacjentow z hemofilig
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Hemofilia istotnie wptywa na jakos¢ zycia pacjentéw, zaréwno w wymiarze fizycznym, jak
i psychospotecznym. Pacjenci muszg dostosowywac swoje codzienne aktywnosci do swojego stanu
zdrowia, unikajac sytuacji zwiekszajacych ryzyko urazéw. Koniecznos¢ ta znacznie ogranicza ich
uczestnictwo w zyciu spotecznym, edukacyjnym czy zawodowym [22]. Az 95% osdb chorych na
hemofilie doswiadcza silnego bdlu i przewlektego dyskomfortu, ktére w istotny sposdb ograniczajg ich
codzienne funkcjonowanie. Dolegliwosci te czesto utrudniajag wykonywanie podstawowych czynnosci
zyciowych, takich jak poruszanie sie, praca zawodowa czy aktywnos¢ spoteczna, wptywajac negatywnie
na jakosc¢ zycia pacjentéw oraz ich niezaleznos¢ (Rysunek 9).

Gtowne ograniczenia hemofilikow

Problemy z samoopieka 32%

Utrudnienia w codziennych aktywnosciach [:[:}73

Poczucie leku i depresji, umiarkowane lub silne 61%

Ograniczenie mobilnosci 78%

Bél i dyskomfort, umiarkowane lub silne 95%

Rysunek 9. Gtéwne ograniczenia hemofilikow [22]

Ograniczenia w poruszaniu sie sg jednym z najdotkliwszych skutkow przewlektych powiktan stawowych
u pacjentéw z hemofilig. Z danych uzyskanych w badaniu Open Pharma House wynika, ze az 62%
dorostych pacjentéw z ciezkg hemofilig A bez inhibitora ma unieruchomiony co najmniej jeden staw,
a 58% wskazuje na obecnos¢ tzw. ,target joints” — miejsc szczegdlnie podatnych na powtarzajgce sie
krwawienia. U 5% pacjentdw stwierdzono catkowitg niesamodzielno$¢ w poruszaniu sie, natomiast co
czwarty chory wymaga wsparcia — najczesciej w postaci kul ortopedycznych — aby mdc sie
przemieszczaé. Tego typu ograniczenia znaczgco wptywajg na samodzielnos$¢, mozliwos¢ wykonywania
pracy zawodowej oraz uczestnictwa w zyciu spotecznym [23].

Chorzy z ciezkg hemofilig A, proszeni o ocene jakosci swojego Zycia,
wskazujg srednio 50 w skali 0-100 (EQ VAS), podczas gdy wartosci
dla populacji ogélnej w Europie oscylujg w granicach 71-81.

Rysunek 10. Subiektywna ocena jakosci zycia pacjentéw z ciezkg hemofilig A [22,24]

Wypowiedzi chorych wskazujg na znaczne ograniczenia w postrzeganym stanie zdrowia oraz
codziennym funkcjonowaniu (Rysunek 10).

Najnizszg jakos¢ zycia zgtaszajg szczegdlnie ci, u ktorych wspotwystepuje wirusowe zapalenie watroby
typu C (prawdopodobny skutek stosowania osoczopochodnych czynnikéow krzepniecia). Waznym
czynnikiem obnizajgcym jakos$¢ zycia jest tez niezdolno$¢ do pracy zawodowej oraz koniecznosc¢
utrzymywania sie z renty chorobowej [25].
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Powiktania wynikajace z hemofilii

Hemofilia jest chorobg prowadzacg do szeregu powiktan, sposrdd ktérych szczegdlne znaczenie maja
nawracajgce krwawienia, zwtaszcza do stawdw. Prowadzg one do nieodwracalnego uszkodzenia
chrzgstki, przewlektego bdlu oraz postepujgcego ograniczenia sprawnosci, okreslanego jako artropatia
hemofilowa. Leczenie zaawansowanej postaci tej choroby czesto wymaga zastosowania metod
chirurgicznych, z ktérych najwazniejszg i najczesciej stosowang jest endoprotezoplastyka stawow [29].
Procedura ta polega na catkowitej wymianie zniszczonego stawu na sztuczny implant, co umozliwia
znaczng redukcje dolegliwosci bélowych, poprawe zakresu ruchu oraz przywrdcenie pacjentowi
sprawnosci i samodzielnosci w codziennym funkcjonowaniu. Endoprotezoplastyka stanowi kluczowy
element postepowania terapeutycznego w sytuacjach, gdy leczenie zachowawcze — takie jak
farmakoterapia, rehabilitacja czy ograniczanie przecigzen — okazuje sie nieskuteczne [30].

Artropatia hemofilowa ma charakter postepujgcy i wieloogniskowy. Dane populacyjne wskazuja, ze
okoto 7,5% pacjentéw z hemofilia wymaga przeprowadzenia endoprotezoplastyki, przy czym okoto
40% pacjentéw z tej grupy przechodzi operacje w wiecej niz jednym stawie [32].

Do najczestszych zabiegdw endoprotezoplastyki przeprowadzanych u pacjentéw z hemofilig nalezy
wymiana stawu kolanowego. W analizie obejmujacej 347 endoprotez zaimplantowanych w tej
populacji az 268 przypadkéw (okoto 77%) dotyczyto wiasnie tej lokalizacji. Stosunkowo czesto
wymieniane sg réwniez stawy biodrowe (okoto 20% wszystkich przypadkéw), natomiast pozostate,
znacznie rzadsze interwencje, obejmujg stawy skokowe oraz tokciowe [30,31].

Procedura wymiany stawu obarczona jest istotnymi trudnosciami technicznymi i wysokim ryzykiem
powiktan, poniewaz pacjenci w zaawansowanym stadium choroby czesto majg znaczne deformacje
stawdw, przykurcze miesni oraz skrécenia tkanek miekkich, co istotnie utrudnia dostep operacyjny
i osadzenie implantu. Dodatkowo, zmiany zapalne i zrosty po wieloletnich wylewach stawowych
sprawiaja, Zze operacja staje sie technicznie bardzo wymagajaca, a ryzyko uszkodzenia nerwdw, naczyn
lub nadmiernego krwawienia Srédoperacyjnego znaczgco wzrasta w poréwnaniu do pacjentéw bez
zaburzen krzepniecia [29,33]. Wszystko to przektada sie na wieksze ryzyko niepowodzenia zabiegu,
dtuzszy czas rekonwalescencji oraz czeste powiktania po zabiegu: wyniki analiz szwajcarskiej kohorty,
opublikowane w latach 2022 i 2024, wskazuja, ze czestos¢ infekcji po zabiegach endoprotezoplastyki
wyniosta az 11,9% w grupie pacjentéw z hemofilia, podczas gdy w populacji ogélnej zazwyczaj nie
przekracza 2%. Odsetek rewizji lub reoperacji w ciggu pierwszego roku po zabiegu byt réwniez istotnie
wyzszy — 9,5% wsréd chorych z zaburzeniami krzepniecia wobec 2,4% w grupie kontrolnej [33,34].

Ze wzgledu na to, ze endoprotezoplastyka u pacjentéw z hemofilig jest zabiegiem trudnym technicznie
i obarczonym wysokim ryzykiem powiktan, kluczowe znaczenie ma niedopuszczanie do rozwoju
zaawansowane] artropatii poprzez wczesng i skuteczng profilaktyke krwawien stawowych.

Aktywnos¢ zawodowa pacjentow z hemofilig
Hemofilia istotnie obniza aktywnos$¢ zawodowg oséb chorych: wskaznik zatrudnienia pacjentéow

z ciezkg postacig choroby wynosi 64,3% w poréwnaniu z 73,2% w ogdlnej populacji mezczyzn.
Szczegdlnie niski odsetek zatrudnionych dotyczy oséb z hemofilia powiktang inhibitorem, gdzie
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aktywnych zawodowo pozostaje tylko 41,7%. Stan ten znajduje potwierdzenie réwniez we
wskaznikach bezrobocia, ktére oscylujgc w granicach 3,4% w ogdlnej populacji mezczyzn, a wsrdd
hemofilikéw siegaja 6,9% [26].

Catkowita niezdolnos¢ do pracy dotyka 14,7% mezczyzn z ciezkg hemofilig, bedacych w wieku
produkcyjnym, co jest wartoscig wyzszg niz w ogdlnej populacji mezczyzn (4,8%). W potowie
przypadkéw przyczyng niepetnosprawnosci zawodowej jest stricte hemofilia, u kolejnych kilkunastu
procent jest to potgczenie hemofilii i chordb z nig wspétistniejgcych, takich jak wirusowe zapalenie
watroby typu C lub zakazenie HIV [26].

Przewlekty i ostry bdl, trudnosci w wykonywaniu codziennych czynnosci, przebyte zabiegi
ortopedyczne oraz koniecznos$¢ korzystania z pomocy w poruszaniu sie — wszystkie te elementy
sprawiaja, ze prawdopodobienstwo wyboru zatrudnienia w ograniczonym wymiarze czasu lub decyzji
o0 wczesniejszym zakorczeniu aktywnosci zawodowej jest wsrdd hemofilikdéw az dziesieciokrotnie
wieksze, niz wsrdd ich zdrowych odpowiednikéw [27].

Skazy krwotoczne, zwtaszcza w ciezszych postaciach, znaczagco wptywajg nie tylko na aktywnosc
zawodowa dorostych, ale takze na edukacje dzieci i mtodziezy. W badaniu obejmujacym 12 kolejnych
miesiecy edukacji starszych nastolatkow wykazano, ze o ile w populacji ogélnej okoto 38% chtopcow
miewato nieobecnosci w szkole, o tyle wsréd mtodziezy z diagnoza hemofilii odsetek ten siega 77-80%
[26]. Taki poziom absenteizmu moze prowadzi¢ do trudnosci z realizacjg podstawy programowej,
obnizenia wynikbw w nauce, izolacji spotecznej oraz ograniczonych mozliwosci kontynuowania
edukacji na wyzszych szczeblach.

Wptyw hemofilii na zycie opiekundw pacjentow

Hemofilia to choroba, ktéra dotyka niemal wytgcznie mezczyzn, a gtdéwny ciezar opieki nad nimi
spoczywa na kobietach — najczesciej ich matkach, partnerkach lub innych bliskich. To wtasnie one
przejmuja odpowiedzialnos¢ za leczenie, organizacje codziennego zycia i wsparcie emocjonalne catej
rodziny. Ich zaangazowanie obejmuje nie tylko codzienng opieke, ale réwniez monitorowanie terapii,
kontakt z lekarzami, koordynacje leczenia oraz przejecie obowigzkow domowych i zawodowych
w sytuacjach, gdy choroba ogranicza aktywnosé pacjenta.

W 2021 roku powstat obszerny raport oparty na indywidualnych wywiadach pogtebionych z kobietami,
ktore opiekujg sie mezczyznami z hemofilig. Badanie to dostarcza gtebokiego wgladu w perspektywe
kobiet, ktdre sg bezposrednio zaangazowane w opieke nad chorymi, i pokazuje, jak bardzo hemofilia
wptywa na ich zycie prywatne, zawodowe i emocjonalne [51].

Z danych przedstawionych w raporcie jasno wynika, ze partnerki mezczyzn z hemofilia doswiadczaja
ogromnego obcigzenia fizycznego i psychicznego. Zyja w ciaglym leku przed wystgpieniem wylewu
u bliskiej osoby, a codziennos¢ ich rodzin podporzadkowana jest rytmowi choroby — od sposobu
spedzania wolnego czasu, po plany zawodowe i rodzinne. Kobiety czesto petnig funkcje "gtosu
rozsgdku", hamujgc impulsywnos¢ partneréw, ktérzy mimo ograniczen chcg realizowaé sie w roli
mezczyzny — chocby dZzwigajac zakupy czy pracujgc ponad sity. Dodatkowo partnerki biorg na siebie
odpowiedzialnos¢ za organizacje leczenia, zaméwienia lekdw, wizyty lekarskie, a takze za dobrostan



Systemowa analiza organizaciji i funkcjonowania leczenia pacjentdw z hemofilig wraz z implementacijq

psychiczny chorego partnera, czesto kosztem wtasnych potrzeb i zdrowia emocjonalnego. Z kolei matki
dzieci z hemofilig, zwtaszcza najmtodszych, czesto catkowicie rezygnuja z Zzycia zawodowego
i spotecznego, poswiecajgc sie wytgcznie opiece. Ich codzienno$¢ naznaczona jest czujnoscia, lekiem
i koniecznoscig podejmowania decyzji medycznych. Odpowiadaja nie tylko za terapie i bezpieczernstwo
dziecka, ale rowniez za jego funkcjonowanie w Srodowisku przedszkolnym i szkolnym, co wiaze sie
z koniecznoscig edukowania nauczycieli oraz ciggtego nadzorowania sytuacji. W okresie dojrzewania
dzieci dochodzi dodatkowe wyzwanie — bunt chorego nastolatka, frustracja zwigzana z ograniczeniami
i koniecznoscig regularnych iniekcji, co rodzi u matek bezradnos$¢ i pogtebia ich emocjonalne
obcigzenie.

W oparciu o tresci uzyskane podczas wywiaddw pogtebionych z bezposrednimi opiekunkami chorych
mezczyzn jasno wynika, ze hemofilia znaczaco je obcigza — zaréwno fizycznie, jak i emocjonalnie —
zmuszajac je do przejecia odpowiedzialnosci za leczenie, codzienne funkcjonowanie rodziny i wsparcie
psychiczne pacjenta. Zyja w stalym napieciu, czesto rezygnujac z wtasnych potrzeb i aktywnosci
zawodowej, by sprosta¢ wymaganiom zwigzanym z chorobg bliskiej osoby.

Sytuacja materialna pacjentow z hemofilia

Jak wykazano powyzej, wielu pacjentdw ma trudnosci ze znalezieniem lub utrzymaniem zatrudnienia
z powodu ograniczen fizycznych lub orzeczen o niepetnosprawnosci. Wiaze sie to nie tylko z duzym
obcigzeniem emocjonalnym, ale tez finansowym. Woéwczas to kobiety czesto przejmuja na siebie
odpowiedzialno$é za utrzymanie rodziny, co wigze sie z koniecznoscia podejmowania dodatkowe;j
pracy i wzmozonym wysitkiem [51].

Jesli chodzi o matki dzieci z hemofilig to w wielu przypadkach rezygnujg one z pracy zawodowej, by
zapewni¢ dziecku catodobowg opieke — zwtaszcza w okresie niemowlecym i przedszkolnym. Opieka
nad chorym dzieckiem uniemozliwia im podjecie lub kontynuacje pracy zarobkowej, co obniza dochody
rodziny i zwieksza zaleznosc¢ finansowg od jednego rodzica [51].

Wptyw formy leku na jakos$¢ zycia

Forma podawanego leku ma w hemofilii kluczowe znaczenie dla jakosci zycia chorego. Podania dozylne
sg nieprzyjemne i stresujgce a u dzieci i 0séb z utrudnionym dostepem zylnym mogq by¢ szczegdlnie
ucigzliwe. Pacjenci otrzymujacy terapie w postaci standardowych czynnikéw krzepniecia (ang.
standard half-life, SHL), majacych krotki okres pottrwania, narazani sg na wktucia nawet co 2-3 dni.
W przypadku stosowania czynnikéw o wydtuzonym okresie dziatania (ang. extended half-life, EHL)
wktucia sg konieczne 1-2 razy w tygodniu (a nawet co 10-14 dni), co juz w znacznym stopniu zmniejsza
obcigzenie leczeniem. Niestety, procedura wktucia — cho¢ rzadziej — nadal istotnie obcigza chorego,
narazajac go na stres, bél i ewentualne krwawienie miejscowe. Czeste wktucia sg dla niektdrych
chorych tak bolesnym doswiadczeniem, ze cze$¢ z nich podejmuje decyzje o rezygnacji z leczenia
profilaktycznego [35].

Dopiero wprowadzenie wysoce innowacyjnej terapii podskérnej umozliwito realng zmiane
codziennego funkcjonowania pacjentéw i ich rodzin: lek podawany samodzielnie w domu, nie czesciej
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niz raz na tydzien (a nawet raz na miesiac), bez koniecznosci dostepu do zyt, dat pacjentom poczucie
niezaleznosci. Chorzy stosujacy go raportujg poprawe uczestnictwa w zyciu spotecznym oraz wieksza
swobode podrdézowania, co w konsekwencji istotnie poprawia ich samopoczucie [35]. Mniejsze ryzyko
krwawienia i duza elastycznos¢ w przyjmowaniu leku sprawia, ze stosujgcy go chorzy doswiadczajg
poprawy w zakresie podejmowania decyzji dotyczacych Zzycia rodzinnego i zawodowego [44].
Dodatkowo, pacjenci otrzymujacy lek podskdrnie, w zauwazalny sposdb poprawiajg adherencje w jego
przyjmowaniu, co jest szczegdlnie wazne w profilaktyce hemofilii [35].
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LECZENIE HEMOFILII W POLSCE

W Polsce swiadczenia dla pacjentéw z hemofilig realizowane sg w réznych formach — od podstawowej
opieki zdrowotnej, przez poradnie specjalistyczne, leczenie szpitalne, az po leczenie w warunkach
domowych. Kazdy z tych poziomdw petni okreslong role w systemie opieki nad chorymi na skazy

krwotoczne.

Leczenie hemofilii w ramach poszczegdlnych rodzajow swiadczen

Leczenie hemofilii w ramach poszczegolnych rodzajow swiadczen

W latach 2019-2024 odnotowano spadek liczby swiadczen udzielanych pacjentom

~N sss
2 w z hemofilig A 0 14% (2 307 vs 1 988), natomiast w przypadku swiadczen dla pacjentow
z hemofilig B - wzrost o0 6% (332 vs 353).
,i,/‘h,\i\/' W okresie 2019-2024 liczba pacjentéw zwiekszyla sie o0 20%.
= Ponad 300% wzrost naktadow finansowych - z 260 tys. zt w 2019 roku do 1,3 min zt
X w 2024 roku.
W) T any Zwiekszyt sie réwniez udziat teleporad udzielanych pacjentom z hemofilia A i B
g (odpowiednio 0 7% i 17%).

l'" W 2024 roku liczba chorych z artropatia hemofilowa spadfa o 80% w poréwnaniu
z rokiem 2019 (17 vs 85 pacjentow).

l * W okresie 2019-2024 odnotowano istotny spadek udzialu pacjentéw z artropatia
hemofilowa wsréd oséb z hemofilig leczonych w AQS - z 5% do zaledwie 1%.

LECZENIE SZPITLANE POZA PROGRAMEM LEKOWYM

W 2024 roku opieka objeto 530 pacjentéw (wobec e

693 w 2019 r.), co oznacza $rednio 5 pacjentow na

W 2024 rok ieka objeto 431 jentd
jednego swiadczeniodawce. B e e

(wobec 426 w 2019 r ), co oznacza $rednio
27 pacjentéw na jednego

W latach 2019-2024 nastgpit wzrost nakfadow . .
swiadczeniodawce.

finansowych z 2 mIn zt do 5,6 min zt.

W latach 2019-2024 nastapit wzrost

W latach 2019-2024 pacjenci z artropatig hemofilowa naktadéw 2 31 min 2t do 44.7 min 2t

stanowili 1% do 5% populacji oséb hospitalizowanych
ze zdiagnozowana hemofilia.

W 2024 roku liczba pacjentow z hemofilig korzystajacych z rehabilitacji wzrosta o ponad
50% w porownaniu z rokiem 2023 (57 vs 25).

pe:

W 2023 r. nastagpit gwattowny wzrost kosztow rehabilitacji pacjentow z hemofilig
(refundacja wzrosta ponad czterokrotnie). W 2024 r. sredni koszt na pacjenta spadt
(z 2,6 tys. zt do 1,7 tys. zi.), ale catkowita refundacja nadal rosta do 95,8 tys. zt

(vs 65,8 tys. zt w 2023 roku).
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1 * W 2024 r. udziat pacjentéw z artropatig hemofilowa wsréd hemofilikéw objetych
rehabilitacjg spadt do 21%, w poréwnaniu do 56% w 2023 r.

Rysunek 11. Podsumowanie: Leczenie hemofilii w ramach poszczegélnych rodzajow swiadczen
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Leczenie hemofilii, jako choroby przewlektej i rzadkiej, wymaga skoordynowanego i zintegrowanego
podejscia, ktére obejmuje wszystkie poziomy systemu ochrony zdrowia — od podstawowej opieki
zdrowotnej (POZ), przez ambulatoryjng opieke specjalistyczng (AOS), az po leczenie szpitalne,
rehabilitacje oraz wsparcie psychologiczne i spoteczne. Skuteczne postepowanie terapeutyczne opiera
sie na wczesnym rozpoznaniu objawow, regularnym monitorowaniu stanu zdrowia oraz
indywidualnym doborze terapii profilaktycznej lub interwencyjnej. Kluczowa role w codziennej opiece
nad pacjentem z hemofilig odgrywajg wyspecjalizowane osrodki leczenia hemofilii, ktére koordynujg
dziatania diagnostyczne i terapeutyczne oraz zapewniajg dostep do zespotéw wielodyscyplinarnych,
w tym hematologdw, fizjoterapeutdéw, ortopedéw i psychologow.

Istotnym aspektem opieki nad osobami z hemofilig, szczegdlnie pacjentami z zaawansowanymi
zmianami stawowymi, jest zapewnienie dostepu do profilaktyki wtérnej — zaréwno krotkoterminowej,
jak i dtugoterminowej — oraz do opieki ortopedycznej i intensywnej rehabilitacji. Odpowiednio
prowadzona fizjoterapia i dostep do specjalistycznej opieki ortopedycznej majg kluczowe znaczenie
w zapobieganiu dalszym uszkodzeniom narzadu ruchu oraz poprawie jakosci zycia chorych.

Wspdtpraca pomiedzy rdézinymi poziomami Swiadczen zdrowotnych ma istotne znaczenie dla
utrzymania ciggtosci leczenia, zapobiegania powiktaniom oraz poprawy jakosci zycia pacjentéw. Coraz
wiekszg role w tym obszarze mogg odgrywac narzedzia telemedyczne, umozliwiajgce zdalne
konsultacje, monitorowanie terapii domowej oraz skrécenie czasu oczekiwania na kontakt ze
specjalista — co ma szczegdlne znaczenie dla oséb mieszkajacych z dala od wyspecjalizowanych
osrodkow.

Podstawowa Opieka Zdrowotna

W ramach POZ rola lekarza rodzinnego w opiece nad pacjentem z hemofilig koncentruje sie gtdwnie
na monitorowaniu ogdlnego stanu zdrowia, prowadzeniu podstawowej diagnostyki oraz kierowaniu
do opieki specjalistycznej. Ze wzgledu na rzadkos¢ i ztozonos¢ tej choroby, mozliwosci diagnostyczno-
terapeutyczne na poziomie POZ sg ograniczone. Istotne znaczenie ma jednak wczesne rozpoznanie
objawéw sugerujgcych zaburzenia krzepniecia, a takze utrzymywanie regularnego kontaktu
z pacjentem w celu koordynacji dalszego leczenia.

W latach 2021-2024 liczba swiadczen udzielanych w ramach podstawowej opieki zdrowotnej
pacjentom z rozpoznaniem skaz krwotocznych utrzymywata sie na zblizonym poziomie.
W analizowanym okresie odnotowano niewielki spadek liczby wizyt zwigzanych z hemofilig A (ICD-10:
D66), przy jednoczesnym, nieznacznym wzroscie liczby swiadczenn dotyczgcych hemofilii B (ICD-10:
D67). Warto podkresli¢, ze liczba swiadczen dla pacjentdw z hemofilig A w 2024 roku nadal byta nizsza
niz w roku 2019 [36].
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Swiadczenia udzielone w ramach POZ z rozpoznaniem skaz krwotocznych
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332 269 303 374
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2019 2020 2021 2022 2023 2024
B Hemofilia A (ICD-10: D66) B Hemofilia B (ICD-10: D67) B Inne zaburzenia krzepniecia (ICD-10: D68)

Woykres 1. Liczba $wiadczen udzielonych w ramach POZ z rozpoznaniem skaz krwotocznych w latach 2019-2024
wg BASiW [36]

Ambulatoryjna Opieka Zdrowotna

AOS odgrywa kluczowa role w prowadzeniu pacjentéw z hemofilia. W tym zakresie szczegdlnie istotne
sg poradnie hematologiczne, w ktérych prowadzi sie pogtebiong diagnostyke, kontrole parametréw
krzepniecia, a takze modyfikuje leczenie w zaleznosci od stanu klinicznego chorego. W praktyce dostep
do AOS moze by¢ utrudniony ze wzgledu na niewystarczajaca liczbe hematologdw zajmujacych sie
zaburzeniami hemostazy, szczegdlnie poza duzymi osrodkami akademickimi.

W 2024 roku odnotowano wyrazny wzrost liczby pacjentéw objetych leczeniem — z 1 593 osdb
w 2019 roku do 1917. Zdecydowang wiekszo$¢ stanowili dorosli, ktérzy w analizowanym okresie
(2019-2024) niezmiennie stanowili okoto 80% populacji leczonych. Liczba placéwek realizujgcych
Swiadczenia nieznacznie sie zmniejszyta — ze 111 w 2019 roku do 99 w 2024. W tym samym czasie
$rednia liczba pacjentéw przypadajgca na jeden osrodek zwiekszyta sie z 14 na 19 [37].
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Liczba pacjentéow z hemofilig A i B oraz liczba swiadczeniodawcow w AOS

2019 2020 2021 2022 2023 2024

B Liczba pacjentow ===Liczba $wiadczeniodawcéw ====Srednia liczba pacjentéw na éwiadczeniodawce
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M Dzieci M Dorosli

Wykres 2. Liczba pacjentéow z hemofilig A i B oraz liczba swiadczeniodawcéw w AOS w latach 2019-2024 wg
danych NFZ [37]

W analizowanym okresie odnotowano znaczacy wzrost naktadéw finansowych na leczenie pacjentéw
z hemofiliag w ramach ambulatoryjnej opieki specjalistycznej. Wartos¢ refundacji w latach 2019-2024
zwiekszyta sie o ponad 300% — z 266 tys. zt do 1,3 min zt. Jednoczesnie koszt leczenia przypadajacy na
jednego pacjenta byt blisko czterokrotnie wyzszy, zmieniajac sie z 167 zt do 680 zt.

1 303 400 zt
1 070 880 zi
271 zt 730 436 zt
209 zt
443 831 zt
266 260 zt 329 608 zt

2019 2020 2021 2022 2023 2024

I Kwota refundacji Koszt na pacjenta

Wykres 3. Kwota refundacji Swiadczen udzielanych pacjentom z hemofilig typu A i B w ramach AOS w latach
2019-2024, wedtug danych NFZ [37]
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Zaréwno w przypadku pacjentéw z hemofilig A (ICD-10: D66), jak i B (ICD-10: D67), liczba porad
udzielanych w ramach AOS zmniejszyta sie w analizowanym okresie. W 2024 roku pacjentom
z hemofilig A udzielono tacznie 3 670 porad, z czego 1 567 stanowity teleporady. Mozliwos¢ ich
realizacji zostata wprowadzona w marcu 2020 roku w odpowiedzi na pandemie COVID-19. Dla
poréwnania, pacjentom z hemofilig B swiadczono 623 porad w 2019 roku, natomiast w 2024 roku byto
ich tylko 551. W tym samym czasie systematycznie rést udziat teleporad w ogdlnej liczbie Swiadczen —
w przypadku hemofilii A stanowity one 37% wszystkich porad w 2020 roku, a w latach 2022-2024
wzrosty do 43%. Podobny trend zaobserwowano u pacjentéw z hemofiliag B — odsetek teleporad ulegt
zwiekszeniu z 36% w 2020 roku do 55% w roku 2024. Odmienng tendencje zaobserwowano w grupie
pacjentéw z innymi skazami krwotocznymi (ICD-10: D68), gdzie udziat teleporad w swiadczeniach AOS
zmniejszyt sie z 27% w 2020 roku do 17% w 2024 roku. [38]
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Porady udzielone w ramach AOS z rozpoznaniem skaz krwotocznych
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Woykres 4. Liczba porad i teleporad udzielonych w ramach AOS z rozpoznaniami hemofilia A, B oraz pozostate
skazy krwotoczne (ICD-10: D66-D68) w latach 2019-2024 wg BASiW [38]

Wyniki badania przeprowadzonego przez Open Pharma House ws$réd pacjentdéw z ciezkg postacia
hemofilii A bez inhibitora jasno wskazuja, ze choroba znaczaco wptywa na ukfad ruchu oraz codzienne
funkcjonowanie pacjentéw, szczegdlnie dorostych. Kluczowymi konsekwencjami powtarzajacych sie
krwawien do stawdéw sa rozwdj artropatii hemofilowej (ICD-10: M36.2), ograniczenia mobilnosci oraz
przewlekty bdl. Artropatia hemofilowa — bedaca jednym z najpowazniejszych powiktan nawracajgcych
wylewoéw krwi do stawdw — wystepuje: u 8% pacjentéw pediatrycznych oraz u az 90% pacjentéw
dorostych [23]. To wskazuje na narastajgce uszkodzenia stawéw wraz z wiekiem i czasem trwania
choroby. U 62% dorostych pacjentéw stwierdzono unieruchomienie przynajmniej jednego stawu,
a 58% miato tzw. target joints (23 krwawienia do tego samego stawu w ciggu 6 miesiecy), co
dodatkowo potwierdza zaawansowanie zmian degeneracyjnych. Dodatkowo, 39% dorostych
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pacjentéw (>18 r.z.) doswiadczyto epizodéw krwawien zagrazajacych zyciu, co pokazuje, ze mimo
postepu w leczeniu, ryzyko powaznych powiktan nadal istnieje. Z uwagi na skale problemu i wptyw
artropatii hemofilowej na codzienne funkcjonowanie pacjentéw, przeanalizowano réwniez dane
dotyczace liczby 0séb leczonych z tym rozpoznaniem w ramach ambulatoryjnej opieki specjalistycznej,
leczenia szpitalnego (szczegdly w rozdz. Leczenie szpitalne) oraz rehabilitacji (szczegéty w rozdz.
Rehabilitacja lecznicza). Wyodrebnienie tej grupy umozliwia ocene dynamiki zachorowan oraz zmian
w zakresie opieki nad pacjentami z zaawansowanymi postaciami hemofilii.

W latach 2019-2024 liczba leczonych w ramach AOS pacjentéw z rozpoznaniem artropatii hemofilowej
zmniejszyta sie istotnie — z 85 do 17 osdb, co odpowiada pieciokrotnemu spadkowi [37]. W 2024 roku
pacjenci leczeni w ramach AOS z rozpoznaniem artropatii hemofilowej stanowili 1% ogdtu pacjentéw
z hemofilig, podczas gdy w 2019 roku odsetek ten wynosit 5% [37]. Zaobserwowany spadek liczby
pacjentéw z artropatia hemofilowg leczonych w AOS moze wskazywac¢ na poprawe skutecznosci
profilaktyki krwawien i ograniczenie powikfan stawowych. Zmiana ta moze réwniez wynikac
z przesuniecia ciezszych przypadkéw do innych form opieki lub zmian organizacyjnych w systemie
raportowania i leczenia [37].

Kwota refundacji swiadczen udzielanych pacjentom z rozpoznaniem M36.2 w latach 2019-2024
wykazywata zmienng tendencje. W 2019 roku wynosita 8 218 zt, natomiast w kolejnych latach spadta,
0siggajac najnizszy poziom w 2024 roku — 2 843 zt. Spadek ogdlnej kwoty refundacji w latach 2019-
2024 byt prawdopodobnie wynikiem zmniejszajgcej sie liczby pacjentdw leczonych z powodu artropatii
hemofilowej. Koszt leczenia przypadajacy na pacjenta byt najnizszy w latach 2019-2020 (97 zt i 82 zt),
po czym nastgpit gwattowny wzrost w 2022 roku do poziomu 268 zt. W kolejnych latach odnotowano
spadek tego kosztu do 167 zt w 2024 roku [37].
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Liczba pacjentow
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Wykres 5. Liczba pacjentéow z rozpoznaniem M36.2 leczonych w AOS oraz kwota refundacji udzielanych
sSwiadczen w latach 2019-2024, wedtug danych NFZ [37]

Leczenie szpitalne

Leczenie szpitalne jest niezbedne w przypadku ostrych epizodéw krwotocznych, koniecznosci
intensywnej terapii zastepczej czy przeprowadzania zabiegéw operacyjnych. Jednym z gtéwnych
wyzwan pozostaje jednak zapewnienie pacjentom z hemofilig dostepu do szpitali przygotowanych do
prowadzenia leczenia zgodnie z wytycznymi. Cho¢ terapia domowa z uzyciem koncentratéw czynnikéw
krzepniecia jest w Polsce dobrze rozwinieta i ogdélnodostepna, to wcigz zdarzajg sie sytuacje, w ktorych
trudno znalezé osrodek mogacy bezpiecznie przeprowadzi¢ procedury chirurgiczne u chorego z ciezka
postacig hemofilii.

W 2024 roku hospitalizowano 530 pacjentdw z rozpoznaniem hemofilii poza programem lekowym B.15
oraz 431 pacjentéw w ramach programu lekowego (PL). Najwiecej hospitalizacji pacjentéw z hemofilig
poza PL odnotowano w 2019 roku — 693 osoby. Srednia liczba pacjentéw przypadajaca na jednego
Swiadczeniodawce w latach 2019-2024 utrzymuje sie na stabilnym poziomie i wynosi okoto
5 pacjentéw leczonych poza PL oraz okoto 29 pacjentdw leczonych w ramach PL na Swiadczeniodawce.
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Liczba pacjentéw hospitalizowanych w ramach programu lekowego w analizowanym okresie pozostaje
stabilna, co wskazuje na state zapotrzebowanie na specjalistyczne Swiadczenia [37].

Liczba pacjentéw z hemofilig A i B oraz liczba swiadczeniodawcow w leczeniu
szpitalnym

Leczenie szpitalne poza PL

2019 2020 2021 2022 2023 2024

Leczenie szpitalne w ramach PL

—o0—a—&—p—n

2019 2020 2021 2022 2023 2024

Liczba swiadczeniodawcow

I Liczba pacjentow Srednia liczba pacjentow na swiadczeniodawce

Wykres 6. Liczba pacjentow z hemofilig A i B oraz liczba swiadczeniodawcow w leczeniu szpitalnym w latach
2019-2024 wg danych NFZ oraz Informatora o umowach NFZ [37]

W analizowanym okresie 2019-2024 kwota refundacji Swiadczen udzielanych pacjentom z hemofilig
typu A i B w leczeniu szpitalnym wykazuje wyrazne zréznicowanie, zaréwno pod wzgledem wysokosci
nakfaddw, jak i ich struktury. Najwyzszy poziom refundacji odnotowano w roku 2024, kiedy to tgczne
Srodki przeznaczone na Swiadczenia (zaréwno w ramach programu lekowego, jak i poza nim)
przekroczyty 50 milionédw ztotych. Jest to znaczacy wzrost w poréwnaniu do lat poprzednich,
szczegodlnie wzgledem roku 2023, w ktérym tgczna kwota refundacji byta najnizsza i wyniosta okoto
32 miliony ztotych. Zdecydowang wiekszos¢ kosztow w kazdym roku stanowity sSwiadczenia
realizowane w ramach programu lekowego. W 2024 roku ich wartos¢ osiggneta najwyzszy poziom
blisko 45 miliondw ztotych, co stanowito ponad 88% catosci refundacji. Jednoczesnie na przestrzeni
analizowanych lat wystepuje regularne zwiekszanie refundacji sSwiadczern udzielanych poza
programem lekowym — od okoto 2,3 miliona ztotych w 2019 roku do ponad 5,6 miliona w roku 2024
[37].
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Refundacja i koszt leczenia pacjenta z hemofilia w warunkach szpitalnych
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Wykres 7. Refundacja i koszt leczenia pacjenta z hemofilig typu A i B w warunkach szpitalnych w latach 2019-
2024 wg danych NFZ [37]

W latach 2019-2024 pacjenci z rozpoznaniem artropatii hemofilowej (ICD-10: M36.2) stanowili od 1%
do 5% wszystkich hospitalizowanych z powodu hemofilii. Od 2021 roku obserwowano stopniowy
spadek liczby tych pacjentéw, z 16 do 12 osdb, jednak w 2024 roku nastgpit wyrazny wzrost do
22 przypadkow, co najprawdopodobniej wigze sie z ogdlnym zwiekszeniem populacji chorych na
hemofilie [37]. Mimo ze stanowig oni niewielki odsetek hospitalizowanych, ich obecnos¢ wskazuje na
utrzymujace sie znaczenie artropatii hemofilowej jako trwatego powiktania wsréd pacjentow
z hemofilia.

W latach 2019-2024 kwota refundacji zwigzana z leczeniem pacjentéw wykazywata istotne wahania,
osiggajac maksymalng wartosé 780 tys. zt w 2024 roku. Najnizszy poziom refundacji zanotowano
w 2020 roku, a nastepnie nastgpit wzrost, ktéry utrzymywat sie do 2024 roku, kiedy to kwota osiggneta
780 tys. zt. Koszt leczenia na pacjenta réwniez ulegat zmianom, z najnizszag wartoscig 23 tys. zt
w 2020 roku i najwyzszg 38 tys. zt w 2023 roku, a w 2024 roku koszt ten wynidst 35 tys. [37]. Wahania
kwoty refundacji w latach 2019-2024 czesciowo wynikajg ze zmian w wielkosci populacji leczonych
pacjentow.
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Liczba pacjentéow
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Woykres 8. Liczba pacjentow z rozpoznaniem M36.2 leczonych w warunkach szpitalnych oraz kwota refundaciji
udzielanych swiadczen w latach 2019-2024, wedtug danych NFZ [37]

Rehabilitacja lecznicza

Hemofilia, jako przewlekta choroba krwotoczna o podfozu genetycznym, wigze sie nie tylko z ryzykiem
krwawien, ale réwniez z powiktaniami narzadu ruchu, szczegdlnie w postaci artropatii hemofilowej.
Nawrotowe wylewy krwi do stawdéw prowadzg z czasem do trwatych uszkodzen chrzastki stawowej,
deformacji, ograniczen ruchomosci, a takze przewlektego bdélu. W zwigzku z tym integralnym
elementem kompleksowej opieki nad pacjentem z hemofilig — obok leczenia farmakologicznego — jest
rehabilitacja lecznicza.

Celem rehabilitacji w tej grupie pacjentdw jest nie tylko przywracanie sprawnosci ruchowej po
epizodach krwawien, ale réwniez zapobieganie wtérnym powiktaniom, utrzymanie samodzielnosci
i poprawa jakosSci zycia. Programy rehabilitacyjne muszg byé¢ indywidualnie dostosowane,
z uwzglednieniem specyfiki choroby, wieku pacjenta, stopnia zaawansowania zmian stawowych oraz
ogoblnego stanu zdrowia.

Zauwazalny jest wyrazny wzrost liczby pacjentéw z hemofilig korzystajacych z rehabilitacji leczniczej
w 2024 roku — w poréwnaniu do roku poprzedniego liczba ta zwiekszyta sie o ponad 50%
(57 pacjentéw). Natomiast w latach 2020-2023 liczba pacjentéw utrzymywata sie na zblizonym
poziomie, wynoszagcym od 23 do 29 o0séb rocznie. W 2024 roku wzrosta takze liczba
Swiadczeniodawcéw udzielajgcych rehabilitacji pacjentom z hemofilig, choé nadal jest ona nizsza niz
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w 2019 roku (42 swiadczeniodawcow) [37]. W latach 2019-2023 srednio na jednego Swiadczeniodawce
przypadat jeden pacjent, natomiast w 2024 roku liczba ta osiggneta poziom dwdch pacjentéw na
Swiadczeniodawce.

Liczba pacjentow z hemofilig A i B oraz liczba swiadczeniodawcow
udzielajacych rehabilitacje lecznicza

2019 2020 2021 2022 2023 2024

B Liczba pacjentow ===Liczba $wiadczeniodawcéw ====Srednia liczba pacjentéw na éwiadczeniodawce

Wykres 9. Liczba pacjentow z hemofilia A i B oraz liczba Swiadczeniodawcow w udzielajacych rehabilitacje
leczniczg w latach 2019-2024 wg danych NFZ [37]

W latach 2019-2022 koszty rehabilitacji leczniczej pacjentéw z hemofilia pozostawaty na wzglednie
stabilnym poziomie, wahajac sie od 466 zt do 601 zt na pacjenta rocznie. Rdwniez kwoty refundacji
w tym okresie nie wykazywaty istotnych zmian i oscylowaty wokaét kilkunastu tysiecy ztotych rocznie.
Jednak w 2023 roku nastgpit gwattowny wzrost zaréwno kosztu na pacjenta, jak i catkowitej kwoty
refundacji. Koszt jednostkowy wynidst wéwczas 2 630 zt, co stanowito ponad czterokrotnos$¢ wartosci
z roku poprzedniego, natomiast kwota refundacji osiggneta wartos¢ 65 755 zt. W 2024 roku
obserwujemy dalsze zwiekszanie kwoty refundacji do poziomu 95 828 zt, jednak koszt na pacjenta
spadt do 1 681 zt [37]. Dane te pokazujg dynamiczne zmiany w organizacji i finansowaniu rehabilitacji
pacjentéw z hemofilig, szczegdlnie widoczne od roku 2023.
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Refundacja i koszty rehabilitacji leczniczej pacjentéw z hemofilig Ai B
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Wykres 10. Refundacja i koszt rehabilitacji leczniczej pacjenta z hemofilig typu A i B w latach 2019-2024 wg
danych NFZ [37]

W latach 2019-2024 liczba pacjentdw z artropatig hemofilowg objetych rehabilitacjg wahata sie od
5 do 14 os6b rocznie. Udziat tej grupy w populacji chorych na hemofilie wzrastat z okoto 22% w latach
2019-2020 do 56% w 2023 roku, by w 2024 roku spas¢ do 21% [37].

Koszty rehabilitacji pacjentéw z artropatia hemofilowg w latach 2019-2024 wykazywaty zmienng
dynamike, osiggajac szczyt w 2022 roku (41 tys. zt), a nastepnie spadajac do 16 tys. zt w 2024 roku.
Koszty jednostkowe zmieniaty sie w zaleznosci od wysokosci refundacji, z wyjgtkiem 2020 roku, kiedy
koszt na pacjenta wynidst 2,5 tys. zt, a kwota refundacji byta najnizsza w catym analizowanym okresie
[37]. Dane te ilustrujg dynamiczne zmiany w organizacji i finansowaniu rehabilitacji pacjentow
z artropatig hemofilows.
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Wykres 11. Liczba pacjentéw z rozpoznaniem M36.2 otrzymujacych rehabilitacje lecznicza oraz kwota
refundacji udzielanych swiadczen w latach 2019-2024, wedtug danych NFZ [37]
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Program lekowy B.15

Zmiany w realizacji programu w latach 2019-2024

Liczba pacjentéw Srednie obcigzenie o$rodkéw
[ ]
426 2 431 w ﬁ 27
(max: 28 w 2019 r.)

aha Liczba pacjentow Liczba swiadczeniodawcow
P Srednia: 26 ﬁ Srednia: 1
MMHM Max: 72 (mazowieckie) Max: 1 (wszystkie oprdcz opolskiego)
Min: 0 (opolskie) Min: 0 (opolskie)

I Wyiszy odsetek pacjentow spoza wojewodztwa wiaze sie z wieckszym obcigzeniem osrodkow.
[ ]

Dostepnosc terytorialna programu w 2023 r.

Czas dojazdu do najblizszej komorki

Srednia: 75,82 minut
Max: 184 minuty

Leki dostepne w programie w 2024 r.

Swiadczenia udzielane w ramach programu w 2024 r.

Srednia kwota $wiadczen na pacjenta
Srednia: 1,3 tys. zt
Min: O zt (warunki domowe)
Max: 6,1 tys. zf (diagnostyka)

Rysunek 12. Podsumowanie: Program lekowy B.15

Po oméwieniu sposobéw organizacji opieki nad chorymi z hemofilig w ramach réznych rodzajow
Swiadczen zdrowotnych, kluczowym aspektem staje sie dostep do nowoczesnych terapii
refundowanych w Polsce. Jednym z filaréw systemu leczenia hemofilii jest dedykowany program
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lekowy B.15, ktéry reguluje zasady stosowania lekdw hemostatycznych w ramach finansowania ze
srodkéw publicznych. Program lekowy B.15 funkcjonuje od 2008 roku pod nazwg ,Zapobieganie
krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B” i finansowany jest przez Narodowy Fundusz Zdrowia. Zgodnie
z Obwieszczeniem Ministra Zdrowia z dnia 17 wrzesnia 2025 r. w sprawie wykazu refundowanych
lekéw, srodkéw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobédw medycznych na
1 pazdziernika 2025 r. [46], w ramach programu lekowego B.15 w profilaktyce pierwotnej i wtérnej
krwawien u dzieci z hemofilig refundowane sg nastepujgce substancje czynne:

® w leczeniu hemofilii A: czynnik VIII osoczopochodny, czynnik VIII rekombinowany, czynnik VIII
rekombinowany o przedtuzonym dziataniu oraz emicizumab,

® w leczeniu hemofilii B: czynnik IX osoczopochodny, czynnik IX rekombinowany oraz czynnik IX
rekombinowany o przedtuzonym dziataniu.

W niniejszym raporcie przeanalizowano najnowsze dostepne dane dotyczace realizacji Programu
lekowego B.15, przekazane przez Narodowy Fundusz Zdrowia. W sytuacjach, gdy dane z NFZ nie
obejmowaty wszystkich wymaganych informacji, uzupetniono je danymi z systemu BASIW.

p— 8 —pg— 90— n
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I Liczba pagentow | jczha Swiadczeniodawcow = Srednialiczba padentdw na Swiadczeniodawce

Wykres 12. Liczba pacjentéw i Swiadczeniodawcéw w programie lekowym B.15 w latach 2019-2024 wg danych
NFZ [37]

W latach 2019-2024 liczba pacjentéw objetych PL B.15 pozostawata na wzglednie stabilnym poziomie,
mieszczac sie w przedziale od 426 do 441 oséb rocznie. Najwiekszg liczbe pacjentéw odnotowano
w 2022 roku (441), natomiast najmniejsza w 2019 roku (426) [37]. W analizowanym okresie liczba
Swiadczeniodawcow realizujgcych program byta stata i wynosita 15 rocznie. Przetozyto sie to na
niewielkie wahania $redniej liczby pacjentéw przypadajgcych na jednego sSwiadczeniodawce —
wskaznik ten utrzymywat sie na poziomie 27 przez wiekszos$¢ lat, osiggajgc wartosé 28 jedynie w 2022
roku.
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Realizacja PL B.15. w poszczegolnych wojewoddztwach

W 2024 roku program lekowy B.15 byt realizowany przez 15 swiadczeniodawcdow, obejmujgcych
niemal wszystkie wojewddztwa w Polsce. Jedynym wyjatkiem byto wojewddztwo opolskie, w ktérym
nie zakontraktowano zadnego osrodka prowadzgcego program. W pozostatych regionach dziatat po
jednym swiadczeniodawcy.

Najwiecej pacjentow objetych leczeniem odnotowano w wojewddztwach: mazowieckim (72
pacjentéw), Slgskim (50 pacjentdw) oraz matopolskim (45 pacjentéw). Najmniejszg liczbe chorych —
zaledwie 6 — leczono w wojewddztwie lubuskim [39].

Zwraca uwage znaczne zrdoznicowanie w liczbie pacjentéw przypadajagcych na jednego
Swiadczeniodawce. W wojewddztwie mazowieckim srednie obcigzenie osrodka byto niemal
trzykrotnie wyzsze (72 pacjentéow na 1 swiadczeniodawce) niz srednia krajowa (27,9 pacjentéw na
1 Swiadczeniodawce), co moze prowadzic¢ do ryzyka przecigzenia personelu i potencjalnego wptywu na
jakosc¢ opieki. Jednoczesnie w niektdrych regionach, takich jak wojewddztwo lubuskie, obcigzenie to
byto minimalne (6 pacjentéw na Swiadczeniodawce), co rodzi pytania o efektywnos¢ wykorzystania

zasobow.

Okoto 8% pacjentédw byto leczonych poza miejscem zamieszkania, przy czym w wojewddztwach
podlaskim i dolnoslagskim odsetek ten wynidst odpowiednio 30% i 33%. Moze to swiadczyc
o ograniczonej lokalnej dostepnosci swiadczen lub o preferencjach pacjentéw zwigzanych z jakosciag
opieki w innych osrodkach.

Zgromadzone dane wskazujg na potrzebe przeanalizowania i ewentualnej optymalizacji
geograficznego rozmieszczenia osrodkéw realizujgcych program B.15, tak aby lepiej odpowiadac na
rzeczywiste potrzeby pacjentéw oraz zréwnowazy¢ obcigzenie Swiadczeniodawcow w skali kraju.



Systemowa analiza organizaciji i funkcjonowania leczenia pacjentdw z hemofilig wraz z implementacijq

Realizacja PL B.15 w poszczegolnych wojewdédztwach w 2024 roku

ﬂ Liczba pacjentéw
ﬁ Liczba swiadczeniodawcow

ﬁ Odsetek pacjentow spoza wojewodztwa

Wykres 13. Liczba pacjentow i Swiadczeniodawcow oraz odsetek pacjentow spoza wojewoddztwa leczonych
w danym wojewddztwie w PL B.15 w 2024 r. wg BASIiW [39]

Dostepnosc terytorialna

W 2023 roku program lekowy B.15 byt realizowany przez 15 swiadczeniodawcoéw, dziatajacych
w 15 jednostkach udzielajgcych $wiadczen. Srednia odlegtos$é, jaka pacjenci musieli pokonaé
samochodem z gminy do najblizszej placéwki realizujgcej program, wynosita 74,7 km. Najdtuzsza
odnotowana trasa liczyta az 184,2 km.

Analiza czasu dojazdu wykazata, ze $redni czas podrézy samochodem do najblizszego osrodka wynosit
75,82 minuty. Najdtuzszy czas dojazdu to az 184 minuty [40].

Warto podkresli¢, ze przedstawione wartosci dotyczg jedynie odlegtosci lub czasu dojazdu do
najblizszej jednostki realizujgcej program B.15. Analiza programu wedtug wojewddztw wskazuje, ze
czes¢ pacjentdw korzysta z leczenia poza swoim wojewddztwem. W zwigzku z tym, rzeczywiste trasy
pokonywane przez pacjentéw mogg by¢ znaczgco dtuzsze.
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Dostepnosc terytorialna PL B.15 w 2023 roku

Rozmieszczenie komorek realizujgcych PL B.15

{ Odlegtos¢ gminy od najblizej komérki realizujacej PL B.15 I

Srednia Maksymalna
74,7 km 184,2 km

Czas dojazdu samochodem z gminy do najblizszej
komérki realizujgcej PL B.15

o Sredni Maksymalny
o - — 75,82 minut 184 minuty

https://basiw.mz.gov.pl/mapy-informacje/mapa-2022-2026/analizy/leczenie-szpitalne/

Rysunek 13. Dostepnosc¢ terytorialna programu lekowego B.15 w 2023 roku wg BASiW [40]
Leki w programie lekowym

Wedtug obwieszczenia Ministra Zdrowia z 17 wrzesnia 2025 r. w sprawie wykazu refundowanych
lekow, sSrodkdw spozywczych specjalnego przeznaczenia zywieniowego oraz wyrobéw medycznych na
1 pazdziernika 2025 r., w ramach programu lekowego B.15 refundowanych jest tgcznie 12 substancji
czynnych [46].

Pacjenci z hemofilig A leczeni sg nastepujgcymi preparatami:

czynnik VIII osoczopochodny: Beriate, Immunate, Octanate (ludzki VIII czynnik krzepniecia),

czynnik VIII rekombinowany: ReFacto AF (moroktokog alfa), Advate (oktokog alfa),

e czynnik VIII rekombinowany o przedtuzonym dziataniu: Elocta (eftrenonakog alfa), Adynovi
(rurioktokog alfa pegol),

e czynnik VIIl rekombinowany o ultra przedtuzonym dziataniu: Altuvoct (efanezoktokog alfa),

e od lipca 2024 roku program leczenia hemofilii zostat poszerzony o emicizumab (Hemlibra) —

pierwszy nieczynnikowy lek podawany podskdrnie, ktory stanowi przetom w profilaktyce

u pacjentow z ciezka postacig hemofilii A; od pazdziernika 2025 roku emicizumab jest rowniez

dostepny dla dzieci z umiarkowang hemofilia A o ciezkim fenotypie krwotocznym, po

spetnieniu kryterium dotyczacego liczby krwawien w ciggu roku.

Pacjenci z hemofilig B majg dostep do nastepujgcych lekdw:

e czynnik IX osoczopochodny: Immunine, Octanine (ludzki IX czynnik krzepniecia),
e czynnik IX rekombinowany: BeneFIX (nonakog alfa),
e czynnik IX rekombinowany o przedtuzonym dziataniu: Alprolix (efmoroktokog alfa).
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Leki dostepne w PL B.15 w 2025 roku

@ DOZYLNE Q PODSKORNE

Hemofilia A Hemofilia A
Od 1 lipca 2024 roku:

*  czynnik VIl osoczopochodny (Beriate, Immunate, Octanate) S e el E e

«  czynnik VIl rekombinowany (ReFacto AF, Advate)
*  czynnik VIII rekomhinowany o przedfuzonym dziataniu (Elocta, Adynovi)

«  czynnik VIl rekombinowany o ultra przedtuzonym dziataniu (Altuvoct)

Hemofilia B
* czynnik IX osoczopochodny (Immunine, Octanine)
* czynnik IX rekombinowany (BeneFIX)

= czynnik IX rekombinowany o przedtuzonym dziataniu (Alprolix)

Rysunek 14. Leki refundowane w ramach programu lekowego B.15. wg Obwieszczenia Ministra Zdrowia [46]

Od 2021 roku wszyscy chorzy na hemofilie A w Polsce otrzymujg czynniki krzepniecia wytgcznie
pochodzenia rekombinowanego — catkowicie zrezygnowano ze stosowania preparatéw
osoczopochodnych. Dla pordwnania, jeszcze w 2019 roku ponad potowa pacjentéw byta leczona
czynnikami osoczopochodnymi, a w 2020 roku — 32% [39]. Podobna tendencja dotyczy pacjentéow
z hemofilig B — w latach 2019-2024 udziat oséb leczonych preparatami osoczopochodnymi zmniejszyt
sie 2 54% do 29% na rzecz terapii rekombinowanych. W 2024 roku zdecydowana wiekszos¢é pacjentéw
objetych leczeniem w programie B.15 otrzymywata czynnik VIII — byto to 332 osoby [39], 36 o0sdb
z hemofilig A - emicizumab. Czynnik IX stosowato 62 chorych, co potwierdza, ze dominujgca grupe
stanowili pacjenci z hemofilig A. tacznie terapig objeto 430 oséb, podczas gdy zgodnie z rejestrami 431
kwalifikowato sie do leczenia — oznacza to, ze 1 chory nie otrzymat leczenia w danym roku [39]. Od
1 pazdziernika 2025 roku w ramach programu PL B.15 wprowadzono lek Altuvoct, ktéry zostat objety
refundacjg i jest dostepny dla dzieci z hemofilig A. Dzieki przedtuzonemu dziataniu Altuvoct pozwala
na rzadsze podawanie — tylko raz w tygodniu — co oznacza mniej wktué i wiekszg wygode dla pacjentéw,
a tym samym poprawe jakosci zycia. W tym samym obwieszczeniu rozszerzono réwniez wskazania do
stosowania leku Hemlibra. Od 1 paZdziernika 2025 r. z terapii bedg mogli korzysta¢ pacjenci z ciezka
postaciag hemofilii A niepowiktanej inhibitorem do ukoriczenia 18. roku Zzycia, bez koniecznosci
spetniania dodatkowych kryteriow. W przypadku umiarkowanej hemofilii A niepowiktanej inhibitorem
z ciezkim fenotypem krwotocznym, leczenie bedzie dostepne po spetnieniu kryterium dotyczgcego
liczby krwawien w ciggu roku.
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Wykres 14. Zmiana struktury leczenia hemofilii A i B: udziat czynnikéw osoczopochodnych w latach 2019-2024

wg BASIW [39]
332
18 44 36
I
czynnik IX czynnik IX czynnik VIII emicizumab
osoczopochodny rekombinowany rekombinowany

Wykres 15. Liczba pacjentéow z hemofilia leczconych w Polsce w ramach programu B.15 wedtug rodzaju
otrzymywanego czynnika krzepniecia w 2024 roku wg BASiW [39]

Mimo coraz szerszego stosowania nowoczes$niejszych lekéw, dzieci chore na hemofilie w Polsce przez
dtugi czas nie miaty realnego dostepu do preparatéw o przedtuzonym dziataniu, mimo Zze figurowaty
one w oficjalnym wykazie refundacyjnym. Problem ten wynikat gtéwnie ze sposobu konstruowania
przetargdw publicznych — brakowato w nich mechanizméw uwzgledniajacych specyfike nowoczesnych
terapii. Produkty dfugodziatajgce konkurowaty na réwnych zasadach z tradycyjnymi preparatami, co
w praktyce ograniczato ich dostepnosé. Obowigzujgcy system przetargowy dodatkowo utrudniat
elastyczne dostosowanie terapii do indywidualnych potrzeb pacjenta —trudno byto precyzyjnie okresli¢
zapotrzebowanie na poszczegdlne czynniki i zakupi¢ je w sposdb efektywny. W efekcie najmtodsi
pacjenci byli zobowigzani do czestszego dozylnego podawania lekéw — do dwdch lub trzech razy
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w tygodniu — w poréwnaniu z terapiami o wydtuzonym okresie péttrwania, w ktérych liczba podan
mogta ograniczacd sie do jednego lub dwdch tygodniowo. Choé réznica ta moze wydawac sie nieznaczna
W ujeciu tygodniowym, w skali roku oznacza to istotny wzrost liczby podan — przyktadowo z okoto 50
do nawet 150 — co moze przektadac sie na zwiekszone obcigzenie zaréwno dla pacjenta, jak i jego
opiekunoéw. Przetom nastgpit dopiero w 2024 roku, kiedy to zmieniono zasady finansowania leczenia —
zamiast kupowania jednostek czynnika, wprowadzono zakup terapii miesiecznych, co otworzyto nowe
mozliwosci stosowania preparatow o przedtuzonym dziataniu. To krok w dobrg strone, jednak wcigz
istnieje potrzeba dalszego dostosowania procedur przetargowych, by zapewni¢ szerszy, bardziej
zindywidualizowany dostep do nowoczesnych metod leczenia.

Kolejnym waznym wydarzeniem byto wprowadzenie z dniem 1 lipca 2024 r. refundacji podskérnej
profilaktyki krwawien dla dzieci i mtodziezy z ciezkg postacig hemofilii. Ta forma leczenia znaczaco
poprawita komfort zycia pacjentdw, poniewaz umozliwita rzadsze podawanie leku w sposéb mniej
inwazyjny. Z terapii mogta korzystaé jedynie ograniczona liczba dzieci spetniajgcych rygorystyczne
kryteria kwalifikacyjne. Kontynuacjg tego kierunku zmian byto, z dniem 1 pazdziernika 2025 r.,
rozszerzenie wskazan dla emicizumabu oraz wprowadzenie leku o ultra wydtuzonym czasie dziatania,
co stanowito kolejny istotny etap w rozwoju terapii hemofilii A, przyczyniajac sie do zwiekszenia
skutecznosci leczenia i poprawy komfortu pacjentow.

Mimo wyraznego postepu w leczeniu hemofilii w Polsce, nadal istnieje pilna potrzeba kompleksowych
dziatan, ktére zapewnig wszystkim dzieciom dostep do skuteczniejszych, mniej ucigzliwych i bardziej
dostosowanych do ich potrzeb terapii, znaczaco poprawiajgcych jakos¢ zycia.

Swiadczenia udzielane w ramach programu lekowego

Swiadczenia udzielane w ramach programu lekowego B15 obejmuja: przyjecie pacjenta w trybie
ambulatoryjnym, hospitalizacje, hospitalizacje w trybie jednodniowym, leczenie w warunkach
domowych a takze diagnostyke.

W latach 2019-2024 zauwazalna jest zmiana w strukturze udzielanych swiadczen medycznych
w ramach programu lekowego. Najwiekszy udziat w tym okresie miato leczenie w warunkach
domowych, ktérego udziat systematycznie wzrastat — z 68,3% w 2019 roku do 72,8% w roku 2023,
w2024 nastapit niewielki spadek do 69,2%. Jednoczesnie w latach 2019-2024 zaobserwowano spadek
udziatu hospitalizacji w trybie stacjonarnym (z 2,6% do 1,7%). Warto réwniez zwréci¢ uwage na
diagnostyke w programie lekowym, ktérej udziat w ogdlnej liczbie Swiadczen stopniowo malat z 20,5%
w 2019 roku do 16,6% w 2023 roku, nastepnie znacznie wzrést do 17,2% [39].
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Swiadczenia udzielane w ramach PL B.15
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przyjecie pacjenta w trybie ambulatoryjnym m leczenie w warunkach domowych

M diagnostyka w programie lekowym

Wykres 16. Swiadczenia udzielane w ramach PL B.15 w latach 2019-2024 wg danych BASiW [39]

W 2024 roku najwyzszy koszt refundacji przypadajacy na jednego pacjenta dotyczyt diagnostyki
w programie lekowym — az 6 055 zt na pacjenta, przy catkowitej kwocie refundacji wynoszacej
2,2 min zt [39]. Dla poréwnania, hospitalizacja generowata koszt na poziomie 1 883 zt na pacjenta,

a leczenie w warunkach domowych — 0 zt, co potwierdza optacalnosc i rosngcg popularnosc tej formy
opieki.

Refundacja poszczegdlnych swiadczen udzielanych w ramach PL B.15 w 2023
roku

(359422 =5 oz4]
- 42 666 5
| —

hospitalizacja hospitalizacja w trybie  przyjecie pacjenta w trybie  leczenie w warunkach
jednodniowym ambulatoryjnym domowych

diagnostyka w programie
lekowym

I \Wartosc refundacji swiadczen - kwota rozliczona =\Nartos¢ refundacji na pacjenta

Wykres 17. Refundacja poszczegdlnych swiadczen udzielanych w ramach PL B.15 w 2024 roku wg danych
BASIW [39]

Dane wskazujg na wyrazny trend przenoszenia opieki nad pacjentem do Srodowiska domowego, co
jest korzystne zaréwno z punktu widzenia efektywnosci kosztowej, jak i komfortu pacjenta.



Systemowa analiza organizaciji i funkcjonowania leczenia pacjentdw z hemofilig wraz z implementacijq

Jednoczesnie, mimo nizszego udziatu diagnostyki w ogdlnej liczbie Swiadczen, pozostaje ona obszarem
generujgcym najwieksze koszty jednostkowe.

Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne

Realizacja Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne

Skazy Krwotoczne

Roczna liczba pacjentow
ki od 4 500 do 6 000

L (2021 - 2023)

Rozmieszczenie osrodkow leczenia hemofilii

N\ Braki w strukturze sieci osrodkow leczenia hemofilii wskazujg na koniecznosc
m rozszerzenia programu o nowe osrodki w regionach dotychczas nieobjetych lub
objetych w sposob niewystarczajacy

Mniejsza przejrzystos¢ procesu refundacyjnego w poréwnaniu do PL B.15

Pacjenci z ciezkg hemofilig A bez inhibitora w latach 2019 - 2023

85% byta leczona z wykorzystaniem osoczopochodnych
koncentratéw czynnika krzepniecia VI

/\ Leczenie domowe Roczne wydatki na koncentraty czynnika VIII
91% pacjentow % od 49 min zt do 96 min zt
(2023 1) (2019 - 2023)

Rysunek 15. Podsumowanie: Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne

Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne (NPLH) to wieloletni
program polityki zdrowotnej, finansowany ze srodkéw publicznych. Do konca 2024 roku byt
realizowany ze sSrodkéw pozostajgcych w dyspozycji Ministra Zdrowia, natomiast od 2025 roku jego
finansowanie przejgt Narodowy Fundusz Zdrowia. Gtdwnym celem programu jest poprawa jakosci oraz
dtugosci zycia pacjentéw cierpigcych na rzadkie, wrodzone i nabyte zaburzenia krzepniecia krwi.
Program zapewnia kompleksowg opieke medyczng, obejmujgcg m.in. dostep do niezbednych
produktdw leczniczych, systematycznej profilaktyki, a takze dziatania edukacyjne i wsparcie
psychologiczne. Program funkcjonuje nieprzerwanie od 2005 roku, a jego obecna edycja, zaplanowana
na lata 2024-2028, stanowi kontynuacje oraz rozwiniecie dziatan realizowanych w latach 2019-2023.

Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne zapewnia pacjentom:

e dostep do koncentratéw czynnikéw krzepniecia (VIII, IX i innych),
e profilaktyke krwawien (zwtaszcza u dzieci z ciezkg hemofilig),
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® nowoczesne terapie biologiczne (np. Hemlibra (emicizumab) — przewidziany jest wytacznie dla
pacjentéw z hemofilig A powiktang inhibitorem),

® leczenie na zadanie (w przypadku wystgpienia krwawienia),

e dostawy domowe lekdw i osprzetu medycznego,

® wsparcie psychologiczne, rehabilitacje, edukacje pacjentéw i ich rodzin [41].

W odrdznieniu od programu lekowego PL B.15, program ten posiada szersze kryteria kwalifikacyjne
i obejmuje wiekszg grupe chorych na rézne typy skaz krwotocznych, zaréwno wrodzonych, jak
i nabytych. Co istotne, dotyczy on zaréwno dzieci, jak i dorostych pacjentéw, co stanowi jedng
z kluczowych réznic w stosunku do programu lekowego.

Programem objete sg osoby chorujgce m.in. na:

e hemofilie Ai B —w przypadku dzieci wytgcznie z postacia powiktang inhibitorem; u dorostych
zaréwno z inhibitorem, jak i bez inhibitora,

nabyta hemofilie A,

zespot von Willebranda (w tym nabyty),

niedobory czynnikéw krzepniecia (V, VII, X, XI, XIIl),

ztozone niedobory czynnikdw krzepniecia,

obecnos¢ inhibitoréw przeciwko czynnikom krzepniecia (allo- i autoprzeciwciata),
trombastenia Glanzmanna, zespot Bernarda-Souliera, inne trombocytopatie,

nosicielki hemofilii A i B z graniczng aktywnoscig czynnikdw krzepniecia i wywiadem
krwotocznym,

® o0soby z graniczng aktywnoscig czynnika von Willebranda i dodatnim wywiadem krwotocznym
[41].

W Programie szacowano, ze do korica 2023 r. wsparciem zostanie objetych okoto 6 000 pacjentow —
byta to prognoza opracowana w 2018 r. przez Instytut Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie
(zaokraglona do petnych tysiecy) i przyjeta w poprzedniej edycji Programu na lata 2019-2023. W latach
2019-2021, wystawiono tacznie 5 989 kart postepowania terapeutycznego, a dostawy produktéw
leczniczych zrealizowano dla 4 604 pacjentéw. Nalezy przy tym podkresli¢, ze dane te nie obejmuja
0s6b z tagodng postacig choroby, ktére w danym roku nie wymagaty aktywnego leczenia [41].

Realizacja NPLH w poszczegdlnych wojewodztwach

Program jest realizowany przez wyspecjalizowang sie¢ Osrodkéw Leczenia Hemofilii (OLH), oddzielnie
dla dzieci i dorostych. W ramach obecnego programu powofano 28 specjalistycznych osrodkéw,
ktdérych zadaniem jest:

zapewnienie koordynacji terapii,
prowadzenie dokumentacji medycznej i diagnostyki,

[ ]

[ J

® organizacja szkolen dla personelu i pacjentow,

® biezaca ocena stanu zdrowia chorych (poprzez wystawianie kart postepowania),
[ ]

utrzymanie depozytéw lekéw na potrzeby leczenia nagtego.

Wiekszos¢ osrodkéow wspdtpracuje bezposrednio z Regionalnymi Centrami Krwiodawstwa
i Krwiolecznictwa, co umozliwia catodobowy dostep do koncentratéw czynnikéw krzepniecia. Sieé
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Osrodkéw Leczenia Hemofilii jest rozmieszczona nieréwnomiernie w skali kraju. Najwieksze
nagromadzenie osrodkéw wystepuje w wojewddztwie kujawsko-pomorskim, natomiast
w wojewddztwie opolskim brak jest osrodkdw spetniajgcych wymogi programu, co moze ograniczac
dostep pacjentow z tego regionu do specjalistycznej opieki. W wojewddztwie podkarpackim dziata
tylko jeden osrodek, i to wytgcznie dla dzieci, co oznacza, ze dorosli pacjenci z tych regionow
pozbawieni sg lokalnego dostepu do leczenia w ramach programu. Moze to prowadzi¢ do koniecznosci
przemieszczania sie pacjentéw do innych wojewddztw, co stanowi istotne utrudnienie logistyczne
i spoteczne [42].

Liczba realizatorow NPLH

F ﬁ osrodki dla dzieci
. A ' ' Obstugi stuge Bi
‘iﬁ osrodki dla dorostych T

Wykres 18. Liczba realizatoré6w NPLH w zakresie interwencji ,,Powotanie i funkcjonowanie osrodkow leczenia
hemofilii i pokrewnych skaz krwotocznych i objecie pacjentow kompleksowq opieka w tych osrodkach” [42]

Braki w strukturze sieci OLH wskazujg na koniecznos¢ rozszerzenia programu o nowe osrodki
w regionach dotychczas nieobjetych lub objetych w sposdb niewystarczajgcy. Umozliwi to poprawe
dostepnosci leczenia, skrécenie czasu reakcji w stanach nagtych oraz zapewnienie réwnych szans
terapeutycznych dla wszystkich pacjentow.

Leki dostepne w NPLH

W ramach Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne
pacjenci majg zapewniony dostep do nowoczesnych, skutecznych terapii stosowanych zaréwno
w profilaktyce, jak i w leczeniu krwawien. Szczegdlny nacisk potozony jest na bezpieczerstwo
pacjentéw z ciezkg postacig hemofilii oraz oséb zagrozonych powiktaniami krwotocznymi —w tym celu
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osrodki leczenia hemofilii utrzymujg state depozyty lekéw niezbednych w terapii standw nagtych.
Program obejmuje dostepnos¢ koncentratow czynnikdow krzepniecia VIII i IX, w tym preparatéow
rekombinowanych, ktére stanowig podstawe leczenia substytucyjnego. Uzupetnieniem terapii sg leki
wspomagajace, takie jak desmopresyna, srodki antyfibrynolityczne oraz przeciwciata monoklonalne
stosowane m.in. u pacjentéw z inhibitorem. We wspdtpracy z Regionalnymi Centrami Krwiodawstwa
i Krwiolecznictwa zapewnione jest catodobowe zabezpieczenie pacjentow w czynniki krzepniecia,
takze w warunkach domowych [41].

Efektywne zarzadzanie lekami w ramach OLH opiera sie na systematycznym monitorowaniu zuzycia
preparatéw, prowadzeniu szczegétowej dokumentacji medycznej oraz przestrzeganiu jednolitych
standardéw terapeutycznych. Dzieki tym mechanizmom mozliwe jest nie tylko zapewnienie wysokiej
jakosci opieki, ale rowniez optymalne gospodarowanie zasobami lekowymi na poziomie krajowym.

Procedura wdrazanie nowej terapii

Wdrozenie nowej terapii w ramach NPLH przebiega wedtug nastepujacych etapdéw:

1. Narodowe Centrum Krwi, na wniosek Przewodniczgcego Rady Programu, zwraca sie do podmiotu
odpowiedzialnego o przygotowanie analiz efektywnosci medycznej i kosztowej nowej terapii
w poréwnaniu do dotychczas stosowanych lekéw, zgodnych z wymogami refundacyjnymi.

2. Po zaopiniowaniu wniosku i otrzymaniu analiz, Przewodniczgcy Rady kieruje do Ministra Zdrowia
whniosek o zlecenie Agencji Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji (AOTMIT) weryfikacji tych
analiz oraz wydania opinii dotyczacej zasadnosci wprowadzenia terapii.

3. W przypadku terapii dedykowanych pacjentom 2z chorobami rzadkimi, gdy podmiot
odpowiedzialny nie przedstawi wymaganych analiz, Rada moze zwrdci¢ sie do Ministra o zlecenie
AOTMIT wydania opinii na podstawie udokumentowane] efektywnosci medycznej oraz mozliwosci
realizacji terapii w ramach budzetu programu.

4. Wprowadzenie nowej terapii nastepuje po uzyskaniu pozytywnej opinii AOTMIT.

5. Podczas gtosowania w Radzie Programu cztonkowie zobowigzani sg do ztozenia deklaracji o braku
konfliktu interesdw; w przypadku ujawnienia powigzan z producentami lub odmowy ztozenia
deklaracji, cztonek zostaje wytgczony z gtosowania [41].

Sciezka wdrozenia nowej terapii w ramach NPLH rézni sie istotnie od standardowego procesu
refundacyjnego obowigzujgcego w programie lekowym B.15. Procedura w NPLH cechuje sie mniejszg
przejrzystoscig — wniosek o wprowadzenie terapii inicjowany jest przez placoéwke medyczng i trafia do
oceny AOTMIT za posrednictwem Rady Programu. W przeciwienstwie do tego, Sciezka refundacyjna
w programie lekowym B.15 jest jasno okreslona i sformalizowana. Producent leku sktada wniosek
refundacyjny wraz z petng dokumentacjg, ktéra nastepnie jest poddawana obligatoryjnej ocenie
AOTMIT. Na podstawie opinii AOTMIT Ministerstwo Zdrowia podejmuje decyzje o objeciu refundacja.
W efekcie oba rozwigzania systemowe nie sg réwnorzedne — Sciezka B.15 zapewnia wiekszg
transparentnos$é procesu oraz szerszy i bardziej stabilny dostep do lekéw, podczas gdy procedura NPLH
jest bardziej zamknieta i ograniczona do wybranych osrodkéw, co przekfada sie na ograniczony dostep
pacjentéw do nowoczesnych terapii.
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Tabela 1. Poréwnanie Sciezki refundacyjnej PL i Sciezki NPLH

Element

Inicjator

NPLH

Rada Programu (przy MZ),
ewentualnie lekarze i szpitale

PL

Producent leku (podmiot odpowiedzialny)

Rodzaj analizy

Wymagana analiza efektywnosci
i kosztow

Petne analizy HTA zgodne z ustawa
refundacyjna (wymogi formalne, modele
ekonomiczne, analiza wptywu na budzet)

AOTMIT — tylko na zlecenie Ministra

AOTMIT — obligatoryjna ocena kazdego

o finansowaniu

AOTMIT i decyzji Rady Programu

Kto ocenia? Zdrowia (po pismie od Rady . . .
whiosku ztozonego przez firme
Programu)
Opinia AOTMIT Wydawana ty.lko p.o, u.ru'chomlenlu Staty element procesu
specjalnej sciezki
Decyzja MZ na podstawie pozytywnej opinii | MZ po opinii AOTMIT i negocjacjach cenowych

z Komisjg Ekonomiczng

Publikacja
w obwieszczeniu

Nie — terapia dostepna w ramach
programu zdrowotnego, nie jako
refundowana pozycja na liscie

Tak — pojawia sie w obwieszczeniu
refundacyjnym (lista refundacyjna)

Zakup lekow

Centralne zakupy przez MZ / NCK,
dostarczane do szpitali

Zakup lekéw realizowany jest w procedurze
przetargowej badz w formie zakupu
centralnego, w zaleznosci od charakteru
programu

AOTMIT —Agencja Oceny Technologii Medycznych i Taryfikacji, MZ — Ministerstwo Zdrowia, NCK — Narodowe Centrum Krwi, NFZ — Narodowy

Fundusz Zdrowia, NPLH — Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy Krwotoczne, PL — program lekowy
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Wady i zalety $ciezek refundacyjnych z perspektywy wnioskodawcy

Sciezka NPLH

*Dostosowany do terapii rzadkich, np. lekéw sierocych

*Zakupy centralne — brak koniecznosci negocjacji cenowych z KE

- Brak przejrzystosci procedury i harmonogramu — niejasna sciezka finansowania
*Ograniczony dostep — tylko osrodki w Programie
*Brak trwatosci i gwarancji dfugoterminowego dostepu

*Producent ma ograniczony wplyw na proces i czas

*Terapia niedostepna w aptekach (brak dostepnosci dla pacjentéw spoza programu)

Sciezka PL
Jasny proces opisany w ustawie refundacyjnej

*Ogdlnopolski dostep (szpitale, programy lekowe NFZ)

*Obowiazkowa publikacja w obwieszczeniu refundacyjnym

*Producent ma kontrole nad wnioskiem i negocjacjami

*Trwatos¢ decyzji — lek dostepny przez co najmniej 2 lata

*Wysokie koszty analizy i dokumentacji dla producenta

Rysunek 16. Wady i zalety Sciezek refundacyjnych z perspektywy wnioskodawcy
Swiadczenia dostepne w NPLH

Osrodki uczestniczgce w programie realizujg kompleksowe Swiadczenia medyczne obejmujgce:

diagnozowanie i monitorowanie skaz krwotocznych,
indywidualne planowanie leczenia (m.in. karty postepowania),
prowadzenie profilaktyki pierwotnej i wtérnej,

leczenie epizodéw krwawien i powiktan,

wsparcie ortopedyczne i rehabilitacyjne,

edukacje pacjentdéw i ich rodzin,

szkolenia dla personelu medycznego.

Kazdy pacjent objety programem pozostaje pod statg opieka wykwalifikowanego zespotu medycznego,
ktoéry prowadzi dokumentacje w formie elektronicznej oraz regularnie ocenia efektywnos¢ leczenia.
Swiadczenia finansowane sg ze $rodkdw publicznych, a dostep do nich zalezy od kwalifikacji pacjenta
oraz aktualnej lokalizacji osrodka leczenia hemofilii.
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W ramach programu mozliwe sg takze dostawy koncentratéw czynnikéw VIl i IX, a takze emicizumabu
do domu pacjenta. Zgodnie z informacjami przekazanymi przez producenta, wszyscy pacjenci
otrzymujgcy emicizumab majg zapewniong dostawe leku do domu, niezaleznie od tego, czy zostali
zakwalifikowani do leczenia profilaktycznego, czy do terapii w schemacie ,,na zadanie”. Dla pozostatych
lekéw priorytet w dostawach majg pacjenci z ograniczong mobilnoscia, mieszkajagcy daleko od
osrodkéw lub bez dostepu do transportu. Wnioski o udziat w programie dostaw domowych sktadaja
lekarze prowadzacy, a zatwierdzane sg przez koordynatoréw OLH [41].

Pacjenci z ciezkg hemofilig A bez inhibitora

Ciezka posta¢ hemofilii A bez inhibitora stanowi istotne wyzwanie terapeutyczne i organizacyjne
w systemie ochrony zdrowia. Skuteczne leczenie tej grupy pacjentéw wymaga statego dostepu do
koncentratéow czynnika krzepniecia VIII oraz odpowiednio zorganizowanego modelu opieki, w tym
leczenia domowego.

W okresie 2019-2023 liczba pacjentow z ciezkg hemofilig A bez inhibitora leczona w ramach NPLH
utrzymywata sie na stabilnym poziomie, wynoszagcym okoto 1 000 oséb rocznie. W ciggu pierwszych
pieciu miesiecy 2024 roku zarejestrowano 866 takich pacjentéw, co moze sugerowaé zblizong
catkowitg liczbe chorych w ujeciu rocznym [43].

Zdecydowana wiekszos¢ pacjentéw (okoto 85%) byta leczona z wykorzystaniem osoczopochodnych
koncentratow czynnika krzepniecia VIII. Pozostali pacjenci stosowali rekombinowane koncentraty tego
czynnika [43].

2019 2020 2021 2022 2023 01.01 - 31.05.2024

I Liczba pacjentow z ciezkg hemofilig A bez inhibitora
= dziat pacjentéw przyjmujgcych rekombinowany koncentrat czynnika VIII

=—|Jdziat pacjentdw przyjmujacych osoczopochodny koncentrat czynnika VIII

Wykres 19. Liczba pacjentow z ciezkg hemofilia A bez inhibitora leczonych w ramach NPLH w latach 2019-
05.2024 [43]

W 2023 roku az 91% pacjentéw otrzymywato koncentraty czynnika VIII w ramach leczenia domowego.
Wsrdd tych swiadczen 87% stanowito profilaktyke, natomiast 13% — leczenie epizoddw krwawien [43].
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Leczenie domowe, w tym przede wszystkim profilaktyczne, stanowi podstawowg forme terapii, co
wskazuje na skutecznos¢ i akceptacje tego modelu wsrdd pacjentéw i personelu medycznego.

W latach 2019-2023 tgczne roczne wydatki na koncentraty czynnika VIII wahaty sie w przedziale od
49 min zt do 96 min zt: zaobserwowano spadek kosztéw z 76 min zt w 2019 roku do 49 min zt w 2021
roku, jednak w kolejnych latach nastapit wyrazny wzrost do 96 min zt w 2023 roku (wzrost o 77%
w poréwnaniu do roku 2022). W okresie styczen-maj 2024 roku poniesiono juz wydatki w wysokosci
61 min zt [43], co sugeruje dalszy wzrost kosztdw w skali catego roku. Mimo stabilnej liczby pacjentéw,
wydatki na leczenie znaczgco wzrosty, co moze wynikac ze zmiany struktury stosowanych produktéw,
wzrostu cen lub intensyfikacji leczenia profilaktycznego.

—on 7%

90% 91%

96 min zt

76 min zt

58 min zt 61 min zt

54 min zt
49 min zt

2019 2020 2021 2022 2023 01.01- 31.05.2024

I Koszty catkowite
= Udziat kosztow rekombinowanego koncetratu czynnika VIl

e Jdziat kosztow osoczopochodnego koncetratu czynnika VIII

Wykres 20. taczny koszt koncentratu czynnikéw VIIl w NPLH w latach 2019-05.2024 [43]
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Nowoczesne metody leczenia

Nowoczesne generacje lekow

* Czynniki krzepniecia o przedtuzonym okresie
pottrwania

* Leki w formie podskérnej m

* Terapie genowe

Dostawy lekéw do domu

* Obecnie wiekszosc chorych odbiera preparaty w Regionalnych Centrach Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa
* Rozszerzenie dostaw lekéw do domu istotnie zmniejszy bariery w dostepie do leczenie oraz poprawi jego
ciggtosé, w szczegdlnosci wsrod osob z ciezka postacig hemofilii

Narzedzia wspomagajace leczenie

* Teleporady

Ograniczenie wizyt pacjentow w osrodku

: i-li?;asg'gamed czne K . Rowny standard leczenia
p_ : . v A g \orzysci Zrédta informacji i edukacji dla pacjentéw
" Rejestry pacjentow i systemy zarzadzania Poprawa komfortu psychicznego pacjentow
chorobg

. . Mozliwos¢ biezagcego monitorowania chorob
* Webinary z ekspertami aceg ¥

Rysunek 17. Podsumowanie: Nowoczesne metody leczenia

Nowoczesne generacje lekow

Hemofilia, jako rzadka, dziedziczna choroba ukfadu krzepniecia krwi, od dekad wymaga leczenia
substytucyjnego z zastosowaniem koncentratéw czynnikdw krzepniecia. Tradycyjne podejscie
terapeutyczne opierato sie na dozylnym podawaniu rekombinowanego lub osoczopochodnego
czynnika VIII (dla hemofilii A) lub czynnika IX (dla hemofilii B). Postep biotechnologiczny oraz rozwoj
terapii celowanych przyczynity sie do powstania nowej generacji lekdw, ktére diametralnie zmieniajg
podejscie do leczenia tej choroby — oferujgc wyzszg skutecznosé, wiekszg wygode stosowania oraz
znaczacg poprawe jakosci zycia pacjentéw. Jak podkresla prof. dr hab. n. med. Jerzy Windyga,
kierownik Zaktadu Hemostazy i Zakrzepic Instytutu Hematologii i Transfuzjologii w Warszawie,
dynamiczny rozwdj nowych czasteczek terapeutycznych — czesto o innowacyjnych mechanizmach
dziatania — stawia przed Narodowym Programem Leczenia Hemofilii koniecznosé¢ systematycznej
aktualizacji i dostosowywania zatozen do zmieniajgcych sie realiéw klinicznych [47].

Nowoczesne terapie mozna sklasyfikowaé w trzech gtéwnych kategoriach:

1. Lekio przedtuzonym czasie péitrwania

Leki te zostaty zaprojektowane w sposdb umozliwiajacy wydtuzong obecnos¢ czynnika krzepniecia
w krwiobiegu, co przektada sie na rzadszg koniecznos$¢ podan — zazwyczaj raz na 5-7 dni — oraz wieksza
zgodnos¢ pacjentow z zaleceniami terapeutycznymi. Aktualnie w Polsce dostepne sg nastepujgce
preparaty:
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Eftrenonakog alfa (Alprolix®) — hemofilia B,
Rurioctocog alfa pegol (Adynovi®) — hemofilia A,
Efmoroctocog alfa (Elocta®) — hemofilia A,
Efanezoktokog alfa(Altuvoct®) — hemofilia A [46].

W trakcie Zjazdu Rodzin Fundacji Sanguis prof. dr hab. n. med. Wojciech Mtynarski wygtosit wyktad,
w ktorym podkreslit, ze w przypadku pacjentéw z hemofilig A, zastosowanie tych preparatéow pozwala
na zmniejszenie liczby wktuc srednio o jedno tygodniowo wzgledem terapii klasycznymi koncentratami
czynnika VIII [49].

Na rynku terapeutycznym w Polsce pojawit sie nowy preparat — efanesoctocog alfa, znany handlowo
jako Altuvoct (Altuviiio w innych krajach), ktéry od 1 pazdziernika 2025 roku zostat objety refundacja
w programie PL B.15 dla pacjentéw z hemofilig A. Altuvoct to pierwszy rekombinowany czynnik VIII,
ktory nie wigze sie z czynnikiem von Willebranda (VWF), co stanowi istotng innowacje
w farmakokinetyce leczenia — jego czas dziatania nie jest juz ograniczany naturalnym stezeniem vWF
w osoczu. W pordwnaniu do obecnie stosowanych preparatdow o przedtuzonym czasie poftrwania,
Altuvoct zapewnia stabilng i dtugotrwatg ochrone przed krwawieniami. Standardowy schemat
dawkowania obejmuje podanie dozylne raz w tygodniu, co znaczgco poprawia komfort terapii i moze
zwieksza¢ przestrzeganie zalecen przez pacjentéw. Regularne, tygodniowe wstrzykniecia
efanesoctocogu alfa skutecznie redukuja ryzyko powaznych krwawien i powiktan zwigzanych
z hemofilig A, co czyni go obiecujgcy opcja terapeutyczng w dtugoterminowym zarzadzaniu choroba.

2. Terapie podskorne

Przetom w leczeniu hemofilii A stanowi emicizumab (Hemlibra®) — przeciwciato monoklonalne
nasladujgce funkcje czynnika VIII, stosowane podskérnie raz na tydzien lub rzadziej. Lek cechuje sie
wysoka skutecznoscig oraz znaczgcym wptywem na poprawe jakosci zycia pacjentéw, w szczegélnosci
tych z inhibitorem.

Obecnie w Polsce emicizumab objety jest refundacjg wytgcznie dla wybranych grup pacjentéw::

® U pacjentédw z hemofilig A powikfang inhibitorem, pod warunkiem spetnienia dwdch kryteridw:
obecnosci inhibitora czynnika VIII w hemofili A oraz niepowodzenia wywofania
immunotolerancji lub wystgpienia przeciwwskazan do tego typu leczenia, oraz

® u dzieci i mtodziezy do 18 roku zycia z ciezkg hemofilig A niepowiktang inhibitorem,

® u dzieci i mtodziezy do 18 roku zycia z umiarkowang hemofilig A niepowiktang inhibitorem
z ciezkim fenotypem krwotocznym (po spetnieniu kryterium liczby krwawien).

W najblizszym czasie producenci bedg ubiegac¢ sie o refundacje dla kolejnych terapii podskdrnych,
takich jak concizumab oraz marstacimab — podawanych raz w tygodniu [19].

Zaawansowane badania kliniczne Ill fazy dotycza takze kolejnego preparatu — Mim8, bedacego
bispecyficznym przeciwciatem. Wyniki badania FRONTIER3 (2025 r.) przeprowadzonego wsréd dzieci
z hemofilig A wykazaty bardzo wysoki profil bezpieczenstwa oraz skutecznos¢ — az 74,3% pacjentéw
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nie wymagato interwencji z powodu krwawien, a 98% opiekunéw wyrazito preferencje dla nowej
terapii wzgledem dotychczasowej [48].

3. Terapie genowe

Terapie genowe, wykorzystujgce wektory wirusowe (najczesciej AAV), oferuja mozliwosc
jednorazowego podania, ktédre moze zapewni¢ dtugotrwata produkcje brakujacego czynnika
krzepniecia. W Europie i USA zarejestrowano juz trzy terapie tego typu, ktdre dedykowane sg wytgcznie
dorostym pacjentom z hemofilig A i B.

Wociaz jednak istniejg istotne ograniczenia:

® nieprzewidywalno$s¢ czasu utrzymania efektu terapeutycznego (czesto wymagajaca
powtdrzenia terapii po kilku-kilkunastu latach),

® obecnos¢ przeciwciat przeciwko wektorom AAV, co wyklucza cze$¢ pacjentéw z mozliwosci
skorzystania z leczenia,

® brak danych dtugoterminowych potwierdzajacych petne bezpieczeristwo stosowania.

W Polsce terapia genowa pozostaje na etapie pilotazowym i akademickim. Trwajg jednak intensywne
przygotowania do jej wdrozenia w ramach systemu publicznego.

Dostawy lekéw do domu

Zgodnie z zatozeniami Narodowego Programu Leczenia Hemofilii, rozwijana jest logistyka dostaw
lekéw bezposrednio do miejsca zamieszkania pacjentéw. Obecnie wiekszo$¢ chorych odbiera
preparaty w Regionalnych Centrach Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa. Dla wybranej grupy pacjentéw
z ciezkg postacig choroby dostepne s3g juz dostawy domowe. Jak podkresla Matgorzata Lorekbyta
dyrektor Narodowego Centrum Krwi: ,Duza cze$¢ dorostych pacjentéw zmaga sie z dysfunkcjami
narzadu ruchu, co utrudnia regularne odbieranie duzych objetosci lekow. Stopniowe rozszerzanie
programu dostaw domowych — przy zapewnieniu nadzoru nad leczeniem dzieki systemowi e-Hemofilia
— jest jednym z naszych priorytetéw.” Celem programu jest objecie dostawami domowymi wszystkich
pacjentow z ciezkg postacia hemofilii, co istotnie zmniejszy bariery w dostepie do leczenia oraz
poprawi jego ciggtos¢ [47]. W tym kontek$cie warto podkresli¢, ze pojecie leczenia domowego
obejmuje samodzielne podawanie przez pacjenta koncentratéw czynnikéw krzepniecia — najczesciej
dozylnie — w celu zapobiegania krwawieniom lub ich leczenia. Pacjent jest wczesniej odpowiednio
przeszkolony przez lekarza i prowadzi ksigzeczke leczenia domowego, w ktérej odnotowuje podane
dawki oraz powody ich zastosowania. Leki stosowane w ramach leczenia domowego (zaréwno
profilaktycznego, jak i doraznego) pacjenci odbierajg w Regionalnych Centrach Krwiodawstwa
i Krwiolecznictwa; w razie potrzeby mozliwe jest rowniez bezptatne dostarczenie lekéw do dowolnego
szpitala w Polsce, w ktdrym przebywa pacjent z hemofilig. Czes¢ chorych otrzymuje leki bezposrednio
do domu — osrodki leczenia hemofilii zgtaszajg do NCK pacjentéw spetniajgcych okreslone kryteria (np.
znaczne ograniczenia ruchowe, brak wiasnego $rodka transportu, duza odlegtos¢ od Regionalnego
Centrum Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa) oraz wyrazajgcych zgode na dostawy domowe.
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W przypadku pacjentéw objetych programem emicizumab dostawy domowe realizowane s3 dla
wszystkich chorych, niezaleznie od stanu zdrowia.

Narzedzia wspomagajace leczenie

Postep technologiczny i cyfryzacja opieki zdrowotnej otwieraja nowe mozliwosci wspomagania
leczenia przewlektych choréb, takich jak hemofilia. Wsréd dostepnych rozwigzan wyrdzniajg sie:

teleporady,

e-konsylia,

dedykowane aplikacje medyczne,

rejestry pacjentéw i systemy zarzadzania chorobg,

webinary ze specjalistami.
Teleporady

W okresie pandemii COVID-19 teleporady zyskaty szczegdlne znaczenie, stajgc sie kluczowym
elementem umozliwiajgcym nieprzerwang opieke nad pacjentami z hemofilig. Umozliwity one nie tylko
kontynuacje leczenia w warunkach domowych, ale réwniez biezagce monitorowanie terapii oraz
kontakt z zespotami medycznymi bez koniecznosci wizyt w osrodkach leczenia. Z dostepnych
przegladow literatury wynika, ze zaréwno pacjenci, jak i personel medyczny wyrazajg wysoki poziom
satysfakcji z wdrozenia rozwigzan telemedycznych. Wskazuje sie rowniez na korzysci organizacyjne
i ekonomiczne ptynace z ich zastosowania, takie jak lepsze planowanie opieki, redukcja liczby wizyt
osobistych i optymalizacja wykorzystania zasobéw kadrowych. W badaniach pacjenci wskazywali na
szereg istotnych zalet telekonsultacji, w tym prostote obstugi, tatwiejszy dostep do lekarzy oraz
oszczednosc czasu i kosztow zwigzanych z dojazdem. W przypadku mtodszych pacjentéw dodatkowo
podkreslano wzrost poczucia samodzielnosci i aktywnego udziatu w procesie leczenia. Jednoczes$nie
Zauwazono pewne ograniczenia — najczesciej zgtaszano trudnosci techniczne, takie jak zaktdcenia
w potgczeniach, problemy z dostepnoscig odpowiedniego sprzetu oraz bariery jezykowe i ograniczenia
wynikajgce z niepetnosprawnosci sensorycznych. Pozytywne doswiadczenia odnotowano rowniez
wsréod pracownikéw ochrony zdrowia. W jednym z badan az 88% specjalistow zadeklarowato, ze
polecitoby telemedycyne innym, a 79% uznato, ze powinna ona na state zostac¢ wtgczona do codziennej
praktyki klinicznej. Bardzo wysoko oceniano szczegdlnie konsultacje wideo prowadzone przez
fizjoterapeutéw — 94% z nich wyrazito zadowolenie z takiej formy kontaktu. Zwracano jednak uwage,
ze niektdre elementy oceny, takie jak precyzyjne badanie zakresu ruchomosci stawoéw, nadal wymagaja
wizyty osobistej. Pomimo szerokiej akceptacji, istotnym wyzwaniem pozostajg ograniczenia
techniczne. Zaktécenia odnotowano w 38% konsultacji telefonicznych oraz w 71% wideokonsultacji.
Dodatkowo, 67% pracownikéw medycznych przyznato, ze nie czuto sie odpowiednio przygotowanych
do prowadzenia konsultacji wideo, a 71% wskazato na potrzebe uzupetniajgcych szkolen w zakresie
wykorzystania telemedycyny. [65]

W sSwietle tych danych, autorzy przegladu literatury [65] podkreslajg, ze telemedycyna powinna byc¢
traktowana jako narzedzie komplementarne, a nie substytucyjne wobec tradycyjnych form opieki. Jej
rola jest szczegdlnie cenna w obszarach takich jak edukacja terapeutyczna, planowanie leczenia czy
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biezgce monitorowanie stanu zdrowia, jednak w przypadkach wymagajacych bezposredniego badania
fizykalnego — np. oceny stawéw lub identyfikacji objawdw krwawienia — niezbedne pozostajg wizyty
osobiste. Zwraca sie rowniez uwage na potrzebe opracowania i wdrozenia jednolitych standardéw
prowadzenia konsultacji w trybie zdalnym. Brakuje bowiem jasno zdefiniowanych procedur
dotyczacych m.in. sposobu przeprowadzania oceny klinicznej, doboru narzedzi diagnostycznych oraz
dokumentowania przebiegu wizyty. Ustandaryzowanie tych proceséw mogtoby nie tylko poprawié¢
jakosc¢ swiadczonych ustug, ale takze umozliwi¢ lepsze poréwnywanie wynikoéw klinicznych oraz ocene
efektywnosci ekonomicznej zdalnych form opieki.

W kontekscie dtugofalowym, rozwdj telemedycyny w leczeniu hemofilii wymaga takze inwestycji
w infrastrukture techniczng, zapewnienia szkolenn dla personelu medycznego oraz wdrazania
rozwigzan umozliwiajgcych rowno$é dostepu — zwilaszcza wsrdd pacjentéw starszych, oséb
z niepetnosprawnosciami lub zamieszkujacych obszary o ograniczonym dostepie do sieci. Przyszte
dziatania systemowe powinny wiec koncentrowac¢ sie na integracji telemedycyny z opieka
koordynowang, przy jednoczesnym zachowaniu wysokich standardow klinicznych i bezpieczenstwa
pacjenta. [65].



Systemowa analiza organizaciji i funkcjonowania leczenia pacjentdw z hemofilig wraz z implementacijq

Dlaczego warto korzystac z telemedycyny?

Korzysci dla pacjentéw
b Redukcja liczby wizyt osobistych
tatwiejszy dostep do lekarzy .'0.

Oszczednosé czasu

Mniejsze koszty zwigzane z dojazdem %

Opinia lekarzy

88% specjalistéow zadeklarowato, ze polecitoby telemedycyne innym

V 79% uznato, ze teleporady powinny state zosta¢ wiaczone do codziennej praktyki
klinicznej

94% fizjoterapeutéw wyrazito zadowolenie z takiej formy kontaktu jak teleporady

67% pracownikéw medycznych przyznato, ze nie czuto sie odpowiednio
® przygotowanych do prowadzenia konsultacji wideo

71% wskazato na potrzebe uzupetniajgcych szkolen w zakresie wykorzystania
telemedycyny

Whioski
Teleporady powinny by¢ traktowane jako uzupetnienie wizyt stacjonarnych
planowanie leczenia, biezagce monitorowanie stanu zdrowia, jednak w przypadkach

wymagajacych bezposredniego badania fizykalnego — niezbedne pozostajg wizyty
osobiste

I Rola teleporad szczegdlnie cenna w obszarach takich jak edukacja terapeutyczna,

Przyszfe dziatania systemowe powinny wiec koncentrowac sie na integracji
telemedycyny z opieka koordynowanga, przy jednoczesnym zachowaniu wysokich
standardéw klinicznych i bezpieczeristwa pacjenta

Rysunek 18. Korzysci dla pacjentéw z zastosowania teleporad
E-konsylia

E-konsylia, czyli zdalne konsultacje zespotéw specjalistycznych, stajg sie coraz bardziej istotnym
narzedziem w kompleksowej opiece nad pacjentami z hemofiliag. Chorzy ci czesto wymagajg
wspotpracy wielu ekspertow — hematologa, ortopedy, fizjoterapeuty, psychologa czy genetyka —
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a dostep do tak szerokiego zespotu w jednym miejscu bywa utrudniony, szczegdlnie poza duzymi
osrodkami referencyjnymi.

E-konsylium umozliwia lekarzowi prowadzgcemu zorganizowanie zdalnej konsultacji z innymi
specjalistami z roznych osrodkdw w kraju, co znaczgco zwieksza dostepnosé do wysokospecjalistycznej
opinii i wspdlnego planowania leczenia. Z perspektywy pacjenta rozwigzanie to przynosi szereg
korzysci — przede wszystkim pozwala uczestniczyé w naradzie bez koniecznosci osobistego stawienia
sie w osrodku, co ma szczegdlne znaczenie dla oséb z ograniczong mobilnoscig lub zamieszkatych
w znacznej odlegtosci od osrodka leczenia hemofilii. Zdalne konsylia mogg by¢ szczegdlnie przydatne
w sytuacjach wymagajacych szybkiego ustalenia planu postepowania w przypadku powikfan
ortopedycznych, kwalifikacji do leczenia operacyjnego, wdrazania nowoczesnych terapii (np. genowej,
niefaktorowej) lub indywidualnego planowania rehabilitacji.

Znaczenie tego modelu opieki zostato dostrzezone réwniez na poziomie systemowym. 22 pazdziernika
2024 r. zatwierdzono do realizacji projekt ,E-Konsylium 11”7, ktérego celem jest rozwdj platformy
telemedycznej wspierajgcej zdalne konsultacje w zakresie m.in. hematologii i choréb rzadkich — w tym
hemofilii [66]. Projekt, wspdtfinansowany ze srodkdw Unii Europejskiej w ramach programu Fundusze
Europejskie dla Rozwoju Spotecznego 2021-2027, ma zostac¢ zakonczony do korca 2026 r. [67]

Wiaczenie e-konsyliéw do standardowej opieki nad osobami z hemofilia moze znaczgco podniesc¢
jakosc¢ i szybkos¢ podejmowanych decyzji terapeutycznych, ograniczy¢ nieréwnosci w dostepie do
specjalistdow oraz odcigzy¢ osrodki leczenia, w ktdrych liczba specjalistdw jest niewystarczajgca
w stosunku do liczby pacjentéw. Jest to tym bardziej istotne w kontekscie rozwoju nowych form
terapii, ktdre wymagaja scistej interdyscyplinarnej wspotpracy.

Korzysci z zastosowania e-konsyliow

ee Konsultacja ze specjalistami z catego kraju

(2)

ﬁ- Uczestnictwo w e-konsylium nie wymaga od pacjenta wizyty w osrodku

Rysunek 19. Korzysci z zastosowania e-konsyliow w leczeniu pacjentéw z hemofilia
Dedykowane aplikacje medyczne

Aplikacje mobilne takie jak EMI BAZA, myWAPPS, Florio HAEMO, Haemoassist czy myPKFiT,
opracowane z myslg o pacjentach z hemofilia, to zaawansowane narzedzia cyfrowe wspierajgce
zarowno codzienne zarzadzanie terapig. Umozliwiajg one rejestrowanie kluczowych danych
klinicznych, takich jak epizody krwawien czy podania czynnika krzepniecia, co pozwala na lepsze
dostosowanie leczenia do indywidualnych potrzeb pacjenta. Zintegrowane modele farmakokinetyczne
pozwalajg na prognozowanie poziomu czynnika krzepniecia w czasie, wspierajgc planowanie infuzji
w spos6b precyzyjny i dostosowany do aktywnosci zyciowej chorego. Dodatkowo, aplikacje oferujg
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funkcje przypomnien o koniecznosci podania leku oraz alerty ostrzegajgce o potencjalnym spadku
poziomu czynnika, co zwieksza bezpieczeristwo terapii.

Istotnym elementem tych rozwigzan jest mozliwos¢ automatycznego przesytania danych do osrodkéow
leczenia, co utatwia monitorowanie przebiegu terapii przez lekarzy i pozwala na szybsze podejmowanie
decyzji klinicznych.

Funkcjonalnosci oferowane przez te aplikacje obejmujg m.in.

® prowadzenie elektronicznego dzienniczka krwawien i infuzji,

® monitorowanie przysztych pozioméw czynnika na podstawie spersonalizowanych modeli
farmakokinetycznych,

® przypomnienia o infuzjach i alerty spadku czynnika,

e przesytanie danych do osrodkéw leczenia.

Skuteczno$¢ i przydatnos¢ aplikacji mobilnych zostata potwierdzona w badaniu ankietowym
przeprowadzonym wsrdd pacjentéw z hemofilig i innymi zaburzeniami krzepniecia. Az 74%
respondentow zadeklarowato regularne korzystanie z narzedzi takich jak Haemoassist, florio HAEMO
czy myPKFiT. Zdecydowana wiekszo$¢ uzytkownikow (85%) ocenita, ze aplikacje w istotny sposdb
wspierajg przestrzeganie zalecen terapeutycznych i ufatwiajg codzienne zarzadzanie leczeniem.
Jednoczesnie zwrécono uwage na wysoki odsetek czasowego porzucania tych narzedzi, co moze by¢
zwigzane z problemami technicznymi oraz brakiem biezgcego wsparcia uzytkownika. W celu
zwiekszenia efektywnosci wykorzystania aplikacji zaleca sie prowadzenie dziatan edukacyjnych oraz
wyznaczenie osoby kontaktowej w osrodkach leczenia hemofilii, odpowiedzialnej za pomoc pacjentom
w zakresie obstugi narzedzi cyfrowych [69].

Funkcje i korzysci dla pacjentow z zastosowania aplikacji medycznych

FUNKCIJE KORZYSCI DLA PACIENTOW

o Zrédto informacji na temat choroby, leczenia @ Prostsze zarzadzanie leczeniem
E Przypominanie pacjentom o lekach i alerty o spadku czynnika AIA tatwiejsze przestrzeganie zalecen terapeutycznych
& Monitorowanie poziomow czynnika @ Wiekszy komfort psychiczny

L[ Przesytanie danych do osrodkow

PROBLEMY DALSZE KROKI

Problemy techniczne ’E‘ Przeprowadzenie dziatan edukacyjnych

Brak biezgcego wsparcia uzytkownika El Wyznaczenie osoby kontaktowejw osrodkach leczenia hemofilii
Rysunek 20. Funkcje i korzysci dla pacjentow z zastosowania aplikacji medycznych w hemofilii

Rejestry pacjentow i systemy zarzgdzania chorobg

Wspotczesne leczenie hemofilii wymaga nie tylko dostepu do skutecznych terapii, lecz takze
sprawnego zarzgdzania informacjg medyczng i logistykg leczenia. W odpowiedzi na te potrzeby,
Ministerstwo Zdrowia realizuje projekt wdrozenia ogdlnopolskiego systemu cyfrowego e-Hemofilia,
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ktérego celem jest usprawnienie koordynacji opieki nad osobami z wrodzonymi skazami
krwotocznymi, w tym hemofilig A i B.

System e-Hemofilia bedzie stanowit centralng platforme integrujacg dane z réznych poziomdw opieki
— od lekarzy prowadzacych i osrodkéw leczenia hemofilii, przez szpitale i centra krwiodawstwa, po
hurtownie farmaceutyczne i instytucje zarzgdzajace terapig. Zakres funkcjonalnosci obejmie m.in.:

e dostep do petnej dokumentacji medycznej pacjenta (w tym historia leczenia i epizodéw
krwawien),

monitoring dostepnosci i zuzycia lekéw (czynniki krzepniecia, terapie niefaktorowe),
harmonogramy dostaw w ramach leczenia domowego,

e-rejestry wizyt, konsultacji i dziatan fizjoterapeutycznych,

wspieranie decyzji klinicznych i analize skutecznosci terapii w czasie rzeczywistym.

Planowane zakonczenie prac nad systemem przypada na wrzesien 2025 r. Wdrozenie e-Hemofilii
stanowi wazny krok w kierunku standaryzacji i profesjonalizacji opieki nad pacjentami z zaburzeniami
krzepniecia w Polsce. Dzieki centralizacji danych oraz mozliwosciom analitycznym system bedzie nie
tylko wspierat indywidualne leczenie, lecz takze utatwi tworzenie krajowych rejestréw pacjentow,
analiz epidemiologicznych, oceny kosztéw terapii oraz prognozowania zapotrzebowania na leki i ustugi
medyczne. Ponadto umozliwi bardziej precyzyjne planowanie dostaw lekéw do domu oraz
sprawniejsze reagowanie na sytuacje nagte i przerwy w tancuchu dostaw.

Z perspektywy pacjenta wdrozenie e-Hemofilii moze przetozy¢ sie na lepsza koordynacje opieki,
szybszy dostep do potrzebnych terapii, ograniczenie zbednych hospitalizacji oraz wieksze poczucie
bezpieczenstwa w codziennym funkcjonowaniu z chorobg przewlekts.

Webinary z ekspertami

Badanie PROBE wykazato wyrazny brak swiadomosci pacjentdw na temat dostepnej pomocy
psychologicznej (51% respondentow) oraz wsparcia socjalnego (55%) [10]. Jak zaznacza Bogdan
Gajewski, prezes Polskiego Stowarzyszenia Chorych na Hemofilie, edukacja spoteczna na temat
hemofilii nadal jest niewystarczajgca i wcigz pokutujg szkodliwe mity — np. ze nawet drobne skaleczenie
moze zakonczyc sie Smiercig, podczas gdy realne ryzyko niesie ze sobg krwawienia wewnetrzne do
stawdw lub miesni [69].

W odpowiedzi na te zdiagnozowane braki, w Polsce podejmowane sg konkretne dziatania edukacyjne:

e Fundacja Sanguis wspiera osoby chore na hemofilie oraz ich rodziny, oferujac edukacje
i pomoc w codziennym funkcjonowaniu z tg chorobg. Organizuje kampanie spoteczne
i konferencje, m.in. w 2024 roku przeprowadzita akcje , Codzienne wyzwania dzieci chorych na
hemofilie i ich rodzicow”. W jej ramach powstato siedem podcastéw — rozméw z rodzicami
oraz ekspertami, poruszajgcych najwazniejsze aspekty zycia z hemofilig. [70]

e Polskie Stowarzyszenie Chorych na Hemofilie organizuje coroczne webinary, takie jak
obchody Swiatowego Dnia Hemofilii. Ostatnie z nich (,Hemofilia w Polsce — wyzwania
i perspektywy”, kwiecien 2025), zgromadzito ekspertéw m.in. z ministerstwa zdrowia, klinik
hematologicznych oraz przedstawicieli pacjentéw [71].
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e Portal Hematoonkologia.pl odnotowuje cykliczne webinary adresowane do pacjentéow
i opiekunow [72].

e Wsparcie organizacyjne zapewniajg réwniez towarzystwa medyczne — np. Polskie
Towarzystwo Diagnostyki Laboratoryjnej (PTDL) zorganizowato w styczniu 2025 webinar
o wspobtczesnych terapiach i monitorowaniu pacjentéw z hemofilig [73].

Webinary te obejmujg kluczowe obszary edukacyjne, takie jak:

nowoczesne terapie i standardy leczenia,
profilaktyka i postepowanie w przypadku krwawien,
samodzielne podawanie terapii domowej,
znaczenie rehabilitacji i opieki psychologicznej,

konsultacje ze specjalistami: hematologami, fizjoterapeutami, psychologami, dietetykami,
genetykami,

Oraz przynosza wiele korzysci:

e zwiekszenie spotecznej i pacjenckiej Swiadomosci dotyczgcej hemofilii,

e obalanie mitow i poprawa bezpieczenstwa w codziennym zyciu chorych,

e edukacja mtodych pacjentéow i rodzin z dala od duzych osrodkow,

o dostepnos¢ wiedzy bez koniecznosci osobistych wyjazdow, co jest szczegdlnie wazne przy
ograniczonych zasobach kadrowych i geograficznym rozproszeniu pacjentéw.

Cho¢ forma edukacji online nie zastgpi w petni kontaktu osobistego — szczegdlnie jesli chodzi o badanie
fizykalne — zapewnia jednak podstawowa wiedze i wsparcie, ktdrych wielu pacjentom i opiekunom
brakuje. Stanowi tez skuteczne narzedzie profilaktyki informacyjnej i wzmocnienia systemu opieki nad
osobami z hemofilig w Polsce.

Europejskie standardy opieki nad osobami z hemofilig

Hemofilia, jako rzadka choroba krwotoczna o podfozu genetycznym, wymaga kompleksowej i wysoko
specjalistycznej opieki medycznej, a takze statego dostepu do nowoczesnych terapii. Na przestrzeni
ostatnich dekad model leczenia tej choroby w Polsce ulegt znaczacej transformacji — od doraznej
interwencji w przypadku krwotokéow po profilaktyczne podejscie zgodne z miedzynarodowymi
standardami. Wspoétczesne leczenie hemofilii wykracza poza samo podawanie koncentratéw
czynnikow krzepniecia — obejmuje ono takze wielodyscyplinarng opieke, edukacje pacjentow i ich
rodzin. Mimo to polski system w duzej mierze opiera sie na wytycznych europejskich z 2008 r.,
pomijajac wcigz aktualniejsze i bardziej kompleksowe rekomendacje Swiatowej Federacji Hemofilii
(WFH) z 2020 r. Dotyczy to zaréwno sposobu organizacji opieki, jak i narzedzi oceny skutecznosci terapii
— w Polsce nadal stosowane sg przestarzate mierniki zgodne z dawnymi wytycznymi europejskimi,
ktore nie pozwalajg w petni ocenié¢ faktycznych efektdw leczenia. Brakuje takze nowoczesnych narzedzi
umozliwiajgcych personalizacje terapii. Rekomendowane przez WFH rozwigzania typu shared decision-
making, pozwalajace na wspdlne podejmowanie decyzji przez lekarza i pacjenta w oparciu
o indywidualne potrzeby chorego, w praktyce w Polsce nie funkcjonujg [74].

Postep, jaki dokonat sie w Polsce w leczeniu hemofilii, mozliwy byt dzieki wdrozeniu dwéch kluczowych
programow zdrowotnych: Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
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Krwotoczne (w 2024 roku rozpoczeta sie pigta edycja tego programu) oraz programu lekowego B.15
Zapobieganie krwawieniom u dzieci z hemofilig A i B. Cho¢ oba programy przyczynity sie do poprawy
dostepnosci terapii, réznig sie one zakresem — zaréwno pod wzgledem populacji pacjentéw, jak
i Swiadczen. Program B.15 skierowany jest wytgcznie do dzieci do 18. roku zycia z hemofilig A lub B
i koncentruje sie na profilaktyce. Z kolei Narodowy Program obejmuje szersze spektrum chorych —
w tym dorostych oraz pacjentéw z innymi wrodzonymi skazami krwotocznymi, jak choroba von
Willebranda — zapewniajac zaréwno profilaktyke, jak i leczenie epizodéw krwotocznych. Warto
podkresli¢, ze Narodowy Program umozliwia takze leczenie pacjentdw z inhibitorem czynnika
krzepniecia, co nie jest przewidziane w ramach programu B.15 (z wyjgtkiem nowo zdiagnozowanych
przypadkéw).

Dzieki wdrozeniu tych kompleksowych rozwigzan systemowych, $rednia dtugos¢ zycia pacjentéw
z hemofilia w Polsce ulegta znacznemu wydtuzeniu i obecnie zblizona jest do sredniej dtugosci zycia
w populacji ogdlnej [6].

Pomimo poprawy dostepnosci leczenia dzieki programom zdrowotnym, dostep do nowoczesnych
terapii pozostaje ograniczony. Przyktadem jest emicizumab — lek o wysokiej skutecznosci w hemofilii A
— refundowany jedynie u pacjentéw z inhibitorem czynnika VIl oraz u dzieci bez inhibitora z ciezka
hemofilig A oraz z umiarkowang postacig hemofilii A z ciezkim fenotypem krwotocznym po spetnieniu
kryterium dotyczacego liczby krwawien w roku. W efekcie znaczna grupa dorostych pacjentéw, ktérzy
mogliby odnies¢ wymierne korzysci kliniczne, nie ma mozliwosci skorzystania z tej terapii.

Wyzwaniem pozostaje niski poziom swiadomosci klinicznej hemofilii wsréd personelu medycznego
spoza hematologii [7]. Zdarzajg sie sytuacje, w ktorych w stanach nagtych nie zostaje podany czynnik
krzepniecia, co moze prowadzi¢ do powaznych konsekwencji zdrowotnych, a nawet Smierci pacjenta.
Dlatego niezbedne jest systemowe wprowadzenie szkolen oraz dziatan edukacyjnych w szpitalach
ogolnych, ktére nie specjalizujg sie w leczeniu chordb krwi.

Eksperci wskazujg, ze optymalnym modelem opieki nad pacjentem z hemofilig jest skoordynowane
leczenie prowadzone przez hematologa, z uwzglednieniem konsultacji interdyscyplinarnych — m.in.
ortopedycznych, stomatologicznych i urologicznych. Przyktadem efektywnego systemu jest model
amerykanski, w ktérym pacjent objety jest kompleksowga i spersonalizowang opieka, bez ryzyka
pozostawienia bez wsparcia na etapie leczenia — zaznacza Waldemar Knasiak, hematolog mieszkajacy
od wielu lat w USA [6].

Jednym z kluczowych, a nadal niedostatecznie rozwigzanych wyzwan w Polsce, pozostaje dostep
dorostych pacjentéw z zaawansowanymi zmianami ortopedycznymi do specjalistycznej rehabilitacji.
Obecnie tylko nieliczne osrodki oferujg programy terapeutyczne dostosowane do potrzeb chorych
z hemofilig. Tymczasem, jak zaznacza prof. Maria Podolak-Dawidziak z Uniwersytetu Medycznego we
Wroctawiu, indywidualnie dobrana fizjoterapia moze istotnie poprawic¢ sprawnos$¢ oraz jakos¢ zycia
pacjentéw. [6]. Fizjoterapeuci powinni by¢ aktywnie zaangazowani nie tylko w rehabilitacje przewlekta,
lecz takze w przygotowanie pacjentéw do zabiegdw ortopedycznych i ich opieke pooperacyjna.

Podobnego zdania jest dr Janusz Zawilski, ktéry podkresla, ze kazdy pacjent z zaawansowang hemofilig
stawowgq powinien znajdowac sie pod statg opieka fizjoterapeuty. Choc¢ zainteresowanie rehabilitacjg
hemofilii rosnie, dostep do wykwalifikowanych specjalistéw nadal bywa ograniczony. Wprawdzie
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szkolenia prowadzone sg m.in. w Instytucie Hematologii i Transfuzjologii, to jednak wiele osrodkéw
wcigz nie oferuje dostosowanej rehabilitacji [6]. Z kolei dr. hab. n. med. Andrzej Mital zwraca uwage
na potrzebe ptynnego przekazywania pacjentéw miedzy specjalistami w toku leczenia, w tym takze
miedzy pediatrami a specjalistami opiekujgcymi sie pacjentami dorostymi [8].

W odpowiedzi na wiele z tych wyzwan Ministerstwo Zdrowia pracuje nad wdrozeniem cyfrowego
systemu e-Hemofilia. Jego celem jest poprawa jakosci leczenia poprzez stworzenie zintegrowanej
platformy cyfrowej, taczacej lekarzy, szpitale, centra krwiodawstwa. W systemie dostepne bedg m.in.
historia leczenia, dostepnos¢ lekéw, harmonogramy dostaw oraz petna dokumentacja medyczna.
Zakonczenie projektu planowane jest na wrzesiert 2025 roku [9].

Na koniec warto podkreslic, ze jednym z istotnych, lecz nadal niedostatecznie rozwigzanych
problemdéw, pozostaje ograniczony dostep do dostaw domowych lekdw. Obecnie jedynie 41%
pacjentow deklaruje, ze otrzymuje czynniki krzepniecia bezposrednio do domu [10]. Brak takiej
mozliwosci znaczgco utrudnia terapie — pacjenci sg zmuszeni do oszczedzania lekow lub czestych wizyt
w szpitalach. Logistyka odbioru lekéw, zwtaszcza przy duzym zapotrzebowaniu, moze byé powaznym
wyzwaniem — szczegdlnie dla oséb mieszkajgcych z dala od wyspecjalizowanych osrodkéw. Tymczasem
w wielu krajach europejskich dostawy domowe stanowig standard opieki, ktéry powinien zostac
rowniez szerzej wdrozony w Polsce.

Tabela 2. Zasady organizacji opieki nad chorymi na hemofilie oraz ich stan realizacji w Polsce

Europejskie zasady organizacji opieki nad chorymi na hemofilie

WFH 2020

WFH 2008

Realizacja w Polsce

Stworzenie centralnej organizacji
realizujacej opieke nad chorymi na
hemofilie

Zintegrowany, krajowy system opieki nad
chorymi z hemofilig, obejmujacy sie¢
osrodkdéw leczenia, centralny rejestr
pacjentéw, koordynacje zakupu i dystrybucji
lekéw oraz uwzgledniajacy réznorodnosé
spoteczno-kulturowa.

Zalecano powotanie centralnej
organizacji koordynujacej,
utworzenie krajowego rejestru
pacjentéw oraz rozwdj sieci
zapewniajacych kompleksowg
opieke.

ot

W Polsce przedstawiciele
srodowiska lekarskiego, organizacji
pacjentéw z hemofilig oraz Ministerstwa
Zdrowia biorg formalny udziat w pracach
nad systemem opieki nad chorymi.

Sie¢ osrodkow leczenia funkcjonujgcych
w oparciu o model kompleksowej,
wielodyscyplinarnej opieki istnieje

i funkcjonuje, cho¢ w niektoérych
placéwkach nadal brakuje petnej
dostepnosci do wszystkich wymaganych
specjalistow, co oznacza, ze wdrazanie
kompleksowosci opieki nadal trwa.

Dostep do skutecznych i bezpiecznych
terapii

Zapewnienie réwnego dostepu do
nowoczesnych terapii: klasycznych (czynniki
krzepniecia), przedtuzonego dziatania,
podskdrnych (np. emicizumab) i potencjalnie
terapii genowych.

Skupiono sie na zapewnieniu
bezpiecznych koncentratow
czynnikéw krzepniecia

i minimalizowaniu ryzyka
przenoszenia patogendw; czynniki
o przedtuzonym dziataniu,
podskorne i genowe terapie
wskazane jako obszary rozwoju,
ale nie rekomendowane jako
standard.

¢ %1

Leczenie profilaktyczne hemofilii
jest dostepne dla dzieci i dorostych
w ramach specjalnych programow, ktére
zapewniajg nowoczesne terapie
i mozliwos¢ leczenia domowego. Nalezy
jednak podkreslic, ze dostep do
nowoczesnych opcji terapeutycznych jest
istotnie ograniczony i w praktyce dotyczy
przede wszystkim pacjentéw z hemofilig A
powiktang inhibitorem. W przypadku
dorostych pacjentéw bez inhibitora nadal
powszechnie stosowane s3
osoczopochodne preparaty czynnika VIII,
mimo dostepnosci na rynku
zarejestrowanych terapii o przedtuzonym
dziataniu oraz lekéw o odmiennym
mechanizmie dziatania, takich jak
emicizumab.
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Realizacja w Polsce

WEFH 2020

Dostep do wysokiej jakosci ustug
diagnostyki laboratoryjnej

i genetycznej

Diagnostyka krzepniecia i genetyczna

powinna by¢ dostepna 24/7, prowadzona
przez wyszkolony personel z dostepem do

testow krzepniecia, na obecnos¢ inhibitorow

i analiz genetycznych.

WFH 2008

Zalecano dostep do laboratoriéw
koagulologicznych z mozliwoscig
oznaczania czynnikéw

i inhibitoréw oraz do badan
genetycznych i poradnictwa;
rekomendowano zapewnienie 24-
godzinnej dostepnosci

w osrodkach leczenia hemofilii.

ok

Dostep do wysokiej jakosci ustug
diagnostyki laboratoryjnej i genetycznej
w Polsce w zakresie hemofilii jest
zapewniony w ramach specjalistycznych
osrodkéw leczenia hemofilii.

Edukacja i szkolenia dla zespotéw
medycznych i specjalistow

State ksztatcenie lekarzy i zespotéw
specjalistycznych (fizjoterapeuci, ortopedzi,
psycholodzy) oraz programy edukacyjne
oparte o potrzeby krajowe i lokalne.

Podkreslano znaczenie edukacji
hematologdw i specjalistéw, ale
brakowato systemowego wymogu
statych, skoordynowanych
programéw edukacyjnych
dostosowanych do potrzeb
krajowych i regionalnych.

ook

W Polsce wiekszos¢ hematologéw
korzysta z odpowiednich szkolen
dotyczacych leczenia hemofilii, jednak
lekarze innych specjalnosci czesto
dysponuja ograniczong wiedzg na ten
temat.

Badania kliniczne i epidemiologiczne
oraz rozwaj rejestrow pacjentéw

Badania kliniczne oraz rejestry pacjentéow
umozliwiajg rozwdj wiedzy, oceny
skutecznosci terapii i poréwnan
miedzynarodowych. Wymagana jest
standaryzacja oceny wynikow i wspétpraca
miedzy osrodkami.

Zalecano prowadzenie rejestréw
i wspieranie badan; brak
wyraznego wymogu standaryzacji
narzedzi oceny wynikow

i formalnej wspotpracy
miedzynarodowe;j.

Yok

Obecnie funkcjonujacy rejestr
pacjentéw z hemofilig wymaga dalszego
udoskonalenia. We wrzesniu 2025 roku
planowane jest wdrozenie systemu e-
Hemofilia — nowoczesnego narzedzia,
ktére nie tylko usprawni prowadzenie
rejestru, ale réwniez umozliwi lekarzom
monitorowanie terapii i organizowanie
konsultacji online.

System nagtego reagowania i opieki
w stanach nagtych (np. krwotoki)

Dostep do leczenia w stanach nagtych,
catodobowa opieka i gotowe protokoty
postepowania w przypadku np. krwotokéw
wewnetrznych. Szkolenia personelu SOR.

Zalecano zapewnienie opieki

w stanach nagtych, ale nie
okreslano wymogu opracowania
szczegbtowych protokotéw
postepowania ani obowigzkowych
szkolen personelu SOR.

Fo

Formalnie wszyscy pacjenci
powinni mie¢ zapewniony dostep do
leczenia w sytuacjach zagrozenia zycia,
jednak w praktyce wystepowaty przypadki
zaniedbania. W sytuacjach nagtych
niezbedne jest zapewnienie 24-godzinnej
konsultacji z lekarzem dyzurnym. Obecnie
mozliwo$¢ taka istnieje jedynie
w wybranych placéwkach.

Wielodyscyplinarna opieka
zorientowana na pacjenta
i samoopieka

Opieka wielospecjalistyczna z naciskiem na
samoopiekuriczos$é pacjentow, zarzadzanie
bélem, profilaktyke, ocene psychospoteczng
i ptynne przejscie z opieki pediatrycznej do
dorostej.

Rekomendowano dostep do
wielospecjalistycznej opieki, ale
mniej uwagi poswiecano
systemowemu rozwijaniu
samoopieki, zarzadzaniu bolem,
ocenie psychospotecznej

i planowanemu przejsciu z opieki
pediatrycznej do dorostej.

ook

Dostepna, lecz niepetna opieka
wielospecjalistyczna. Brakuje
systemowego wsparcia samoopieki.

Terapia zastepcza — profilaktyka jako
standard leczenia cigzkiej hemofilii

Profilaktyka powinna by¢ rozpoczeta jak
najwczesniej (przed 3 r.z.), byé
indywidualizowana i realizowana w trybie
domowym — to standard leczenia ciezkiej
hemofilii.

Profilaktyka byta rekomendowana,
szczegdlnie u dzieci, ale nie
okreslano tak precyzyjnie
momentu jej rozpoczecia ani
standardu leczenia domowego.

oy

Nie wszyscy pacjenci z hemofilig
w Polsce korzystajg z leczenia domowego,
a tylko niewielka czes¢ dzieci leczonych
pediatrycznie ma mozliwos¢ otrzymywania
czynnikow krzepniecia bezposrednio do
domu.
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Europejskie zasady organizacji opieki nad chorymi na hemofilie

WEFH 2020

Realizacja w Polsce

Postepowanie u pacjentow
z inhibitorami

Rutynowy skrining inhibitoréw (co 6-12 mies.

po rozpoczeciu leczenia, nastepnie co rok;
dodatkowo po >5 dniach leczenia, przed
duzymi zabiegami), dostep do terapii ITI,
lekéw bypassowych, emicizumabu oraz
nowych metod leczenia.

WFH 2008

Zalecano monitorowanie
inhibitoréw i leczenie

w wyspecjalizowanych osrodkach,
w tym ITl i terapie bypassami; brak
szczegbtowych progéw ekspozycji.

Yokok

Wszyscy pacjenci majq
zapewniony dostep do lekéw
neutralizujacych inhibitory, terapii
indukujacej tolerancje immunologiczng
oraz leczenia powiktan krwawien.

10.

Zarzadzanie powiktaniami ukfadu
mie$niowo-szkieletowego

Woczesne leczenie i rehabilitacja powiktan
stawowych, dostep do specjalistow ortopedii
i fizjoterapii, ocena funkcji narzadu ruchu,
mozliwosé leczenia operacyjnego przez
specjalistow w hemofilii.

Zalecano leczenie powiktan
stawowych i dostep do ortopedii
i fizjoterapii, bez wymogu
regularnych, standaryzowanych
ocen.

FOX

Dostep do fizjoterapii dla oséb
z hemofilig — zwtaszcza dorostych
pacjentéw z zaawansowanymi zmianami
ortopedycznymi — jest w Polsce powaznie
ograniczony. Tylko nieliczne osrodki
oferuja kompleksowa i regularng
rehabilitacje dostosowang do
specyficznych potrzeb tej grupy chorych.

11.

Leczenie chordb wspdtistniejacych
i powiktan specyficznych

Postepowanie z powiktaniami i chorobami
wspotistniejgcymi — np. HCV, HIV,
nowotwory, osteoporoza, starzenie sie
populacji. Opieka powinna by¢ zintegrowana
z leczeniem hemofilii.

Wspomniano o koniecznosci
leczenia chordb wspotistniejacych
(np. HCV, HIV), ale brakowato
szerszego podejscia do chordéb
przewlektych, nowotwordéw,
starzenia sie populacji i integracji
opieki.

) 10 ¢

Pacjenci z hemofilig czesto maja
trudnosci z uzyskaniem odpowiedniego
leczenia schorzen niezwigzanych
bezposrednio z choroba podstawowa.
Osrodki leczenia hemofilii nie oferuja
obecnie zintegrowanej, interdyscyplinarnej
opieki — chorzy sa czesto kierowani na
oddziaty ratunkowe lub zmuszeni do
samodzielnego organizowania konsultacji
z innymi specjalistami.

12,

Ocena wynikéw leczenia i jego
skutecznosci (ABR, PROMs, HJHS itp.)

Ocena wynikéw leczenia powinna
obejmowac ABR, narzedzia oceny
funkcjonalnej (HJHS, HEAD-US), jakos¢ zycia
(Qol), dane raportowane przez pacjentow
(PROMs), z wykorzystaniem modelu ICF
WHO.

Ocena skutecznosci opierata sie
gtéwnie na wskaznikach zuzycia
czynnikéw krzepniecia i czestosci
krwawien; brakowato narzedzi
takich jak ABR, PROMs, HJHS

i model ICF WHO.

PR

Mierniki oceny wynikéw leczenia
przestarzate odnoszace sie m.in. do liczby
pacjentéw, ktérym wydano karty
postepowania, $rednie roczne zuzycie
produktow leczniczych na mieszkarica
kraju, w szczegdlnosci koncentrat czynnika
VIl oraz koncentrat czynnika IX. Brak
takich mierniéw jak ABR, HJHS, PROMs.

. Yook
- petna realizacja, ,

- czeSciowa realizacja, opracowanie wiasne na podstawie,

- brak realizacji [11, 12, 75], ABR — Roczna

czestos¢ krwawien (ang. Annual Bleeding Rate), HCV — Wirus zapalenia watroby typu C (ang. Hepatitis C Virus), HEAD-US — Wczesne

wykrywanie zmian zwyrodnieniowych w stawach za pomocg USG (ang. Hemophilia Early Arthropathy Detection with Ultrasound), HIV —Wirus

niedoboru odpornosci cztowieka (ang. Human Immunodeficiency Virus), HIHS — Skala oceny stanu stawéw u chorych na hemofilie (ang.

Hemophilia Joint Health Score), ICF WHO — Miedzynarodowa Klasyfikacja Funkcjonowania, Niepetnosprawnosci i Zdrowia, WHO (ang.

International Classification of Functioning, Disability and Health, World Health Organization), ITI — Indukcja Tolerancji Immunologicznej (ang.

Immune Tolerance Induction), PROMs — Mierniki wynikdw zgtaszane przez pacjentéw (ang. Patient-Reported Outcome Measures), QoL —

Jakos¢ zycia (ang. Quality of Life), SOR — Szpitalny Oddziat Ratunkowy, WFH — Swiatowa Federacja Hemofilii (ang. World Federation of
Hemophilia)
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HEMOFILIA | WYKORZYSTANIE CZYNNIKOW KRZEPNIECIA
W EUROPIE

Ocena intensywnosci leczenia w krajach Europy

Sytuacja organizacyjna leczenia hemofilii w Polsce stoi na wysokim poziomie i w wielu aspektach
doréwnuje standardom obowigzujgcym w krajach Europy Zachodniej. System opieki nad pacjentami
z hemofilia obejmuje nie tylko zapewnienie dostepu do leczenia farmakologicznego, ale réwniez
odpowiednie wsparcie organizacyjne i logistyczne. W Polsce funkcjonujg m.in. domowe dostawy
lekéw, ktére znaczaco zwiekszajg wygode i bezpieczenstwo terapii, zwtaszcza dla dzieci i oséb
z ograniczong mobilnoscia. Zorganizowany jest réwniez system utylizacji zuzytego sprzetu
medycznego, co wptywa na komfort pacjenta i spetnia wymogi sanitarne. Ponadto pacjenci objeci sg
opieka wyspecjalizowanych osrodkéw leczenia hemofilii, w ramach ktdrych dostepna jest takze opieka
pielegniarska i wsparcie edukacyjne [52]. Taki model postepowania wpisuje sie w dobre praktyki
europejskie, w ktorych leczenie hemofilii ma charakter kompleksowy i interdyscyplinarny.

Mimo dobrze rozwinietej opieki nad pacjentami, dostep do nowoczesnych terapii w Polsce wcigz
pozostaje ograniczony. Uznanym miernikiem poziomu tego rozwoju jest wskaznik zuzycia czynnikéw
krzepniecia VIII i IX, wyrazony w jednostkach miedzynarodowych na mieszkanca (IU per capita). Jego
wartos¢ odzwierciedla faktyczny poziom opieki — wysoki wskaznik wskazuje na szeroki dostep do
terapii, powszechne stosowanie profilaktyki oraz dobrg organizacje systemu opieki nad pacjentami
z zaburzeniami krzepniecia [91].

Zgodnie z raportem Swiatowej Federacji Hemofilii (ang. World Federation of Hemophilia, WFH)
opublikowanym w 2024 roku, Polska wypada stabo pod wzgledem stosowania innowacyjnych lekéw
per capita: ilos¢ zuzytych jednostek FVIII o wydtuzonym okresie pdéttrwania w Polsce jest wyraznie
najnizsza wsréd krajéw europejskich o wysokim dochodzie narodowym brutto (nie liczagc Niemiec,
gdzie sie go nie stosuje wcale). Réwnie Zle wyglgda zuzycie czynnika krzepniecia FIX, gdyz Polska nalezy
do kilku bardzo nielicznych krajow (wespot z Litwa, totwg i Wegrami), ktdre notujg jego stosowanie na
zerowym poziomie [2]. Doktadne ilosci jednostek zuzytych per capita w krajach europejskich
o wysokim dochodzie narodowym brutto przedstawiajg ponizsze rysunki (FVIII oraz FIX odpowiednio
Rysunek 21 oraz Rysunek 22).
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Rysunek 21. Zuzycie czynnika krzepniecia FVIII w IU per capita w krajach europejskich o wysokim dochodzie
narodowym brutto [2]

Polska zajmuje wysokie trzecie miejsce, jesli chodzi o ilos¢ zuzycia FVIII w przeliczeniu na mieszkanca:
10,45 IU. Niestety, profilaktyka ta prowadzona jest prawie wytgcznie z zastosowaniem standardowych
preparatow.

W wiekszosci krajow europejskich wida¢ natomiast wyrazny trend odwrotny: preparaty
o przedtuzonym dziataniu majg zdecydowang wiekszo$¢ udziatu w puli czynnikéw krzepniecia
stosowanych u pacjentow.

Taka sama sytuacja rysuje sie na schemacie obrazujgcym zuzycie czynnika FIX: ilos¢ jednostek
preparatu per capita jest wysoka, niestety profilaktyka hemofilii B jest w Polsce, odwrotnie niz
w reszcie krajow, oparta praktycznie wytacznie o czynniki ze standardowym czasem poéttrwania
(Rysunek 22).
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Rysunek 22. Zuzycie czynnika krzepniecia FIX w IU per capita w krajach europejskich o wysokim dochodzie
narodowym brutto [2]

Samo okreslenie poziomu zuzycia koncentratow czynnikow krzepniecia per capita, cho¢ stanowi
przydatny wskaznik dostepnosci leczenia, nie oddaje w petni rzeczywistego obrazu opieki nad osobami
z hemofiliag. Wskaznik ten nie uwzglednia bowiem réznic pomiedzy preparatami o standardowym
czasie poftrwania a nowoczesnymi terapiami o przedtuzonym dziataniu czy lekami niereplikatywnymi,
takimi jak emicizumab. Dopiero zastosowanie odpowiednich przelicznikdw — tzw. konwersji — pozwala
sprowadzi¢ wszystkie formy terapii do wspdlnego mianownika i uzyskaé bardziej precyzyjng ocene
intensywnosci leczenia w danym kraju. Rysunek 23 przedstawia iloSciowo-jakosciowg ocene stopnia
wdrozenia profilaktyki hemofilii A w wybranych krajach Europy, opartg o wykonang konwersje.
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Grecja N 7 B Emicizumab
Wegry I 1513
Irlandia | 1539
totwa I ;¢
Litwa | 12
Holandia | Y ;2
Polska N 17
Portugalia N 5 2
Stowacja I 015
Stowenia | S ;¢
Szwecia I S 1
Szwajcaria | 5
Wielka Brytania. | S 15

Rysunek 23. Zuzycie czynnika krzepniecia FVIIl w IU per capita w krajach europejskich o wysokim dochodzie
narodowym brutto, z uwzglednieniem konwersji [2]

Na podstawie powyzszych danych widaé, ze w Polsce profilaktyka hemofilii A opiera sie niemal
wyltacznie na standardowych koncentratach czynnika krzepniecia. Zastosowanie FVIII o wydtuzonym
pottrwaniu oraz emicizumabu sg minimalne, wrecz symboliczne.

taczne zuzycie czynnika VIl po konwersji wynosi w Polsce 11,17 U per capita, co plasuje nasz kraj
w czotéwce panstw europejskich pod wzgledem dostepnosci leczenia. Tak wysoki poziom zuzycia
wskazuje na dobrze rozwiniety system opieki nad pacjentami z hemofilig A i szeroki dostep do terapii
substytucyjnej. Struktura terapii jest jednak bardzo konserwatywna, oparta gtéwnie na starszych
technologiach.

W poréwnaniu do krajow takich jak Holandia, Szwecja czy Wielka Brytania, Polska wypada
poréwnywalnie ilosSciowo, ale stabiej jakosciowo, jesli chodzi o nowoczesnosé stosowanych terapii.

Dostepnosc innowacyjnych terapii

Najnowoczesniejszg i najskuteczniejszg forme profilaktyki krwawierh u pacjentéw z hemofilig A —
zarowno z inhibitorem czynnika VIII, jak i bez niego, jest emicizumab. Jest to rekombinowane
przeciwciato monoklonalne, ktdre nasladuje funkcje czynnika VIII poprzez taczenie aktywowanych
czynnikow IX i X, wspierajagc kaskade krzepniecia krwi [54]. Dzieki unikalnemu mechanizmowi dziatania
oraz wygodnemu podawaniu podskérnemu, emicizumab znaczgco poprawia jakos¢ zycia pacjentow
i stanowi standard leczenia rekomendowany przez miedzynarodowe wytyczne, w tym Swiatowa
Federacje Hemofilii [55,56].
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Emicizumab, jako innowacyjna terapia profilaktyczna w hemofilii A, wykazat w badaniach klinicznych
istotnie wyzszg skutecznosé¢ w poréwnaniu z koncentratami czynnika VIII. W badaniach z serii HAVEN
1-4 az 70% pacjentéw leczonych tym preparatem nie doswiadczyto zadnych krwawien, a sredni roczny
wskaznik krwawien (ang. annual bleeding rate, ABR) utrzymywat sie ponizej 1 [57-60].

Lek ten zatwierdzony jest do leczenia oséb w kazdym wieku chorych na hemofilie A z zastosowaniem
inhibitoréw czynnika VIII w ponad 110 krajach oraz bez inhibitoréw czynnika VIII w ponad 95 [53]. Wg
Raportu WHF, w 2023 roku emicizumab byt stosowany przez 90 krajow, u 2 915 pacjentéw
z inhibitorem oraz u 6 187 pacjentéw bez inhibitora (zaraportowano tacznie 58 min mg zuzytego leku).
Pacjenci z inhibitorem leczeni w Europie stanowili 23%, a bez inhibitora - 46% wszystkich leczonych [2].
Wedtug Wnioskodawcy, Hemlibra (150 mg/ml, 1 ml) jest refundowana w 24 z 30 krajow UE i EFTA,
w tym w 8 29 o PKB zblizonym do Polski. Inne postacie leku (150 mg/ml—0,7 mli 0,4 ml oraz 30 mg/ml
— 1 ml) s3 refundowane w 25 z 30 krajow, w tym we wszystkich 9 o podobnym PKB. Wariant 30 mg/ml
(0,4 ml) refundowany jest tylko w 9 krajach, w tym w jednym o zblizonym PKB [61].

W Polsce emicizumab jest refundowany w Scisle okreslonych wskazaniach, w ramach programu
lekowego B.15. jako profilaktyka pierwotna:

e udzieciod 1. dnia zycia z zachowaniem ciggtosci leczenia do ukonczenia 18. roku zycia, z ciezka
postacig hemofilii A (FVIII < 1%);

e pierwotna profilaktyka krwawien nowozdiagnozowanych dzieci z ciezkg postacia hemofilii A,
wczesniej nie leczonych czynnikami krzepniecia osoczopochodnymi (ludzkimi), u ktérych
wystgpito nie wiecej niz jedno krwawienie dostawowe, rozpoczeta do 3. roku zycia;

e dla dzieci od 1. dnia zycia z zachowaniem ciggtosci leczenia do ukonczenia 18. roku zycia,
z umiarkowang postacig hemofilii A, o poziomie aktywnosci czynnikéw krzepniecia VIII > 1%
i £5% normy z ciezkim fenotypem krwotocznym definiowanym jako ogdlna liczba krwawien
w ciggu 12 miesiecy 25 i/lub liczba krwawier do stawdw ciggu 12 miesiecy >3; [46]

oraz jako profilaktyka wtérna:

e U dzieci od 1. dnia zycia do ukoriczenia 18. roku zycia, po wystgpieniu wiecej niz jednego
krwawienia do stawow;

e dla dzieci od 1. dnia zycia z zachowaniem ciggtosci leczenia do ukonczenia 18. roku zycia,
z umiarkowang postacig hemofilii A, o poziomie aktywnosci czynnikéw krzepniecia VIII > 1%
i £5% normy z ciezkim fenotypem krwotocznym definiowanym jako ogdlna liczba krwawien
w ciggu 12 miesiecy 25 i/lub liczba krwawier do stawdw ciggu 12 miesiecy >3. [46]

Decyzjg Prezesa AOTMIT, emicizumab nie otrzymat rekomendacji do refundacji dla pacjentéw
dorostych bez inhibitora [92].

Dostepne sg dane pochodzace z rzeczywistej praktyki klinicznej (ang. real-world evidence, RWE),
zebranymi w ramach wieloosrodkowego badania w szesciu osrodkach leczenia hemofilii w Polsce.
Pozwalajg one lepiej zrozumiec rzeczywiste potrzeby pacjentéw, sposoby prowadzenia terapii oraz
potencjalne luki w dostepie do nowoczesnych lekéw, ktérych nie wida¢ w samych badaniach

rejestracyjnych.

Z badania opublikowanego przez Open Pharma House, dotyczacego polskich pacjentéw z ciezka
hemofilig typu A bez inhibitora dowiadujemy sie, ze epizody krwawien wymagajgce leczenia miat
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w ciggu ostatnich 12 miesiecy co trzeci pacjent pediatryczny (w 38% przypadkach byty to krwawienia
dostawowe), oraz dwdéch na trzech pacjentdw dorostych (Rysunek 24). Artropatia hemofilowa
wystepuje u 8% pacjentdw pediatrycznych i az u 90% pacjentéw dorostych — ci ostatni doswiadczajg
tez epizoddw krwawien zagrazajgcych zyciu, ktore raportowato 39% badanych >18 r.z. [23].

[ Pacjenci z ciezka hemofilig A bez inhibitora ]

Epizody krwawien wymagajace
leczenia miat w ciagu ostatnich
12 miesiecy co trzeci pacjent
pediatryczny oraz dwéch na

. . trzech pacjentéw dorostych z tej

grupy!

Rysunek 24. Czestos¢ powaznych epizodéw krwawien u pacjentow z ciezkg hemofilig A bez inhibitora [23]

Profesor Windyga opublikowat wyniki otrzymane po wdrozeniu profilaktyki emicizumabem
w przytoczonej populacji pacjentdw petnoletnich: innowacyjny lek miat korzystny profil skutecznosci
W poréwnaniu z wczesniej stosowanymi srodkami omijajgcymi u 34 dorostych pacjentéw z hemofilig
A powiktang inhibitorem FVIII [90]. Emicizumab doprowadzit u nich do znacznej redukcji czestosci
krwawien w ciggu roku: z 24 do 0,28 (p<0,0001).

Bardzo korzystne wyniki kliniczne niesie tez publikacja Organizacji Lekarzy Centrum Hemofilii
w Wielkiej Brytanii (ang. UK Haemophilia Centre Doctors’ Organisation, UKCDO): po zastosowaniu
emicizumabu u pacjentéw z ciezkg hemofilig A bez inhibitora, odsetki chorych bez ani jednego
krwawienia wyniosty az 80% u dzieci i 65% u dorostych. W analizie podgrup pacjentéw, ktérzy nadal
zgtaszali krwawienia po rozpoczeciu terapii, rowniez odnotowano istotne statystycznie spadki liczby
epizodéw krwawien. Dodatkowo, liczba tzw. ,stawdw docelowych” (czyli stawdw, w ktére wystepujg
nawracajgce wylewy) zmniejszyta sie w sposéb istotny u pacjentéw leczonych emicizumabem
w poréwnaniu z kontynuacjg profilaktyki koncentratami FVIII [59]. Wielka Brytania nalezy do tych
krajéw europejskich, w ktorych zastosowanie wysoce innowacyjnych terapii w hemofilii jest bardzo
duze (patrz: Rysunek 23). Badanie RWE przeprowadzone przez badaczy z UKCDO tylko potwierdzito, ze
efekty kliniczne takiego postepowania sg niepodwazalnie korzystne dla pacjentéw — po 113 tygodniach
obserwacji mediana ABR zaréwno u pacjentéow pediatrycznych, jak i dorostych wyniosta 0. U tych
chorych, ktérzy doswiadczali krwawien po przejsciu na emicizumab, notowano ABR na poziomie
1,1 oraz 1,3 odpowiednio u dzieci i u dorostych (przed zmiang leku byto to odpowiednio 2,2 oraz
4,5 krwawienia rocznie) [63].
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Niestety, ze wzgledu na znacznie wyzsze koszty emicizumabu w porédwnaniu z koncentratami FVIII,
preparat ten nie jest w Polsce stosowany u dorostych pacjentéw z hemofilig A niepowiktang

inhibitorem.
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WYNIKI BADANIA ANKIETOWEGO PACJENTOW

Wyniki ankiety wsrdd dorostych pacjentéow

Aktywnos¢ zawodowa
84% pacjentéw jest zatrudnionych/samozatrudnionych
47% sredni spadek produktywnosci pacjentdw podczas pracy
53% pacjentéw musiato zredukowac czas pracy
- 45% opiekunéw musiato zrezygnowac lub zredukowad czas pracy
53% pacjentéw korzystato z urlopu w zwigzku z hemofilig
32% opiekunéw korzystato z urlopu w zwigzku z choroba bliskiego
59% pacjentdw korzystato ze zwolnienia lekarskiego w zwigzku z hemofilia
26% opiekunéw korzystato ze zwolnienia lekarskiego nad bliskim

sy 17 dni srednia dtugosc urlopu pacjenta wykorzystana z powodu choroby
16 dni érednia dtugosé zwolnienia lekarskiego pacjenta
12 dni srednia dtugos¢ urlopu opiekuna z powodu choroby bliskiego
10 dni srednia dtugosé zwolnienia lekarskiego opiekuna

Ekonomiczne konsekwencje hemofilii i leczenia

72 km érednia odlegto$¢ miejsca zamieszkania pacjenta od o$rodka (3%
pacjentow dojezdza ponad 350 km)

a 4 $rednia liczba wizyt zwigzanych z podaniem leku

102 zt sredni koszt dojazdu do osrodka
A (Tylko 6% pacjentow nie ponosi kosztéw dojazdu do osrodka, a dla 3%
m pacjentow koszt ten przekracza 350 zt)

48 zt érednie dodatkowe koszty zwigzane z wizyta w osrodku.
(Dla 3% pacjentdw koszty te przekraczaty 350 zt)

108 zt wartos¢ utraconych zarobkéw z powodu wizyty w osrodku
(Dla 6% pacjentow wartosc ta przekraczata 500 zt)

82 zt wartos¢ utraconych zarobkéw opiekuna z powodu wizyty bliskiej osoby
w osrodku

286 zt prywatne wydatki medyczne pacjenta zwigzane z hemofilig

Psychologiczne konsekwencje choroby

94% pacjentéw ma ograniczony wybér form spedzenia wolnego czasu
Q 77% pacjentéw ma bdl utrudniajacy codzienne funkcjonowanie

65% pacjentéw ma gorsze samopoczucie

61% pacjentéw ma lek wynikajacy z obawy przed krwawieniami

Rysunek 25. Podsumowanie wynikow ankiety wsrod dorostych pacjentéw
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Wyniki ankiety wsrdd dzieci

Aktywnos$c¢ zawodowa opiekunow
50% opiekunéw musiato zrezygnowac z pracy z powodu choroby dziecka
32% opiekunéw musiato zredukowaé czas pracy

- 37% opiekunéw korzystato ze $wiadczenia opieki nad dzieckiem
42% opiekundéw korzystato z urlopu w zwigzku z choroba bliskiego
16% opiekundéw korzystato ze zwolnienia lekarskiego nad bliskim

a'mm's 13 dni $rednia dtugo$¢ $wiadczenia opieki nad dzieckiem

@ 8 dni srednia dtugosc¢ urlopu opiekuna z powodu choroby bliskiego
12 dni srednia dtugos¢ zwolnienia lekarskiego opiekuna

Ekonomiczne konsekwencje hemofilii i leczenia
4 $rednia liczba wizyt zwigzanych z podaniem leku

61 km srednia odlegto$¢ miejsca zamieszkania pacjenta od o$rodka

96 zt $redni koszt dojazdu do oérodka
E(Dla 3% opiekunow koszt ten przekracza 350 zt)

45 zt $rednie dodatkowe koszty zwigzane z wizyta w o$rodku.
(Dla 3% opiekunow koszty te przekraczaty 350 zt)

75 zt warto$¢ utraconych zarobkéw z powodu wizyty w o$rodku
(Dla 8% opiekundw wartosc ta przekraczata 500 zt)

165 zt prywatne wydatki medyczne opiekunéw zwigzane z chorobg dziecka

Psychologiczne konsekwencje choroby

55% dzieci ma ograniczony wybér form spedzenia wolnego czasu
34% dzieci ma utrudniony kontakt z réwiesnikami

24% ma bél utrudniajacy codzienne funkcjonowanie

24% dzieci ma depresje / gorsze samopoczucie

79% opiekundéw chorych dzieci odczuwa lek zdrowie dziecka

50% opiekunéw ma ograniczony wybér form spedzenia wolnego czasu

Rysunek 26. Podsumowanie wynikow ankiety wsrod dzieci

Hemofilia, cho¢ nalezy do rzadkich choréb genetycznych, pozostaje jednym z najpowazniejszych
zaburzen krzepniecia krwi, diagnozowanych w Polsce i na swiecie. Jej konsekwencje wykraczajg daleko
poza aspekt medyczny — wptywajg nie tylko na zdrowie fizyczne i psychiczne pacjentéw, ale réwniez
na ich zycie rodzinne, zawodowe, spoteczne oraz sytuacje ekonomiczng. Wspdtczesne podejscie do
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opieki nad osobami z hemofilig coraz czesciej uwzglednia wtasnie te pozamedyczne czynniki, ktore
w istotny sposdb ksztattujg jakos¢ zycia chorych i efektywnos¢ stosowanych terapii.

W odpowiedzi na potrzebe catosciowego spojrzenia na doswiadczenia osdb z hemofilig
przeprowadzono badanie ankietowe. Jego celem byta nie tylko analiza obrazu klinicznego i przebiegu
leczenia, lecz przede wszystkim ocena szerokich kosztéw spotecznych choroby — obejmujacych
ograniczenia w aktywnosci zawodowej, wptyw na zycie rodzinne i spoteczne, obcigzenia ekonomiczne
oraz konsekwencje psychologiczne. Takie ujecie pozwala lepiej zrozumieé, ze hemofilia to nie
wytacznie problem medyczny, lecz rdwniez istotne wyzwanie spoteczne i systemowe.

Charakterystyka badanej populacji

Badanie zostato przeprowadzone w formie anonimowego kwestionariusza internetowego,
skierowanego do dorostych pacjentdw z hemofilia oraz opiekunéw dzieci dotknietych t3 choroba.
tacznie zebrano 31 kwestionariuszy od oséb dorostych oraz 38 dotyczacych dzieci. Sredni wiek
uczestnikéw wynosit odpowiednio 45 lat w grupie dorostych i 10 lat w grupie pediatryczne;j.

W obu analizowanych grupach dominowata hemofilia typu A — stwierdzono jg u ponad 90%
respondentéw. Zaréwno u dorostych, jak i u dzieci najczesciej wystepowata ciezka postac choroby (97%
w grupie dorostych i 89% w grupie dzieci).

Analiza organizacji leczenia wykazata, ze 97% dorostych pacjentéw byto objetych Narodowym
Programem Leczenia Chorych na Hemofilie, natomiast 3% nie miato swiadomosci, czy uczestniczy
w tym programie. W przypadku dzieci 79% leczono w ramach NPLH, a pozostate 21% — w ramach
programu lekowego B.15.
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Charakterystyka badanej populacji
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Rysunek 27. Charakterystyka badanej populacji

W analizowanej grupie dorostych az 94% pacjentéw otrzymywato czynnik krzepniecia VIII, a 97%
podawato go samodzielnie lub z pomocg opiekuna w domu. Tylko 37% miato mozliwosc korzystania
z dostawy lekéw do domu, podczas gdy pozostali musieli je odbiera¢ w Regionalnym Centrum
Krwiodawstwa i Krwiolecznictwa ($rednio co 3 miesigce).

W przypadku dzieci odsetek pacjentéw leczonych czynnikiem VIII byt nieco nizszy (73%), jednak niemal
wszystkie (97%) korzystaty z dostawy lekdw do domu, co znacznie odréznia te grupe od dorostych.
Najczesciej to rodzice podawali lek w domu (87% dzieci), rzadziej leczenie odbywato sie przy pomocy
pielegniarki optaconej prywatnie (5%) lub lekarza (5%).

Zestawiajgc obie grupy, wida¢ wyrazng rdznice: dzieci miaty zdecydowanie lepszy dostep do
domowych dostaw lekéw. Wyniki sugerujg, ze system opieki pediatrycznej jest lepiej zorganizowany
pod wzgledem logistyki leczenia, podczas gdy u dorostych skutki choroby sg bardziej nasilone
i prowadza do powazniejszych powiktan.
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Leczenie stosowane leczeniu hemofilii

37% pacjentow ma
dostarczane leki do domu

63% odbiera leki

w Regionalnym Centrum
Krwindawstwa

i Krwiglecmmictwa srednio
o 3 miesigce

%
7%

M Inne W Crynniki krzepnigeola VI

TN
7; 18
- 1; % 1; % 1; % 1; 7%
Crymnik Iran Coynnik von Cayminiki Cryniniki DEsmaphsyna
repniecia Wl Willebrarda omijajace respofu
protrombsry
1 B FARTRA Y o B Y i Coarph b Himmaklig
W Lczen i w ramach program beoowego B. 15
32, 87%
97% pacjentow ma
dostarczane leki do domu
5% L%
_ I
Samodzielnie lub przez  Przez pielggniarkg optacang W ramach wizyty u lekarza W ramach winyty w szpitalu

apickuna wdomu samodzielnie wdamu rodzinnego

Rysunek 28. Leczenie stosowane leczeniu hemofilii

Powiktania hemofilii i ich nastepstwa kliniczne

Hemofilia, szczegdlnie w postaci ciezkiej, wigze sie z licznymi powiktaniami, ktére w sposdb istotny
wplywajg na jakos¢ zycia chorych. Wieloletnie, nawracajace krwawienia dostawowe prowadzg do
nieodwracalnych zmian w uktadzie ruchu, powodujgc przewlekty bodl, ograniczenia sprawnosci
i koniecznos¢ interwencji chirurgicznych. Oprdécz problemdéw somatycznych chorzy czesto zmagajg sie
rowniez z konsekwencjami psychicznymi oraz powiktaniami wynikajgcymi z samego leczenia.

W badanej grupie dorostych pacjentdw az 97% wskazato na wystepowanie artropatii hemofilowej,
bedacej najczestszym i najbardziej obcigzajgcym powiktaniem choroby. Niepetnosprawnos¢ ruchowg
deklarowato 81% respondentéw, co potwierdza istotne ograniczenia funkcjonalne zwigzane
z przewlektymi uszkodzeniami stawdw. 26% pacjentéw doswiadczyto zakazern zwigzanych
z podawaniem preparatow krwiopochodnych, a 16% — epizodéw depresyjnych, co podkresla
wielowymiarowy charakter konsekwencji hemofilii.
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Najczesciej wykonywane zabiegi u dorostych chorych z powodu krwawien

48% pacjentow miato zabiegi chirurgiczne

Endoprotezoplastyka stawu kolanowego 60%
Artroskopia 20%
Synowektomia 13%
Endoprotezoplastyka stawow skokowych 13%

Endoprotezoplastyka stawu biodrowego 13%

Wykres 21. Najczesciej wykonywane zabiegi u dorostych chorych z powodu krwawien

Wsrdd dzieci obraz powiktan przedstawiat sie zdecydowanie fagodniej niz u dorostych. Najczesciej
rozpoznawang komplikacjg byta artropatia hemofilowa, jednak dotyczyta ona jedynie 16% badanych.
Az 66% dzieci nie zgtaszato zadnych powiktan, co podkresla korzystny wptyw wczesnego rozpoznania
i wspotczesnych schematéw profilaktycznego leczenia. Niepetnosprawnos¢ ruchowa odnotowano
ull% pacjentéow pediatrycznych, a podobny odsetek (11%) doswiadczat zakazen zwigzanych
z podawaniem koncentratéw czynnika krzepniecia.

W poréwnaniu z dorostymi pacjentami, u ktérych niemal powszechnie wystepuje artropatia
i koniecznos¢ zabiegdw chirurgicznych, dane te wskazujg na znaczacy postep w terapii najmtodszych
chorych. Wczesne wdrozenie leczenia profilaktycznego ogranicza rozwdj przewlektych zmian
stawowych i pozwala utrzymac dzieci z hemofilig w lepszej kondycji funkcjonalne;j.
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Najczestsze powiktania hemofilii

Dorosli
Niepetnosprawnoéé ruchowa 81%
th.x;‘rx‘.:.: Zwigzane z podaniem lekow
De presga 16%
Dzieci
Zwyrodnienia stawéw (artropatia hemofilowa)
Niepetnosprawnosé ruchowa 16%

Zakazenia zwigzane z podaniem lekéw

Depresja

Wykres 22. Powiktania hemofilii

Zebrane dane wyraznie pokazujg, ze powiktania hemofilii stanowig kluczowy problem kliniczny
i znaczgco determinujg codzienne funkcjonowanie pacjentéw. Artropatia hemofilowa i wynikajgca
z niej niepetnosprawnos¢ ruchowa dotyczg zdecydowanej wiekszosci dorostych chorych i sg gtéwng
przyczyna koniecznosci leczenia operacyjnego. Ponadto obecnosé zakazen oraz objawdw depresyjnych
wskazuje na potrzebe kompleksowej opieki nad pacjentami — nie tylko w wymiarze ortopedycznym
i hematologicznym, ale réwniez psychologicznym i rehabilitacyjnym.

Wptyw choroby i leczenia na aktywnos¢ zawodowg oraz zycie
spoteczne

Przeprowadzone badanie wykazato, ze hemofilia w znacznym stopniu ogranicza aktywnos¢ zawodowa
i zycie spoteczne dorostych pacjentéw. Znaczna czes$é respondentdw pozostaje zalezna od systemu
Swiadczen — ponad potowa, bo 58% pobiera rente, a dodatkowe 10% korzysta z zasitkdw. Tylko co
trzeci pacjent (32%) funkcjonuje bez wsparcia finansowego, co pokazuje silny wptyw choroby na
zdolnos¢ do samodzielnego utrzymania sie. Obcigzenia wynikajace z choroby przektadajg sie takze na
zycie domowe. Az 81% badanych ograniczyto wykonywanie obowigzkéw w gospodarstwie domowym,
co w przeliczeniu oznacza $rednio 17 godzin mniej aktywnosci tygodniowo.

Hemofilia w istotny sposdb rzutuje réwniez na prace zawodowg. Cho¢ 84% pacjentéw dorostych
pozostaje aktywnych zawodowo, to ich produktywnos$¢ zmniejszyta sie niemal o potowe — $rednio
0 47%. Ponad potowa zatrudnionych (53%) byta zmuszona do redukcji czasu pracy, Srednio o 11 godzin
tygodniowo. Dodatkowo 59% pacjentéw korzystato ze zwolnien lekarskich, spedzajac przecietnie
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16 dni w roku poza miejscem pracy z powodu choroby. Hemofilia wymusza takze wykorzystywanie
urlopu wypoczynkowego w celach zdrowotnych — ponad potowa badanych (53%) przeznaczata na to
Srednio 17 dni w roku. Zebrane dane wskazujg jednoznacznie, ze hemofilia nie tylko wptywa na sytuacje
ekonomiczng pacjentéw, ograniczajgc ich aktywnosé zawodowa, ale takze istotnie zmienia codzienne
funkcjonowanie w sferze rodzinnej i spoteczne;j.

Wptyw choroby na zycie zawodowe dorostych pacjentow

ﬁ 84% pacjentow pracuje

16% pacjentow nie pracuje, z czego 35% z powodu hemofilii

o Spadek produktywnosci wsrod pracujgcych wynosi 47%

Zredukowany czas pracy

67%

Srednia: 11 h
1% 22%
— I
do 10 godzin 11 - 20 godzin 21 - 30 godzin
Dni zwolnienia lekarskiego Liczba dni urlopu wypoczynkowego

29%

29% Srednia: 16 dni Srednia: 17 dni
= [ u
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Rysunek 29. Wptyw choroby na zycie zawodowe dorostych pacjentow

Hemofilia wywiera istotne konsekwencje nie tylko dla samych pacjentéw, ale rdwniez dla zycia ich
bliskich. Badania pokazuja, ze az 45% cztonkédw rodzin dorostych chorych ograniczyto liczbe godzin
pracy zawodowej, $rednio o 20 godzin tygodniowo, aby mdc wspiera¢ chorego. Ponadto 26%
opiekundw korzystato ze zwolnienia lekarskiego, przecietnie przez 10 dni w roku, a 32% wykorzystato
w tym celu urlop wypoczynkowy, srednio 12 dni rocznie.

Opieka nad dorosta osobg z hemofilig wigze sie wiec z powaznym obcigzeniem czasowym
i organizacyjnym. Skutkuje to ograniczeniem aktywnosci zawodowej opiekunéw i moze oddziatywad
na ich zycie osobiste oraz zdrowie, co podkresla potrzebe wsparcia — zaréwno dla pacjentéw, jak i ich
rodzin — w formie elastycznych rozwigzan pracy, swiadczen opiekunczych czy programdéw wsparcia
psychologicznego.
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Wptyw choroby na zycie zawodowe opiekunow dorostych pacjentéw

Redukcja czasu pracy opiekunow

I- 45% opiekunow zrezygnowato lub zredukowato czas pracy, srednio o 20 godzin
tygodniowo

ﬁ Urlop wypoczynkowy ’t& Zwolnienie lekarskie

Co trzeci opiekun korzystat z 26% opiekunow skorzystato ze
urlopu wypoczynkowego zwolnienia lekarskiego

Rysunek 30. Wptyw choroby na zycie zawodowe opiekunéw dorostych pacjentéw

Podobne wyzwania dotycza rodzin dzieci z hemofilia. Az 84% dzieci zmagato sie z koniecznoscig
opuszczenia szkoty z powodu choroby, Srednio przez 16 dni w roku. Choroba dziecka pocigga takze
obcigzenia finansowe — 61% rodzicodw pobiera jedno z dostepnych swiadczen, takich jak renta, zasitek
lub Swiadczenie rehabilitacyjne.

Codzienne funkcjonowanie rodziny réwniez ulega zmianie. 61% rodzicow ograniczyto wykonywanie
obowigzkéw domowych, srednio o 8 godzin tygodniowo. W sferze zawodowej 50% rodzicow musiato
zmniejszy¢ wymiar pracy, srednio o 7 godzin tygodniowo. Dodatkowo 37% korzystato z opieki nad
dzieckiem, srednio przez 13 dni w roku, 16% pobierato zwolnienie lekarskie zwigzane z choroba
dziecka, $rednio przez 12 dni rocznie, a 42% wykorzystato w tym celu urlop wypoczynkowy, srednio
8 dni w roku.

Wptyw choroby na zycie szkolne dzieci z hemofilig i zawodowe ich opiekunow

84% dzieci opuszcza srednio 16 dni szkoty w roku z powodu hemofilii

® 50% opiekundéw zrezygnowato z pracy z powodu hemofilii dziecka

Redukcja czasu pracy opiekuna w tygodniu

83% Swiadczenia opieki nad dzieckiem w ciggu roku
. ) 43% - 43%
Srednia: 7 h Srednia: 13 dni
do 10 godzin 11 - 20 godzin 1-5dni 6-15 dni 16-30 dni
Zwoleniania lekarskie opiekuna w ciggu roku Urlop wypoczynkowy opiekuna w ciggu roku
Srednia: 12 dni 3%
33% 33% 33% 38%
1-5dni 6-15 dni 16-30 dni 1-5 dni 6-12 dni

Rysunek 31. Wptyw choroby na zycie szkolne dzieci z hemofilig i zawodowe ich opiekunéw
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tacznie te dane pokazujg, ze hemofilia obcigza cate rodziny — ogranicza aktywnos¢ edukacyjng dzieci,
generuje koszty finansowe i zmniejsza czas pracy zawodowej opiekundw. Wynika z tego wyrazna
potrzeba wsparcia rodzin chorych dzieci — zarowno poprzez elastyczne rozwigzania zawodowe, jak
i programy opiekuncze oraz wsparcie psychologiczne.

Ekonomiczne konsekwencje hemofilii

Badanie wskazuje, ze zaréwno dorosli, jak i pacjenci pediatryczni odbywali wizyty w osrodkach leczenia
w zwigzku z choroba. Srednia liczba wizyt kontrolnych wynosita cztery rocznie. Jednak u czesci
pacjentéw liczba wizyt byta znacznie wyzsza — ponad 20% dorostych musiato odbywa¢ od pieciu do
dziewieciu wizyt w ciggu roku, a wsrdod pacjentow pediatrycznych 11% odbywato od dziesieciu do
czternastu wizyt rocznie, a 16% — od pieciu do dziewieciu. Dla tych oséb leczenie wigzato sie z istotnym
obcigzeniem czasowym i organizacyjnym.

Dojazdy do specjalistycznych osrodkéw stanowity dodatkowe wyzwanie. Srednia odlegto$é, jaka
musieli pokonac¢ badani dorosli, wynosita 72 km w jedng strone, co juz samo w sobie oznacza istotne
obcigzenie organizacyjne i finansowe. Dla czesci pacjentéw dystans ten byt jednak znacznie wiekszy —
3% badanych deklarowato koniecznosé przejechania ponad 350 km, aby dotrze¢ na wizyte.

Sredni koszt samej podrézy wynidst okoto 102 zt na wizyte, ale u niektérych pacjentéw przekraczat on
350 zt. Do wydatkéw zwigzanych z transportem dochodzity koszty dodatkowe — m.in. opieka nad
dzie¢mi, osobami starszymi czy innymi domownikami, ktére w przypadku czesci badanych stanowity
realne wyzwanie organizacyjne. Osoby mieszkajgce daleko od osrodkdéw, a takze pacjenci odbywajacy
intensywne cykle terapeutyczne, zmuszeni byli niekiedy do zapewnienia sobie noclegu i wyzywienia
w poblizu miejsca leczenia. Takie dodatkowe obcigzenie wynosito Srednio 48 zt na wizyte, choc
u niewielkiej grupy pacjentéw miesieczne koszty przekraczaty nawet 350 zt.

Koszty dojazdu dorostych pacjentow do osrodka

Koszty dojazdu do osrodka Dodatkowe koszty dojazdu do osrodka

q‘m

0zt = ponizej 50 zt m 50-100 zt = 101-200 zt = 201-350 zt m powyzej 350 zt

102 zt

Sredni koszt dojazdu &

48 zt
Srednie dodatkowe
koszty

Wykres 23. Koszty jakie ponoszg dorosli pacjenci z zwigzku z dojazdem do osrodka

Znaczacym problemem byly réwniez utracone dochody. Srednia warto$¢ strat finansowych
wynikajgcych z nieobecnosci w pracy podczas wizyty w osrodku wyniosta 108 zt na pacjenta, przy czym
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6% badanych tracito ponad 600 zt. Warto podkresli¢, ze podobne straty ponosili takze bliscy
towarzyszacy pacjentom — Srednio 82 zt na kazdg wizyte. Dodatkowym elementem obcigzajgcym
budzety domowe byty prywatne wydatki medyczne, ktdre ponosito az 84% ankietowanych.

tacznie miesieczne koszty zwigzane z chorobg u dorostych pacjentow wynosity Srednio 286 zt,
stanowigc istotne obcigzenie finansowe dla rodzin.

Prywatne wydatki medyczne dorostych pacjentow

Najczestsze kategorie prywatnych wydatkow medvcznych o ) ) )
ponoszonych przez pacjentéw Miesieczne prywatne wydatki pacjentéw

’ Srednia
286 zt

m 50-100zt m=101-250zt m251-450zt m powyzej450 zt

Rehabilitacja

Leki 81%

Wizyty u specjalistéw (lekarze 58%

iagnostyczne 42%

pielegniarska

Woykres 24. Kategorie oraz koszty zwigzane z wydatkami prywatnymi dorostych pacjentow

Podobne trudnosci dotyczyty opiekunéw dzieci z hemofilia. W ich przypadku srednia odlegtos¢ do
osrodka byta nieco mniejsza i wynosita 61 km, ale generowane koszty byty nadal znaczace. Sam dojazd
to srednio 96 zt na wizyte, a dodatkowe wydatki (nocleg, positki czy opieka zastepcza w domu) to
kolejne 45 zt. Nalezy tez podkresli¢, ze utracone dochody opiekunéw dzieci wynosity srednio 75 zt na
wizyte, a u 8% rodzin przekraczaty 600 zt.

Koszty jakie ponoszg opiekunowi dzieci z hemofilig z zwigzku z dojazdem do
osrodka

Koszty dojazdu do os$rodka Dodatkowe koszty zwigzane z wizyta

3% 3%

96 zt
Sredni koszt dojazdu

45 zt
Srednie dodatkowe
koszty

® ponizej50zt = 50-100zt = 101-200zt = 201-350zt = powyzej 350 zt

Wykres 25. Koszty jakie ponoszg opiekunowie chorych dzieci z zwigzku z dojazdem do osrodka
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Prywatne wydatki medyczne ponosito 68% opiekundw dzieci. Miesieczne koszty zwigzane z leczeniem
i opieka nad dzieémi z hemofilig wynosity Srednio 165 zt, co dla wielu rodzin stanowito znaczace
obcigzenie finansowe.

Prywatne wydatki medyczne opiekunow dzieci chorych na hemofilie

Kategorie prywatnych wydatkéw medycznych

Rehabilitacja 42%
Wizyty u specjalistow (lekarze 35%
Leki 27%
Osprzet do podazy czynnika 19%
Opieka pielegniarska 8%

Badania diagnostyczne %

Miesieczne wydatki prywatne opiekundéw chorych dzieci

Srednia
165 zt

mponizej50zt m50-100z2t = 101-250zt = 251-450zt = powyzej450 zt

Wykres 26. Kategorie oraz koszty zwigzane z wydatkami prywatnymi opiekunéw dzieci chorych na hemofilie

Psychospoteczne konsekwencje hemofilii — wyzwania dla pacjentow
iich rodzin

Hemofilia to nie tylko powazne wyzwanie medyczne, ale réwniez doswiadczenie silnie obcigzajgce
psychicznie i spotecznie. Dtugotrwate leczenie, nawracajgcy bdl i swiadomos¢ ryzyka krwawien
oddziatujg na poczucie bezpieczenstwa, samoocene oraz relacje z otoczeniem. Pacjenci czesto
doswiadczajg przewlektego stresu, leku czy obnizonego nastroju, co wptywa zaréwno na ich jakos¢
zycia, jak i funkcjonowanie w rodzinie czy pracy.

Dane wskazujg, ze niemal wszyscy pacjenci mierzg sie z ograniczeniami w codziennym zyciu — az 94%
dorostych badanych deklarowato trudnosci w wyborze form spedzania wolnego czasu, a 77%
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doswiadczato bodlu utrudniajgcego codzienne funkcjonowanie. Ponad potowa dorostych chorych
odczuwata pogorszenie samopoczucia, a wielu z nich sygnalizowato réwniez obawy dotyczace sytuacji
materialnej oraz ograniczong dostepnos¢ opieki medycznej niezwigzanej bezposrednio z hemofilia.

Podobne zjawiska obserwuje sie wsréd dzieci. Ponad potowa z nich (55%) napotyka na ograniczenia
w aktywnosciach rekreacyjnych, a co trzecie dziecko ma trudnos$ci w kontaktach z réwiesnikami.
U czesci pojawia sie lek zwigzany z obawa przed krwawieniami (24%) czy objawy depresyjne (18%), co
w tak mtodym wieku moze szczegdlnie silnie zaburzaé rozwéj emocjonalny i spoteczny.

Nie mniej istotna jest sytuacja opiekundw dzieci z hemofilig. Az 79% z nich stale odczuwa lek o zdrowie
swojego dziecka, potowa rezygnuje z wielu form spedzania wolnego czasu, a niemal co czwarty badany
wskazuje na dezorganizacje zycia rodzinnego. Trudnosci dotyczg réwniez sfery zawodowej — ponad
20% opiekunéw ma problem ze znalezieniem elastycznej pracy, a czes¢ doswiadcza pogorszenia
sytuacji materialnej.

Wszystkie te dane pokazuja, ze hemofilia jest chorobg, ktéra nie ogranicza sie wytgcznie do sfery
medycznej. Stanowi ona wielowymiarowe wyzwanie — dotykajgce psychiki, relacji spotecznych i zycia
rodzinnego — zaréwno samych pacjentéw, jak i osob z ich najblizszego otoczenia.
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‘ KOSzZTY HEMOFILII W POLSCE

KOSZTY HEMOFILII W 2024 ROKU

% 965 min zt - catkowite koszty hemofilii

10 min zt (1%)

433 min zt (45%)

Koszty bezposrednie
pacjentéow

Koszty spoteczne

Rysunek 32. Podsumowanie: Koszty hemofilii w Polsce w 2024 roku

Hemofilia jest przewlekts, wrodzong chorobg krwotoczng, ktdrej leczenie wymaga ciggtego
i kosztownego zaopatrzenia w koncentraty czynnikdw krzepniecia. Ze wzgledu na charakter
schorzenia, a takze na rosngcg dostepnos¢ nowych terapii, hemofilia generuje znaczne obcigzenia
finansowe dla systemu ochrony zdrowia. Koszty zwigzane z hemofilia wykraczajg poza bezposrednie
wydatki na leczenie — obejmujg réwniez szeroko pojete koszty posrednie, wynikajgce z ograniczonej
aktywnosci zawodowej chorych oraz oséb sprawujgcych nad nimi opieke, a takze ze spadku dochodéw
w gospodarstwach domowych. Co wiecej, choroba niesie ze sobg znaczgce obcigzenia emocjonalne
i psychiczne, wptywajac negatywnie na jakos$¢ zycia zaréwno pacjentéw, jak i ich bliskich.

Koszty bezposrednie medyczne obejmujg m.in.: profilaktyczne i interwencyjne stosowanie
koncentratow czynnika VIII lub IX oraz innych lekéw, hospitalizacje z powodu powiktan (np. krwawien
wewnetrznych), leczenie nastepstw przewlektego uszkodzenia stawdw, konsultacje specjalistyczne,
rehabilitacje oraz koszty diagnostyki. Koszty bezposrednie niemedyczne dotyczg m.in. transportu do
osrodkow leczenia oraz opieki dtugoterminowe;j.

Koszty posrednie wynikajg gtéwnie z ograniczenia aktywnosci zawodowej pacjentéw (absencja,
wczeshiejsze przejscie na rente lub emeryture), koniecznosci zaangazowania opiekunéw (czesto
rezygnujacych z pracy zarobkowej), a takie z obnizenia produktywnosci iutraconych korzysci
spoteczno-ekonomicznych. Uwzglednienie tych kosztéw jest kluczowe z perspektywy analizy
obcigzenia systemowego chorobg przewlekts i rzadka, jaka jest hemofilia.

Koszty bezposrednie — Koszty medyczne
Koszty z budzetu NFZ

Leczenie hemofilii w Polsce jest finansowane ze srodkéw Narodowego Funduszu Zdrowia w ramach
nastepujacych zakreséw swiadczen:

e Podstawowa Opieka Zdrowotna (POZ)
e Ambulatoryjna Opieka Specjalistyczna (AOS)
® Leczenie szpitalne, w tym:
o program lekowy B.15
o leczenie powiktan skojarzonych z krwawieniami
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o postepowanie w sytuacjach nagtych, w tym hospitalizacje z powodu powikfan
e Swiadczenia z zakresu rehabilitacji leczniczej (szczegélnie w przypadkach przewlektych zmian

stawowych)

Swiadczenia realizowane w ramach POZ sg rozliczane w oparciu o stawke kapitacyjng, w zwigzku z czym
nie zostaty uwzglednione w analizie kosztowej.

Dane dotyczace wysokosci refundacji swiadczen dla pacjentéw z rozpoznaniem gtéwnym
(z rozszerzeniami) wg kodu ICD-10 D66 (hemofilia A) lub D67 (hemofilia B) albo z rozpoznaniem
gtéwnym Z51 (Inna opieka medyczna) (z rozszerzeniami) wraz z rozpoznaniem wspétistniejgcym D66
lub D67 (z rozszerzeniami) w 2024 roku zostaty uzyskane bezposrednio z Narodowego Funduszu
Zdrowia. Uwzglednione dane odpowiadajg stanowi na koniec 2024 r. i sg najbardziej aktualnym
zrédtem informacji kosztowych.

Tabela 3. Koszty ponoszone przez NFZ na leczenie hemofilii w Polsce w 2024 r. wg danych uzyskanych od NFZ

[37]
AOS 1303 400 zt
Leczenie szpitalne (PL) 44 734 943 zt
Leczenie szpitalne (poza PL) 5629 231 zt
Rehabilitacja lecznicza 95 828 zt
Suma 51 763 402 zt

PL — program lekowy
Koszty z budzetu Ministerstwa Zdrowia i NFZ

Leczenie hemofilii w ramach Narodowego Programu Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne byto do korica 2024 roku finansowane przez Ministerstwo Zdrowia.

Od 2025 roku realizacje programu przejat Narodowy Fundusz Zdrowia. Planowane wydatki na
Narodowy Program Leczenia Hemofilii systematycznie rosng w latach 2019-2028. W okresie tym
wartosci te zatozono na poziomie od 285 min zt do 384 min zt rocznie, natomiast na rok 2028
przewiduje sie osiggniecie kwoty 659 min zt. W roku 2024 zrealizowane wydatki wyniosty 469 min zt,
z czego okoto 97% stanowity koszty lekdw. Kwota ta zostata oficjalnie zaraportowana jako poniesione
naktady w ramach realizacji programu w 2024 roku [41].
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Wykres 27. Planowane wydatki na Narodowy Program Leczenia Chorych na Hemofilie i Pokrewne Skazy
Krwotoczne w latach 2019-2028 [41]

Koszty bezposrednie pacjentow

Zgodnie z wynikami ankiety, pacjenci ponoszg dodatkowe wydatki zwigzane z leczeniem choroby,
obejmujgce m.in. wizyty u specjalistéw, badania diagnostyczne oraz zakup lekéw i wyrobdw
medycznych. Sredni miesieczny koszt tych wydatkéw wynosi 286 zt w przypadku dorostych pacjentéw
oraz 165 zt w przypadku opiekundw chorych dzieci. Przeksztatcajgc te wartos¢ na catg populacje
pacjentow dorostych z hemofilig oraz pacjentéw pediatrycznych i uwzgledniajgc odsetek pacjentéw
faktycznie ponoszacych te wydatki, oszacowano, ze faczne prywatne nakfady na opieke medyczng
w 2024 roku wyniosty okoto 6,9 min zt w przypadku dorostych oraz 1,4 min zt w przypadku opiekunow

chorych dzieci.

Tabela 4. Prywatne wydatki pacjentow na leczenie hemofilii w Polsce w 2024 r.

Dodatkowe Odsetek
Dodatkowe . o
. . koszty Liczba pacjentow
Populacja medyczne wydatki Ny . Roczny koszt
O T o, pacjentow pacjentéow ponoszacych

P (rok) wydatki
Dorosli 286 zt 3430zt 2 393 84% 6 885 448 zt
Dzieci 165 zt 1976 zt 1031 68% 1393 650 zt
SUMA 8279 098 zt

W analizie uwzgledniono réwniez koszty zwigzane z leczeniem hemofilii, ktére obejmuja wydatki
ponoszone przez pacjentdw w zwigzku z koniecznoscia odbywania regularnych wizyt
w wyspecjalizowanych osrodkach leczenia, zaréwno w celu podania koncentratéw czynnikéw
krzepniecia, jak i realizacji zaplanowanego monitorowania terapii oraz stanu zdrowia. Do kosztédw tych
zaliczono przede wszystkim koszty dojazdu do placéwek medycznych, jak réwniez wydatki dodatkowe,
takie jak optaty za opieke nad dzie¢mi lub osobami zaleznymi, koszt noclegu w przypadku koniecznosci

pozostania na miejscu oraz koszty wyzywienia.
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Srednie koszty jednostkowe ponoszone przez pacjenta w zwigzku z pojedyncza wizyta, a takze
czestotliwosé tych wizyt, oszacowano na podstawie danych z badania ankietowego przeprowadzonego
wsrdd oséb z hemofilig (szczegétowe informacje przedstawiono w rozdziale ,Wyniki badania
ankietowego pacjentéw”).

Tabela 5. Srednie wydatki pacjenta zwigzane z wizytg w oérodku
éredni koszt Srednie dodatkowe koszty Srednie catkowite wydatki

Populacja

dojazdu zwigzane z wizyta pacjenta/opiekuna zwigzane z wizytg
Dorosli 102 zt 48 zt 149 zt
Dzieci 96 zt 45 zt 140 zt

W celu oszacowania catkowitych kosztéw zwigzanych z leczeniem hemofilii Srednie wydatki pacjenta
zwigzane z wizytg i srednig roczng liczbe wizyt w osrodku przetozono na populacje pacjentéw z
hemofilia.

Tabela 6. Catkowite koszty bezposrednie zwigzane z wizytami w osrodku w zwigzku z leczeniem hemofilii
Srednie wydatki Liczba wizyt w Populacja Catkowite koszty

Populacja

pacjenta na wizyte osrodku na rok pacjentow bezposrednie niemedyczne
Dorosli 149 zt 3,5 2393 1257 415 zt
Dzieci 140 zt 4,2 1031 608 795 zt
SUMA 3424 1866 210 zt

Catkowite koszty bezposrednie ponoszone przez pacjentdw obejmujgce prywatne wydatki medyczne
i koszty zwigzane z wizytami w osrodku w 2024 roku wyniosty ponad 10 min zt.

Tabela 7. Catkowite koszty bezposrednie ponoszone przez pacjentow
Koszty zwigzane z wizytami

Prywatne wydatki medyczne Koszt catkowity

w osrodku
8279 098 zt 1866 210 zt 10 145 308 zt

Koszty posrednie

Spoteczne koszty hemofilii, obok kosztéw bezposrednich, stanowig istotny komponent catkowitego
obcigzenia ekonomicznego zwigzanego z t3 chorobg. Obejmujg one szereg strat i wydatkéw
wynikajgcych z jej dtugoterminowych, posrednich skutkéw — zaréwno w wymiarze indywidualnym, jak
i makroekonomicznym. Ich wptyw wykracza poza sfere ochrony zdrowia, oddziatujac na rynek pracy,
gospodarstwa domowe, finanse publiczne oraz jakos¢ zycia pacjentéw i ich rodzin. W ramach niniejszej
analizy zidentyfikowano nastepujgce kategorie kosztow posrednich:

o Absenteizm krotkotrwaty: Hemofilia czesto uniemozliwia chorym podjecie pracy w petnym
wymiarze, a w zaawansowanych stadiach prowadzi do catkowitej niezdolnosci do pracy.
Skutkuje to spadkiem dochodéw pacjenta oraz stratami finansowymi po stronie pracodawcy
i systemu ubezpieczen spotecznych.

e Absenteizm dtugotrwaty: Utrata zdolnosci do pracy generuje koniecznos¢ wyptaty Swiadczen
rentowych i zasitkéw, obcigzajgc system zabezpieczenia spotecznego.
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e Prezenteizm: Nawet w przypadku kontynuacji zatrudnienia, jakos¢ i wydajnos¢ pracy oséb
z hemofilia mogg by¢ istotnie ograniczone z powodu chronicznych objawéw — takich jak
zmeczenie, bél, stres czy problemy z poruszaniem sie. Przektada sie to na niiszg
produktywnos¢ oraz mniejsze szanse awansu zawodowego.

e Opieka nieformalna: W polskich realiach opieka nad osobg chorg na hemofilie bardzo czesto
spada na cztonkdw rodziny, ktdrzy petnig role nieformalnych opiekunéw. Wymaga to
nierzadko rezygnacji z pracy zawodowej, ograniczenia jej wymiaru lub czestego korzystania ze
zwolnien lekarskich. Taka sytuacja prowadzi do strat w dochodach opiekundéw, jak réwniez do
ograniczenia ich rozwoju zawodowego i perspektyw kariery.

e Praca wykonywana nieodptatnie: W kontekscie kosztdw posrednich choroby, istotnym
elementem obcigzenia ekonomicznego jest nieodptatna praca domowa wykonywana przez
pacjentéw oraz ich rodziny. Codzienne obowigzki, takie jak sprzatanie, gotowanie czy opieka
nad dzie¢mi, czesto muszg zostac przejete przez osoby bliskie pacjentce, co wigze sie z utratg
czasu, ktéry mégtby by¢ przeznaczony na aktywnos¢ zawodowa lub inne czynnosci. Cho¢ ta
forma pracy nie generuje bezposrednich wydatkéw finansowych, jej wartos¢ ekonomiczna jest

Znaczgca.

Dodatkowo przedstawiono jak hemofilia wptywa na sytuacje finansowg pacjentéw i ich rodzin.
Choroba czesto zmusza pacjentéw oraz ich opiekunéw do ograniczenia aktywnosci zawodowej lub
korzystania ze zwolnien lekarskich, co skutkuje obnizeniem przychodéw gospodarstwa domowego.

e Obnizone przychody gospodarstwa domowego: Choroba wptywa negatywnie na stabilnosc¢
finansowg catych rodzin. Utrata pracy, obnizony wymiar etatu lub dtugotrwate zwolnienia
lekarskie obnizajg miesieczny budzet domowy. Rowniez opiekunowie, zmuszeni do
dostosowania swojego 2ycia zawodowego do potrzeb chorego, doswiadczajg spadku
przychodéw. Problematyczne jest takze to, ze Swiadczenia zastepcze (np. chorobowe czy
renta) czesto nie rekompensujg w petni utraconych zarobkéw. Zjawisko to prowadzi nie tylko
do ograniczenia poziomu zycia, ale takze do dtugofalowych skutkéw spotecznych, takich jak
zwiekszone ryzyko ubdstwa i marginalizacji.

Analiza posrednich kosztéw spotecznych stanowi kluczowy element kompleksowego podejscia do
oceny wptywu hemofilii na spoteczenstwo. Zrozumienie ich skali i charakteru powinno stanowic
fundament do projektowania skutecznych polityk zdrowotnych, profilaktycznych oraz programéw
wsparcia dla chorych i ich rodzin — zaréwno na poziomie panstwowym, jak i lokalnym.

Perspektywa spoteczna

Koszty posrednie hemofilii dotyczace absenteizmu uwzglednione w analizie obejmuja:

e absenteizm krétkotrwaty — zwigzany z nieobecnoscia pracownika w pracy zwigzanej z chorobg,
e absenteizm dtugotrwaty — zwigzany z trwatg niezdolnoscig do pracy (renty) oraz przedwczesny
zgon.
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Absenteizm krétkotrwaty
Absencja chorobowa

Koszt utraconej produktywnosci z powodu absencji chorobowej pacjentdw oszacowano na podstawie
liczby dni absencji chorobowej sprawozdanej do Zaktadu Ubezpieczen Spotecznych (ZUS) z kodami ICD-
10: D66 i D67 oraz Sredniej wartosci dnia utraty produktywnosci.

Kabsencji = Kdnia ’ Ldni_absencji
Kapsencji — $rednia wartosc dnia utraty produktywnosci

Lani_absencji — liczba dni absencji chorobowej z kodami ICD-10: D66 i D67
Srednig warto$¢ dnia utraty produktywnosci (K ,iq) Wyznaczono metoda kapitatu ludzkiego wg wzoru:
PKB 1

2024 o

P3024 Dp2024
PKB; 4,4 — Wartos¢ produktu krajowego brutto w 2024 roku wg danych GUS

dnia —

P24 — liczba 0s6b pracujgcych w 2024 roku wg danych GUS
CF — wspotczynnik korygujacy (ang. correction factor)
Dp2024 — liczba dni pracujacych w 2024 roku uwzgledniajac urlop wypoczynkowy

Dane dotyczace liczby pracujacych oraz wartosci PKB zaczerpnieto z oficjalnych publikacji Gtéwnego
Urzedu Statystycznego (GUS) [77, 78]. Wartos¢ wspodtczynnika korygujacego CF oparto na literaturze
ekonomicznej dotyczacej szacowania kosztéw utraconej produktywnosci metodg kapitatu ludzkiego
[76].

Tabela 8. Wartosc utraty PKB na 1 dzien absencji chorobowej w 2024 roku

3641 210 000 000 zt 15 169 658 0,65 228 684 zt

Tabela 9. Koszt utraty produktywnosci zwigzany z absencjg chorobowg pacjentéow z hemofilia w 2024 r.
Wartosc¢ utraty PKB na 1 dzien Catkowity koszt absencji
absencji chorobowej chorobowej pacjentow

2744 684,30 zt 1877727 z

Liczba dni absencji chorobowej

Redukcja czasu pracy

Pacjenci z hemofilig, ze wzgledu na objawy choroby oraz przebieg leczenia, czesto podejmujg decyzje
0 ograniczeniu wymiaru pracy. Wedtug wynikdw ankiet 53% pacjentéw aktywnych zawodowo
zredukowato swdj czas pracy srednio o 11 godzin tygodniowo. Przy uwzglednieniu 228 dni roboczych
w 2024 roku, przektada sie to na $rednig roczng redukcje czasu pracy wynoszaca 504 godziny na
pacjenta. tacznie oznacza to, ze w 2024 roku populacja pacjentéw leczonych z powodu hemofilii
utracita ponad 1,2 mln godzin pracy.
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Tabela 10. Liczba zredukowanych godzin pracy pacjentéw z hemofilia w 2024 roku

Catkowita liczba
zredukowanych
godzin pracy
pacjentow

2 393 84% 53% 2 1206 570

Odsetek pacjentow, Liczba
ktorzy zredukowali zredukowanych
czas pracy godzin na pacjenta

Populacja Pacjenci aktywni

pacjentow zawodowo

Przy przeliczeniu wartosci dnia utraty produktywnosci (K;,;,) na wartos¢ odpowiadajgcy jednej
godzinie (Kp) zastosowano zatozenie 8-godzinnego dnia pracy. Wartos¢ godziny utraconej
produktywnosci w 2024 roku wyniosta 85,5 zt. Uwzgledniajgc wartos¢ godziny utraty produktywnosci
w 2024 roku wartosé redukcji czasu pracy pacjentéw z hemofilig w 2024 roku byta réwna ponad
48 min zt.

Tabela 11. Wartos$¢ utraty produktywnosci z powodu redukcji czasu pracy pacjentow w 2024 roku
Catkowita liczba
zredukowanych godzin pracy
pacjentow

1206570 85,5 zt 45 826 434 zt

Wartosc redukcji wymiaru pracy

pacjentow

Catkowite koszty absenteizmu krotkotrwatego
Catkowita wartos$¢ utraty produktywnosci z powodu absenteizmu krétkotrwatego pacjentéw hemofilig
w 2024 roku wynosita ponad 48 min zt

Tabela 12. Catkowite koszty absenteizmu krotkotrwatego
Wartosc¢ absencji chorobowej  Wartosc redukcji wymiaru pracy Wartosc absenteizmu

pacjentow pacjentow krotkotrwatego
1877 727 zt 45 826 434 zt 47 704 162 zt

Absenteizm dtugotrwaty

Absenteizm dtugoterminowy odnosi sie do trwatego ograniczenia zdolnosci do pracy, ktére skutkuje
catkowitym wycofaniem sie pacjenta z aktywnosci zawodowej. W przypadku hemofilii moze by¢ to
konsekwencja postepujgcej niepetnosprawnosci, powiktan wielonarzagdowych (np. artropatii
hemofilowej). Utrata zdolnosci do pracy bywa formalnie potwierdzona orzeczeniem o niezdolnosci do
pracy i przyznaniem renty.

Przedwczesny zgon

Obecnie srednia diugos¢ zycia pacjentow z hemofilia w Polsce znacznie sie wydtuzyta i jest
poréwnywalna ze Srednig dtugoscig zycia w populacji ogdlnej [6]. W zwigzku z tym w raporcie nie
uwzgledniono kosztéw posrednich wynikajacych z przedwczesnych zgondw pacjentéw.

Niepetnosprawnosc¢ zwiqgzana z hemofilig

Hemofilia wigze sie nie tylko z przewlektym ryzykiem wystepowania powaznych krwawien
i postepujgcym uszkodzeniem stawow, lecz takze z dtugotrwatg niepetnosprawnoscig wynikajgca
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z powiktan choroby. Prowadzi to do istotnego pogorszenia jakosSci zycia pacjentdw, ograniczenia ich
aktywnosci zawodowej oraz generuje dodatkowe koszty zaréwno dla systemu ochrony zdrowia, jak
i dla gospodarki (m.in. w postaci wyptaty swiadczen oraz utraty produktywnosci).

Koszty utraconej produktywnos$ci zwigzanej z niepetnosprawnoscia oszacowano w oparciu
o wspotczynnik YLD (ang. Years Lived with Disability), ktory odzwierciedla liczbe lat przezytych z danym
stanem zdrowia obnizajgcym sprawnos$é. Zgodnie z metodologia Global Burden of Disease, YLD
obliczono jako iloczyn czestosci wystepowania danego stanu oraz przypisanej mu wagi
niepetnosprawnosci (ang. disability weight) [88, 89].

Ze wzgledu na brak polskich danych dotyczacych wag niepetnosprawnosci, wykorzystano wartosci
pochodzace z zagranicznych analiz DALY dla hemofilii (Belgia i Portugalia) [79, 80], uwzgledniajac przy
tym podziat pacjentow wedtug stopnia ciezkosci choroby (tagodna, umiarkowana, ciezka) [81].
Ostatecznie uzyskane wartosci YLD zestawiono z poziomem PKB per capita wsréd oséb pracujacych
oraz z szacowang liczbg zawodowo aktywnych pacjentéw z hemofilig, co pozwolito okresli¢ roczne
koszty ekonomiczne wynikajgce z utraty produktywnosci spowodowanej niepetnosprawnoscia.
Zgodnie z danymi Gtéwnego Urzedu Statystycznego, okoto 3% dzieci i mtodziezy w wieku 0-19 lat jest
aktywnych zawodowo w populacji ogdlnej. W zwigzku z tym, w przeprowadzonych oszacowaniach
uwzgledniono réwniez populacje mtodziezy pracujacej, stosujagc odpowiedni odsetek pracujgcych
wedtug danych GUS [50].

Tabela 13. Wagi niepetnosprawnosci oraz rozktad pacjentow z hemofilia ze wzgledu na postac choroby [79-81]

Postaé¢ hemofilii Odsetek Wagi niepetnosprawnosci
Ciezka 51% 0,197
Umiarkowana 17% 0,151
tagodna 32% 0,054
PKB524 )

Kniepe%nosprawnoéé(wiek) =

CF - Lpracujqcyh ’ Z Wg;-o;
i

Kniepetnosprawnosc(wiek) — koszt utraconej produkcyjnosci z zwigzku z niepetnosprawnoscia dla danej

P2024-

grupy wiekowej

PK B, (54 — Wartosé produktu krajowego brutto w 2024 roku wg danych GUS
P24 — liczba 0séb pracujgcych w 2024 roku wg danych GUS

CF — wspotczynnik korygujacy (ang. correction factor)

Lpracujacyn — liczba pacjentow aktywnych zawodowo

W g; - wagi niepelnosprawnos$ci w zaleznosci od stopnia ciezko$ci hemofilii
0; — odsetek pacjentéw z danym stopniem ciezkos$ci hemofilii

Na podstawie przyjetej metodologii catkowite koszty utraconej produktywnosci z powodu
niepetnosprawnosci w przebiegu hemofilii w Polsce w 2024 roku oszacowano na 46 min zt.
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Tabela 14. Catkowity koszt utraty produktywnosci zwigzanej z niepetnosprawnoscia pacjentow z hemofilia

w 2024 r.
Populacja
Lpracujqcyh B YLD — 1 rok Kniepe%nosprawnoéé(wi
Dorosli 2 007 44 897 669 zt
156 021 zt 0,14
Dzieci i mtodziez 33 735 035 zt

Razem 45 632 704 zt

Prezenteizm

Koszty posrednie hemofilii w postaci prezenteizmu dotyczg kosztow obnizonej produktywnosci,
wynikajgcej z choroby pacjentéw aktywnych zawodowo. Wyniki przeprowadzonego badania
ankietowego wskazuja, ze Srednia efektywnos¢ pracy dorostych pacjentéw spadta o 47%. W badaniu
ankietowym 53% respondentéw zadeklarowato konieczno$é redukcji wymiaru czasu pracy z powodu
choroby. W zwigzku z tym, przy szacowaniu kosztow wynikajgcych ze zmniejszonej produktywnosci
uwzgledniono mozliwos¢ przejscia czesci pacjentéw na zatrudnienie w niepetnym wymiarze godzin.
Tabela 15. Srednia liczba dni pracy u pracujacych pacjetéw
Liczba dni pracujacych Srednia redukcja czasu

z uwzglednieniem pracy [godziny w
wolnego tygodniu]

228 53% 11 195

Odsetek osob, ktore Srednia liczba dni pracy

u pracujacych pacjentow

zredukowaty czas pracy

W niniejszej analizie koszty posrednie oszacowano w oparciu o nastepujgce dane:

e deklarowang przez pacjentéw utrate produktywnosci w czasie pracy,

e wartos¢ produktu krajowego brutto (PKB) w przeliczeniu na jednego pracujgcego,

e wspodtczynnik korygujacy (CF = 0,65),

o odsetek dorostych pacjentéw pozostajacych aktywnymi zawodowo, ustalony na podstawie
badania ankietowego (84%)

e JSrednia liczba dni pracy u pracujacych pacjentéow

KPprezenteizm = PKBpracujqcyldzieﬁ CF - Lpracujqcych “up-w
KPprezenteizm — Catkowity koszt prezenteizmu
PKBpracujacy 1dzien — Wartos¢ PKB na pracujacego na dzieri w 2024 roku
CF — wspotczynnik korygujacy (ang. correction factor)
UP — utracona produktywnos¢
Lpracujacycn — liczba pacjentow aktywnych zawodowo
Dy2024 — liczba dni pracujgcych w 2024 roku uwzgledniajac urlop wypoczynkowy
W — $rednia liczba dni pracy u pracujacych pacjentéow

Koszt prezenteizmu zwigzanego z hemofilig w 2024 roku wyniést 124 min zt.
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Tabela 16. Catkowite koszty prezenteizmu zwigzane z hemofilia w 2024 r.

Lpracujqcych P KBpracujqcy_ldzien KP Prezenteizm

2007 195 47% 0,65 684,30 zt 124 424 881 zt

Opieka nieformalna

W przypadku przewlektych chordéb, takich jak hemofilia, istotnym sktadnikiem kosztéw posrednich s3
straty produktywnosci zwigzane z czasowq niezdolnoscig do pracy opiekunéw nieformalnych. Osoby
te, najczesciej cztonkowie rodzin pacjentéw, czesto korzystajg ze zwolnien lekarskich w zwigzku
z koniecznoscig sprawowania opieki nad chorym, szczegdlnie w sytuacjach zaostrzenia objawdw,
hospitalizacji lub ograniczenia samodzielnosci pacjenta. Zgodnie z wynikami badania ankietowego,
Srednia dtugosc zwolnienia lekarskiego opiekuna osoby dorostej wyniosta 10 dni, a 26% opiekunéw
zadeklarowato skorzystanie z takiego Swiadczenia. 16% opiekundw pacjentéw pediatrycznych
korzystato ze zwolnienia lekarskiego, srednio 12 dni w roku.

KPOpieka_nieformalna(zwolenienia) = Lopiekunéw ' Ldnizwalnienia " Kania * Ozwotnienie

KPopieka_nieformalna(zwolenienia) — KOszt absencji chorobowej opiekundw zwigzanej ze zwolnieniem
lekarskim

Lopiekunsw — liczba opiekunow

Lani zwoinienia — Srednia dtugos¢ zwolnienia lekarskiego opiekuna (w dniach)

Kaniq — utrata PKB na jeden dzien absencji chorobowej z powodu hemofilii

O, woinienie — 0dsetek opiekunow, ktorzy skorzystali ze zwolnienia

Tabela 17. Koszt opieki nieformalnej (zwolnienia lekarskie) w 2024 r.

Populacja Lopiekunéw O roimiemnic Ldni_zwolnienia
Dorosli 2393 26% 10 684 zt 4041617 zt
Dzieci 515 16% 12 684 zt 677 434 zt

Drugim elementem kosztéw opieki nieformalnej jest redukcja wymiaru czasu pracy przez czesc
opiekunéw. Zgodnie z wynikami badania, 45% opiekundéw dorostych pacjentéw ograniczyto swoj czas
pracy srednio o 4 godziny dziennie, w przypadku dzieci — 32% opiekundéw ograniczyto swdj czas pracy
o 1 godzine dziennie. Dodatkowo uwzgledniono opiekundw dzieci, ktérzy catkowicie zrezygnowali
z pracy.

KPOpieka_nieformalna(redukcja_pracy) = Lopiekunéw ’ Lhzredukowanych “Kp - Ozredukowany : Dp2024

KPopieka_nieformaina(zredukowany) — K0szt wynikajacy z redukji czasu pracy opiekunow

— Srednia liczba zredukowanych godzin pracy dziennie opiekuna z powodu choroby

hzredukowanych
bliskiej osoby
Kj, — utrata PKB przypadajaca na jedng godzine absencji chorobowej
O redukowany — 0dsetek opiekunow, ktorzy ograniczyli wymiar pracy

D024 — liczba dni pracujgcych w 2024 roku uwzgledniajac urlop wypoczynkowy
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Tabela 18. Koszt opieki nieformalnej zwigzanej z redukcjg godzin pracy w 2024 r.

Populacja Ozredukowany hzredukowanych Dp2024- Kh Koszt
Dorosli 45% 4 228 86 zt 84 319 222 zt
Dzieci 32% 1 228 86 zt 4549 018 zt

Tabela 19. Koszt opieki nieformalnej zwigzanej z catkowity rezygnacja z pracy opiekunéw pacjentow
pediatrycznych w 2024 r.

Populacja

Ozredukowany

hzredukowunych

Dzieci 50% 8 228 80 401 248 zt

Trzecim elementem kosztédw opieki nieformalnej sg swiadczenia zwigzane z opieka nad dzieckiem,
z ktoérego zgodnie z wynikami ankiet skorzystato 37% opiekundéw, srednio 13 dni w roku.

Tabela 20. Koszt opieki nieformalnej (zaswiadczenie opieki nad dzieckiem) w 2024 r.

Populacja Oaiimtiemie Lni_zwolnienia

Lopiekunc’)w

257 37% 13 684 zt 1642 546 zt

Dzieci

taczny koszt opieki nieformalnej zwigzanej z hemofilig w 2024 roku wynidést 176 min zt.

Tabela 21. Koszt opieki nieformalnej w 2024 r.

o . Swiadczenia
. Zwolnienia Redukcja czasu . .
Populacja lekarskie rac zwigzane z opieka
pracy nad dzieckiem
Dorosli 4041617 zt 84 319 222 zt - 88 360 839 zt
Dzieci 677 434 zt 84 950 266 zt 1642 546 zt 87 270 247 zt
tacznie 4719 051 zt 85 627 700 zt 1642 546 zt 175 631 086 zt

Koszty pracy wykonywanej nieodptatnie

Koszty utraconej produktywnosci definiuje sie jako ekonomiczng warto$¢ utraty zdolnosci do

wykonywania ptatnych lub nieodptatnych dziatan produktywnych spowodowanej chorobg,
niepetnosprawnoscig lub przedwczesnym zgonem. W niniejszej analizie uwzgledniono wartos¢
nieodptatnych aktywnosci wykonywanych przez pacjentéw chorych na hemofilie. Obejmujg one tzw.
produktywnos$é¢ pozarynkowg, czyli m.in. prace domowe, opieke nad cztonkami rodziny czy inne

nieodptatne czynnosci wspierajgce funkcjonowanie gospodarstwa domowego.

Zgodnie z podejsciem kosztu alternatywnego, wartos¢ tych aktywnosci zostata oszacowana na
podstawie rynkowych stawek godzinowych oséb wykonujgcych poréwnywalne zadania (np.
opiekundéw, pracownikdéw ustug porzadkowych). Wyniki ankiety wskazujg, ze u 81% dorostych
pacjentow zakres wykonywanych obowigzkéw domowych zostat istotnie ograniczony, a w tej grupie
Srednia utrata czasu wynosita 2 godziny dziennie.

Wartos¢ pieniezng utraconych aktywnosci nieodptatnych obliczono, Srednie

przyjmujac
wynagrodzenie pomocy domowej w 2025 roku (35,50 zt za godzine) [82].
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Przy zatozeniu populacji dorostych pacjentéw wynoszgcej 2 393 oséb, roczne straty produktywnosci
wynikajgce z ograniczonej zdolnosci do wykonywania nieodptatnych aktywnosci oszacowano na okoto
40 min zt.

KPNieodpiatna = Lpacjentéw ' Opacjentéw- "Ly Wy - CF - Lgy;

KPonieoaptatna — KOszt pracy wykonywanej nieodptatnie

Lpacjentew — liczba pacjentow

Opacjentow — Odsetek pacjentdw, u ktoérych zakres wykonywanych codziennych obowigzkow
domowych ulegt ograniczeniu

Ly, — dzienne utracone godzinny wykonywanych obowigzkéw domowych

W, —$rednia wynagrodzenia pomocy domowej za 1h

CF — wspotczynnik korygujacy (ang. correction factor)

L gni — liczba dni w roku

Tabela 22. taczny koszt opieki nieformalnej zwigzanej z hemofilia w 2024 r.

Lpacjentéw Opacjentc’)w KP ONieodptatna

2393 81% 2 0,65 35,50 zt 39 572 309 zt

Catkowite koszty spoteczne

Catkowite koszty posrednie hemofilii z perspektywy spotfeczerstwa w Polsce w 2024 roku wynosity
ponad 433 min zt.

Tabela 23. Koszty spoteczne hemofilii w Polsce w 2024 roku

Kategoria kosztow Wartosc
Absenteizm krétkotrwaty 47 704 162 zt
Absenteizm dtugotrwaty 45 632 704 zt

Prezenteizm 124 424 881 zt
Praca nieodptatna 39599 413 zt
Opieka nieformalna 175 631 086 zt

Razem 432 992 246 zt

W 2024 roku najwiekszy udziat w spotecznych kosztach hemofilii miaty wydatki zwigzane
z krétkotrwata opieka nieformalng, ktére stanowity 41% catkowitych kosztéw, oraz koszty zwigzane
z prezenteizmem — 29%.
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Zestawienie kosztow spotecznych hemofilii w Polsce w 2024 roku

9% (39,6 min zt) Praca nieodptatna

« 11% (45,6 min zt) Absenteizm dtugotrwaty

. .ﬂ.ﬁm o 11% (47,7 min zt) Absenteizm krotkotrwaty
frenene
f

29% (124,4 min zt) Prezenteizm

M 41% (175,6 min zt) Opieka nieformalna
ILIEITITIEIEITETIVY R

Rysunek 33. Zestawienie kosztéw spotecznych hemofilii w Polsce w 2024 roku

Perspektywa pacjentow i ich opiekunéw

Obnizone przychody gospodarstwa domowego

Na obnizenie przychodéw gospodarstw domowych pacjentéw z hemofilig oraz ich opiekundow
wplywajg zaréwno utracone zarobki wynikajgce z redukcji wymiaru czasu pracy, jak i przychody
utracone w zwigzku z koniecznoscig korzystania ze zwolnien lekarskich.

Utracone przychody zwigzane ze zwolnieniem lekarskim

Zgodnie z wynikami badania ankietowego, 59% dorostych pacjentéw aktywnych zawodowo
zadeklarowato, ze korzystato ze zwolnienia lekarskiego, ktérego sredni czas trwania wynidst 16 dni.
W catej populacji dorostych pracujacych chorych na hemofilie tagczna liczba dni absencji osiggnetfa
19 424. Przy zatozonym wspotczynniku utraty przychodéw na poziomie 20% oraz srednim dziennym
wynagrodzeniu 446 zt (oszacowanym na podstawie sredniego wynagrodzenia miesiecznego w Polsce
w 2024 roku [83]), faczny koszt utraconych przychoddéw pacjentéw wyniost 1,7 min zt.

Analiza sytuacji opiekunéw dorostych chorych wykazata, ze 26% z nich korzystato ze zwolnien
lekarskich, ktérych srednia dtugosc¢ wyniosta 10 dni. tgczna liczba dni absencji w tej grupie siegneta
5906. Przy zastosowaniu tego samego wspotczynnika utraty przychoddw (20%) oraz Sredniego
dziennego wynagrodzenia, koszt utraconych przychoddw opiekunéw oszacowano na 527 tys. zt.

16% opiekunéw pacjentéw pediatrycznych srednio wykorzystato 12 dni w roku zwolnienia lekarskiego
z zwigzku chorobg dziecka, przy zastosowania wspotczynnika utraty przychodéw koszt utraconych
przychoddéw opiekundw dzieci wynidst 88 tys. zt. Dodatkowo 37% opiekundw korzystato z opieki nad
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dzieckiem, srednio 13 dni w roku. Przy zastosowaniu tego samego wspoétczynnika utraty przychodéw
(20%) oraz Ssredniego dziennego wynagrodzenia, koszt utraconych przychodéw opiekundéw
o0szacowano na 214 tys. zt.

Tabela 24. Utracone zarobki pacjentow z hemofilig oraz ich opiekunéw zwigzane ze zwolnieniami lekarskimi
w 2024 r.

Populacja oséb
aktywnych zawodowo
Odsetek osob, ktore
korzystaty ze zwolnienia
Srednia liczba dni
zwolnienia
Catkowita liczba dni
zwolnien
Srednie wynagrodzenie
na dzien
Odsetek straconych
zarobkow
Koszt zwigzany ze
zwolnieniem lekarskim

tacznie 2 260 296 zt 302 528 zt

2007 2393 515 515

59% 26% 16% 37%

16 10 12 13

19 424 5906 990 2 400

446,17 zt

20%

1733 265 zt 527 031 zt 88338 zt 214 190 zt

Utracone przychody zwigzane z redukcjq czasu pracy

Zaréwno czes¢ pacjentoéw aktywnych zawodowo, jak i ich opiekunéw, zmuszona jest do ograniczenia
czasu pracy w zwigzku z diagnozg i leczeniem hemofilii, co prowadzi do obnizenia ich przychoddw.

Na podstawie danych z badania ankietowego przyjeto, ze 53% dorostych pacjentéw pracuje w systemie
skréoconego wymiaru godzin, redukujgc Srednio 11 godzin tygodniowo. Uwzgledniajagc 228 dni
pracujgcych w roku, catkowita liczba zredukowanych godzin w populacji pacjentéw wyniosta
535 744 godzin. W oparciu o $rednie wynagrodzenie miesieczne w Polsce w 2024 roku, wynoszace
8 477,21 zt [83], co odpowiada stawce godzinowej 55,77 zt, szacowany koszt utraconych przychodéw
pacjentek wynidst 30 min zt.

W przypadku opiekundw dorostych pacjentédw, 45% z nich pracuje w systemie skréconego czasu pracy,
ograniczajac srednio 20 godzin tygodniowo (okoto 4 godzin dziennie). taczna liczba zredukowanych
godzin wyniosta 985 753 godzin. Przy zastosowaniu tej samej stawki godzinowej, koszt utraconych
przychoddéw opiekunéw oszacowano na 46 min zt.

32% opiekundéw pacjentéw pediatrycznych jest zmuszona zredukowa¢ swéj wymiar pracy, ograniczajac
Srednio 7 godzin tygodniowo (okoto 1 godziny dziennie). taczna liczba zredukowanych godzin wyniosta
53 181 godzin. Przy zastosowaniu tej samej stawki godzinowej, koszt utraconych przychodéw
opiekundéw oszacowano na 3 min zt. Dodatkowo 50% opiekundéw rezygnuje catkowicie z pracy, co
generuje roczne koszty wynoszace 52 min zt.
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Tabela 25. Utracone zarobki pacjentow z hemofilia oraz ich opiekunéw zwigzane z redukcjg czasu pracy

w 2024 r.

Parametry

Dorosli pacjenci

Opiekunowie
dorostych
pacjentow

Zredukowany czas pracy

Opiekunowie pediatrycznych pacjentow

Rezygnacja z pracy

Populacja oséb
aktywnych zawodowo

2 007

2393

515

515

Odsetek z redukcja
czasu pracy

53%

45%

32%

Liczba zredukowanych
godzin pracy w jednym
dniu

Liczba dni pracujacych
w roku

228

Liczba zredukowanych
godzin w roku

535744

985 753

53181

939 949

Srednie wynagrodzenie
za godzine

55,77 zt

Koszt zwigzany
z redukcjg czasu pracy

29 879 062 zt

46 109 365 zt

2 965 982 zt

52422012 zt

tacznie

75 988 427 zt

55 387 994 zt

Analiza danych wskazuje, ze gtéwnym czynnikiem finansowego obcigzenia gospodarstw domowych

w przypadku hemofilii jest koniecznos¢ ograniczenia czasu pracy spowodowana choroba.

Catkowite obnizone przychody gospodarstw domowych

taczna warto$¢ obnizonych przychodéw gospodarstw domowych pacjentéw z hemofilig oraz ich
opiekundéw, obejmujgca zaréwno utracone zarobki pacjentdw oraz ich opiekunéw zwigzane
z koniecznoscia redukcji wymiaru pracy lub przebywaniem na zwolnieniu lekarskim, wyniosta w 2024 r.

134 min zt.

Koszt zwigzany ze

Tabela 26. Obnizone przychody gospodarstw domowych pacjentow z hemofilia w 2024 r.

Koszt zwigzany

Catkowite obnizone

ieRtiacis zwolnieniem lekarskim z redukcja czasu pracy [ TR L e T AT
domowych
Dorosli 2 260 296 zt 75988 427 zt 78 248 723 zt
Dzieci 302 528 zt 55387 994 zt 55 690 522 zt
tacznie 2 562 823 zt 131376 421 zt 133 939 245 zt
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Wartosc¢ utraconych zarobkow pacjentow i ich opiekunow z powodu hemofilii
w Polsce w 2024 roku

Catkowita wartosc utraconych zarobkow pacjentow i opiekunéw

134 min zt

@ 131 min zt
REDUKCIJA CZASU PRACY

Rysunek 34. Koszty posrednie ponoszone przez pacjentow i ich opiekunéw z powodu hemofilii w Polsce w 2024
roku

‘ Zestawienie kosztow

Hemofilia wigze sie z istotnymi kosztami zaréwno ekonomicznymi, jak i spotecznymi. Roczne koszty
bezposrednie ponoszone przez system ochrony zdrowia (NFZ i MZ) szacuje sie na 521 min zt, z czego
najwiekszg czesé stanowig wydatki na NPLH — w 2024 roku siegajgce 469 min zt. Dodatkowo pacjenci
oraz ich rodziny obcigzeni sg kosztami wtasnymi: 10 min zt wydatkéw bezposrednich, oraz 134 min zt
kosztéow posrednich, wynikajacych z obnizonych przychodéw gospodarstw domowych. tacznie daje to
ponad 140 min zt rocznie ponoszonych bezposrednio przez chorych i ich bliskich.

W strukturze catkowitych kosztow wydatki spoteczne (433 mlin zt) stanowig trzy czwarte kosztéw
bezposrednich, co pokazuje szerokie oddziatywanie hemofilii zaréwno na gospodarke, jak i na zycie
spoteczne. W kosztach posrednich kluczowe znaczenie majg przede wszystkim opieka nieformalna
(41%) oraz prezentizm (29%).

Zestawienie kosztow hemofilii w Polsce w 2024 roku

i KOSZTY CALKOWITE
i Koszt dla catej populacji: 964 min zt ﬁ‘ Sredni koszt na pacjenta: 282 tys. zt

KOSZTY BEZPOSREDNIE NFZ | MZ (54%) | KOSZTY BEZPOSREDNIE PACIENTOW (1%) KOSZTY POSREDNIE (45%)
M52iminzt B152tys.zt | Miominzt  §2,96tys. 2t B a3minz f126tys.2

* Pozostate wydatki prywatne pacjentéw zwigzane
z leczeniem hemofilii (np. leki, wizyty u specjalistow,
badania diagnostyczne)

Rysunek 35. Zestawienie kosztow bezposrednich i posrednich hemofilii w Polsce w 2024 roku
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taczne koszty leczenia hemofilii w Polsce w 2024 roku wyniosty 964 min zt. Przy liczbie pacjentéw
w tym okresie wynoszacej 3 424 osoby, Sredni catkowity koszt przypadajgcy na jednego pacjenta
wyniost 282 tys. zt.

‘ Transfery systemu ubezpieczen spotecznych

Zgodnie z miedzynarodowymi rekomendacjami w zakresie ekonomiki zdrowia, transfery socjalne —
takie jak renty z tytutu niezdolnosci do pracy, Swiadczenia spoteczne czy swiadczenia rehabilitacyjne
wyptacane przez ZUS — nie s3g traktowane jako element obcigzenia ekonomicznego z perspektywy
spotecznej. Stanowig one bowiem transfery pieniezne, a nie faktyczne zuzycie zasobdw, dlatego nie
powinny by¢ uwzgledniane w wycenie kosztow bezposrednich ani posrednich w badaniach nad
obcigzeniem chorobami.

Jak podkre$la Swiatowa Organizacja Zdrowia, $wiadczenia transferowe sg kosztem dla rzadu, zyskiem
dla pacjenta, ale nie wigzg sie z wykorzystaniem ani tworzeniem zasobdw [84, 85]. Podobne
stanowisko zajmujg wytyczne ISPOR, wskazujac, ze transfery pieniezne nie powinny by¢ zaliczane do
kosztow w analizach ekonomicznych prowadzonych z perspektywy spotecznej [86]. Najnowsze
przeglady metodologiczne potwierdzajg, ze tego rodzaju transfery zazwyczaj sg pomijane
w szacunkach kosztéw choréb, z wyjgtkiem analiz prowadzonych wytacznie z perspektywy ptatnika
[87].

Dla przejrzystosci oraz aby zobrazowac skale przeptywoéw finansowych zwigzanych z hemofilig, ponizej
przedstawiamy wydatki ZUS na renty i Swiadczenia rehabilitacyjne w roku 2024. Dane te nie zostaty
wiaczone do zasadniczych kalkulacji kosztdw przedstawionych w niniejszej analizie obcigzenia
choroba.

Tabela 27. Wartos$¢ Swiadczen wyptacanych z ZUS w Polsce w 2024 roku

Kategoria kosztowa Wartosc

Renty z tytutu niezdolnosci do pracy 2 269 100 zt
Renty socjalne 3198 400 zt

Absencja chorobowa 260 700 zt
Razem 5728 200 zt

W 2024 roku Zaktad Ubezpieczen Spotecznych wyptacit Swiadczenia zwigzane z hemofilia o facznej
wartosci 5,7 min zt. Najwiekszg czes$¢ tej kwoty (56%) stanowity renty socjalne, natomiast absencja
chorobowa odpowiadata za okoto 5% wszystkich wypfat.

Wartos¢ swiadczen wyptacanych z ZUS z powodu hemofilii w 2024 roku

Szacunkowa wartos¢ swiadczen wyptacanych z ZUS pacjentom z hemofilia w 2024 roku

5,73 min zt
Renty socjalne Renty z tytutu niezdolnosci do pracy A INUSERE Ige] JIVE!
3,20 min zt (56%) 2,27 min zt (40%) 261 tys. zt (5%)

Rysunek 36. Szacunkowa wartos¢ swiadczen wyptacanych z ZUS z powodu hemofilii w Polsce w 2024 roku
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IMODEL OPIEKI NAD PACJENTEM Z HEMOFILIA

Na podstawie informacji przedstawionych w niniejszym raporcie opracowano model opieki nad
pacjentem z hemofilia.

Obecna sytuacja dotyczaca leczenia hemofilii w Polsce

Hemofilia, jako rzadka i przewlekta choroba wymagajgca statego monitorowania oraz profilaktycznego
leczenia, stanowi istotne wyzwanie dla polskiego systemu ochrony zdrowia. Pomimo postepow
terapeutycznych oraz dostepnosci skutecznych metod leczenia, pacjenci nadal napotykajg na szereg
barier — zaréwno organizacyjnych, jak i systemowych — ktére wptywajg na jako$¢ swiadczonej opieki
i codzienne funkcjonowanie.

Kluczowe wyzwania:

e Niedobdér wyspecjalizowanej kadry medycznej. Polska od lat zmaga sie z niedoborem
specjalistow w zakresie leczenia nieonkologicznych chordb krwi. Zdecydowana wiekszo$é
hematologéw koncentruje sie na hematoonkologii, co skutkuje ograniczong dostepnoscia
ekspertow w leczeniu hemofilii. Problemem pozostaje réwniez niedobdr pielegniarek
przeszkolonych w zakresie wktu¢ dozylnych — umiejetnosci kluczowej dla skutecznego
prowadzenia terapii.

e Ograniczona dostepnos¢ dostaw lekéw do domu. Cho¢ w wielu krajach europejskich domowa
dostawa lekéw jest standardem, w Polsce tylko 41% pacjentéw korzysta z tej formy
zaopatrzenia. Pozostali zmuszeni sg do osobistego odbioru preparatow w osrodkach leczenia
lub centrach krwiodawstwa, co — szczegdlnie w przypadku oséb z ograniczong mobilnoscig —
stanowi powazne utrudnienie i moze prowadzi¢ do niepetnego przestrzegania zalecen
terapeutycznych.

e Brak kompleksowej i skoordynowanej opieki nad pacjentami z hemofilia, szczegdlnie
w przypadku choréb wspdtistniejacych. Pacjenci z hemofilia czesto majg trudnosci
z uzyskaniem odpowiedniego leczenia schorzen niezwigzanych bezposrednio z choroba
podstawowa. Brakuje dedykowanych procedur postepowania oraz odpowiednio
skoordynowanej opieki, ktdra uwzgledniataby ztozonos$¢ ich potrzeb zdrowotnych. Osrodki
leczenia hemofilii nie oferujg obecnie zintegrowanej, interdyscyplinarnej opieki — chorzy sg
czesto kierowani na oddziaty ratunkowe lub zmuszeni do samodzielnego organizowania
konsultacji z innymi specjalistami. Wzorem rozwigzan funkcjonujacych w krajach zachodnich
rekomenduje sie stworzenie modelu opieki, w ktéorym pacjent miatby dostep do zespotu
specjalistow (hematolog, ortopeda, psycholog, stomatolog, rehabilitant, genetyk) w jednym
miejscu. Dodatkowo, proponuje sie, aby konsultanci wojewédzcy ds. hematologii powotali
dwéch dedykowanych hematologéw w kazdym regionie, odpowiedzialnych za koordynacje
leczenia — takze w kontekscie choréb wspdtistniejgcych. Takie podejscie umozliwitoby
efektywniejsze prowadzenie terapii, poprawitoby komfort pacjentdw oraz zmniejszyto ryzyko
bteddw i opdznien w leczeniu.
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e Ograniczony dostep do specjalistycznej fizjoterapii i rehabilitacji. Dostep do fizjoterapii dla
0s6b z hemofilia — =zwtaszcza dorostych pacjentéw z zaawansowanymi zmianami
ortopedycznymi — jest w Polsce powaznie ograniczony. Tylko nieliczne os$rodki oferujg
kompleksowg i regularng rehabilitacje dostosowang do specyficznych potrzeb tej grupy
chorych. Tymczasem ciggta, spersonalizowana opieka fizjoterapeutyczna ma kluczowe
znaczenie w profilaktyce powiktan stawowych, przygotowaniu do zabiegéw ortopedycznych,
opiece pooperacyjnej oraz poprawie codziennego funkcjonowania. Zintegrowana fizjoterapia
nie tylko wspiera szybszy powrdt do sprawnosci, ale takze znaczaco poprawia jakos$¢ zycia
pacjentéow. Dlatego niezbedne jest rozszerzenie dostepu do specjalistycznej rehabilitacji
w ramach osrodkéw leczenia hemofilii oraz uwzglednienie jej jako integralnego elementu
kompleksowej opieki nad chorymi.

e Niska aktywno$¢ zawodowa i obcigzenia spoteczne. Osoby cierpigce na hemofilie, zwtaszcza
z powiktaniami ortopedycznymi, czesto pozostajg poza rynkiem pracy. Koniecznos¢ opieki nad
nimi generuje znaczne obcigzenia dla rodzin i opiekunéw, zaréwno w wymiarze
emocjonalnym, jak i ekonomicznym.

e Niewystarczajgce kompetencje lekarzy innych specjalnosci. Brak wiedzy na temat hemofilii
wsrdd lekarzy niezwigzanych z hematologia prowadzi do opdznien w podaniu czynnika
krzepniecia w sytuacjach nagtych. Konieczne s3 intensywne dziatania edukacyjne oraz
rozpowszechnianie standardéw postepowania.

e Brak catodobowego kontaktu z osrodkami leczenia. W sytuacjach nagtych niezbedne jest
zapewnienie 24-godzinnej konsultacji z lekarzem dyzurnym. Obecnie mozliwos¢ taka istnieje
jedynie w wybranych placéwkach.

e Nieréownomierny dostep do osrodkéw leczenia. Pomimo obowigzywania Narodowego
Programu Leczenia Chorych na Hemofilie (2024-2028), nie wszystkie wojewddztwa dysponujg
osrodkami leczenia dla dorostych — przyktadem jest wojewddztwo podkarpackie.

e Brak nowoczesnych narzedzii standardéw oceny leczenia. W Polsce nie wprowadzono jeszcze
miernikéw skutecznosci terapii zgodnych z najbardziej aktualnymi wytycznymi Swiatowej
Federacji Hemofilii (m.in. ABR, narzedzia oceny funkcjonalnej (HJHS, HEAD-US), jako$¢ zycia
(Qol), dane raportowane przez pacjentow (PROMs)), ktére pozwalatyby na obiektywng ocene
wynikéw zdrowotnych pacjentéw.

e Ograniczony dostep do innowacyjnych lekéw i niejasna $ciezka finansowania. Pacjenci nadal
majg utrudniony dostep do nowych terapii, a procedury ich finansowania w ramach NPLH
pozostajg niewystarczajgco sprecyzowane.

e Brak narzedzi wspierajacych personalizacje terapii. Nie funkcjonujg w praktyce narzedzia typu
shared decision-making rekomendowane przez WFH, ktére umozliwiatyby pacjentom
i lekarzom wspdlne podejmowanie decyzji terapeutycznych w oparciu o indywidualne
potrzeby i preferencje chorego.

System opieki nad chorymi na hemofilie w Polsce wymaga pilnych dziatan systemowych. Kluczowe
obszary to: poprawa dostepnosci dostaw lekdw do domu, zapewnienie skoordynowanej
i interdyscyplinarnej opieki, wdrozenie systemu e-Hemofilia, zwiekszenie liczby specjalistow,
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wprowadzenie miernikéw efektywnosci leczenia zgodnych z najnowszymi WFH, utatwienie dostepu do

innowacyjnych terapii wraz z jasng Sciezka finansowania, a takze wdrozenie narzedzi umozliwiajgcych
personalizacje terapii. Réwnolegle nalezy prowadzi¢ szeroko zakrojone dziatania edukacyjne wsrdd
personelu medycznego oraz zapewni¢ wsparcie psychologiczne, spoteczne i zawodowe dla pacjentow
i ich rodzin. Tylko kompleksowe podejscie pozwoli poprawi¢ jakos¢ zycia chorych na hemofilie
i zwiekszy¢ efektywnosc¢ systemu opieki zdrowotnej w Polsce.

Opracowany model

W odpowiedzi na zidentyfikowane niedoskonato$ci w obecnym systemie leczenia hemofilii w Polsce,
proponuje sie wdrozenie nowoczesnego, zintegrowanego modelu opieki, ktéry opiera sie na czterech
kluczowych filarach: indywidualizacji terapii, integracji i koordynacji leczenia, rozwoju systemu dostaw
lekéw do domu oraz szeroko rozumianej cyfryzacji i edukacji. Niezbednym uzupetnieniem tego modelu
powinno byc¢ takze uwzglednienie wsparcia psychospotecznego oraz aktywizacji pacjentéw, tak aby
proces terapeutyczny obejmowat nie tylko aspekty medyczne, lecz takze wspierat jakos¢ zycia
i samodzielnos¢ chorego.

Indywidualizacja terapii

Podstawa skutecznego leczenia hemofilii musi by¢ indywidualizacja terapii. Kazdy pacjent powinien
miec¢ dostep do schematu leczenia dopasowanego nie tylko do typu i ciezkosci choroby, ale takze do
swojego stylu zycia, wieku, aktywnosci zawodowe;j i preferencji. W tym procesie szczegdlnie pomocne
moze by¢ narzedzie Shared Decision-Making Tool opracowane przez World Federation of Hemophilia,
ktore wspiera pacjentow i lekarzy w podejmowaniu wspdlnych, sSwiadomych decyzji terapeutycznych,
opartych zaréwno na danych klinicznych, jak i oczekiwaniach pacjenta. Kluczowe znaczenie
w personalizacji terapii majg badania farmakokinetyczne, ktére pozwalaja precyzyjnie okresli¢
optymalne dawki iczestotliwo$é podawania lekdw. Terapia powinna by¢ elastyczna, dynamicznie
dostosowywana do aktualnego stanu zdrowia pacjenta i oparta na danych medycznych
monitorowanych w czasie rzeczywistym. Nowoczesne opcje terapeutyczne — w tym preparaty
o przedtuzonym czasie dziatania oraz leki podawane podskdrnie — znaczgco poprawiajg komfort zycia,
szczegolnie u pacjentow, ktérzy majg trudnosci z czestymi wktuciami dozylnymi. Taka personalizacja
leczenia nie tylko zwieksza skutecznos¢ profilaktyki, ale tez zmniejsza liczbe epizodéw krwawien
i ryzyko dtugofalowych powikfan.

Coraz wiekszg role odgrywa rdéwniez terapia genowa, ktdra daje szanse na dtugoterminowe
ograniczenie lub nawet eliminacje koniecznosci regularnego podawania lekow.

Koordynacja leczenia i budowa sieci specjalistycznych osrodkow

Drugim filarem nowego modelu opieki jest stworzenie spdjnego, skoordynowanego systemu
organizacji leczenia. Obecnie dostep do specjalistycznej opieki w Polsce pozostaje nieréwnomierny —
nie wszystkie regiony dysponujg odpowiednio przygotowanymi osrodkami leczenia hemofilii.
W zwigzku z tym konieczne jest stworzenie ogélnopolskiej sieci referencyjnych jednostek, ktdra
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zapewni kazdemu pacjentowi dostep do kompleksowej, wielodyscyplinarnej opieki blisko miejsca
zamieszkania.

W centrum takiego modelu powinien znajdowac sie koordynator terapii — najczesciej lekarz hematolog
— odpowiedzialny za prowadzenie leczenia choroby podstawowej oraz za catosciowy nadzér nad
zdrowiem pacjenta, w tym leczenie schorzen wspdéfistniejagcych. Szczegdlne znaczenie ma réwniez
zapewnienie ptynnosci przejscia z opieki pediatrycznej do systemu leczenia dorostych — dzieki
wspdlnemu planowi terapeutycznemu i Scistej wspdtpracy miedzy zespotami specjalistow.

W sytuacjach nagtych kluczowe znaczenie ma odpowiednie przygotowanie lekarzy oddziatéw
ratunkowych i ratownikéw medycznych. Nalezy zadbaé o to, aby byli oni przeszkoleni w zakresie
diagnostyki i leczenia powiktan hemofilii oraz potrafili dziata¢ sprawnie i skutecznie w stanach
zagrozenia zycia.

Nieodzownym komponentem kompleksowej opieki nad pacjentem z hemofilig jest rehabilitacja,
zwtaszcza w kontekscie zmian zwyrodnieniowych stawéw, ktdre stanowia czeste i ucigzliwe powiktanie
choroby. Kazdy pacjent, u ktérego wystepujg objawy ze strony uktadu ruchu, powinien miec
zapewniony dostep do fizjoterapii prowadzonej przez specjaliste znajgcego specyfike hemofilii.
Personalizowany program rehabilitacyjny wspomaga poprawe sprawnosci fizycznej, zmniejsza
dolegliwosci bdlowe, a jednoczesnie pozytywnie wptywa na psychike i jakos¢ zycia pacjenta.

Rehabilitanci powinni byé réwniez wigczeni w proces przygotowania pacjentéw do zabiegdéw
ortopedycznych oraz w opieke pooperacyjng. Doswiadczenia krajdw zachodnich, takich jak Niemcy,
Holandia czy USA, pokazuja, ze holistyczny model opieki obejmujacy wspdtprace hematologdw,
ortopedow, psychologéw, stomatologow, genetykow i fizjoterapeutéw pozwala na znacznie lepsze
wyniki kliniczne i wiekszg satysfakcje pacjentow.

Dostawy lekdw do domu - klucz do skutecznej profilaktyki

W nowoczesnym systemie leczenia hemofilii standardem powinien by¢ rozwiniety system dostaw
lekéw bezposrednio do miejsca zamieszkania pacjenta. Obecnie wielu chorych nadal zmuszonych jest
do osobistego odbioru lekéw z OLH lub szpitalnych aptek, co utrudnia regularnosc leczenia, szczegdlnie
w przypadku oséb mieszkajacych z dala od duzych osrodkéw.

Rozwigzaniem moze by¢ wdrozenie powszechnego systemu dostaw domowych dla wszystkich grup
pacjentéw — niezaleznie od wieku —w potaczeniu z siecig pielegniarek Srodowiskowych, ktére wspieraja
w zakresie podawania lekéw i edukacji zdrowotnej. Tam, gdzie to mozliwe, nalezy promowac
stosowanie terapii podskérnych jako wygodniejszej i mniej inwazyjnej alternatywy.

Cyfryzacja i edukacja — nowe technologie w stuzbie pacjentom

Rozwdj technologii cyfrowych otwiera nowe mozliwosci w zakresie monitorowania leczenia,
zarzadzania terapig i komunikacji z pacjentami. System , e-Hemofilia” powinien sta¢ sie centralnym
narzedziem wspierajgcym codzienng opieke. Elektroniczne dzienniczki terapii, aplikacje mobilne
przypominajgce o dawkowaniu lekdw, e-konsylia oraz teleporady z OLH to rozwigzania, ktére nie tylko
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zwiekszajg bezpieczenstwo, ale tez umozliwiajg dostep do specjalistycznej opieki pacjentom
z mniejszych miejscowosci.

Réwnolegle z cyfryzacjg konieczne s3 szeroko zakrojone dziatania edukacyjne, skierowane do trzech
kluczowych grup:

e Pacjenci i ich rodziny — szkolenia, webinary, poradniki i konsultacje pomagajg zrozumiec
chorobe, uczg postepowania w sytuacjach nagtych (np. krwawien) i wspierajg w codziennym
zarzadzaniu terapia.

® Personel medyczny — szczegdlnie lekarze innych specjalizacji niz hematologia powinni by¢
systematycznie szkoloni, by zapewnié wysokg jakosc i ciggto$¢ opieki.

e Otoczenie spoteczne pacjenta — edukacja pracodawcéw, wspoétpracownikéw oraz srodowiska
szkolnego na temat hemofilii, jej leczenia i ograniczenn funkcjonalnych jest kluczowa dla
tworzenia bezpiecznego, zrozumiatego i wspierajagcego srodowiska.

Dobrze poinformowany pracodawca czy nauczyciel moze adekwatnie dostosowaé warunki pracy lub
nauki, a jednoczesnie zapobiegac nieuzasadnionej stygmatyzacji oséb z chorobg przewlekta. Skuteczna
komunikacja i wsparcie na poziomie systemowym oraz indywidualnym s3 kluczowe dla zapewnienia
pacjentom mozliwie petnego udziatu w zyciu spotecznym i zawodowym.

Podsumowanie

Nowy model opieki nad pacjentami z hemofilia powinien byé kompleksowy, skoordynowany
i zorientowany na potrzeby konkretnego pacjenta. Integracja dziatan medycznych z rehabilitacjg,
opieka psychospoteczng, cyfryzacjg i edukacjg stworzy system, ktdry nie tylko poprawi wyniki leczenia,
ale réwniez podniesie jakos¢ zycia chorych. W centrum tego systemu powinien znajdowac sie pacjent
— aktywny uczestnik terapii, otoczony interdyscyplinarnym zespotem specjalistéw, wspieranym przez
nowoczesne technologie i sprawng organizacje opieki.
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Model opieki nad pacjentem z hemofilig

@ INDYWIDUALIZACJATERAPII é'g'é INTEGRACJA | KOORDYNACJA LECZENIA

Indywidualizacja terapii — |leczenie dopasowane do typu Réwny dostep do opieki — specjalistyczna,

i ciezkosci choroby, stylu zycia i preferencji pacjenta, wielodyscyplinarna pomoc blisko miejsca zamieszkania
wspierane przez Shared Decision-Making Tool World
Federation of Hemophilia, ktére pomaga podejmowac
wspolne, Swiadome decyzje terapeutyczne

Koordynator terapii — hematolog nadzorujacy leczenie
i zdrowie pacjenta

Plynne przejscie do opieki dorostych — wspdlny plan

Elastyczna terapia — dynamiczne dostosowanie do stanu i wspbtpraca zespotow specjalistéw

zdrowia, oparte na danych w czasie rzeczywistym

Nowoczesne leki — preparaty o przedtuzonym dziataniu
i terapia podskérna dla poprawy skutecznosci i komfortu

Terapia genowa — innowacyjne leczenie ograniczajace lub
eliminujace potrzebe podawania czynnikow krzepnigcia

Szkolenie personelu ratunkowego — przygotowanie
lekarzy SOR i ratownikéw do dziatarh w stanach zagrozenia
zycia

Zintegrowana rehabilitacja — dostep do specjalistycznej
fizjoterapii dla pacjentow z problemami stawowymi

ﬁ ROZSZERZENIE DOSTAW LEKOW DO DOMU @ CYFRYZACJA| EDUKACIA
Wdrozenie powszechnego systemu dostaw domowych dla Cyfrowa opieka — optymalizacja systemow cyfrowych,
wszystkich grup pacjentow — niezaleznie od wieku — przypomnien, e-konsyliow i teleporad

W potaczeniu z siecig pielggniarek srodowiskowych Lepszy dostep i bezpieczeristwo — utatwienie leczenia

i kontaktu ze specjalistami, takze poza miastami

Edukacja pacjentéw i rodzin — szkolenia i materiaty
wspierajgce codzienne zarzadzanie terapia

Szkolenie personelu medycznego — poprawa jakosci opieki
przez edukacje lekarzy spoza hematologii

Swiadomos¢ spoteczna — edukacja szkét i pracodawcéw

Rysunek 37. Model opieki nad pacjentem z hemofilia

Prognozowane korzysci z wdrozenia modelu

Wdrozenie nowego modelu opieki nad pacjentami z hemofilig niesie ze sobg szereg istotnych korzysci,
zaréwno dla chorych, jak i dla catego systemu ochrony zdrowia w Polsce.

Z perspektywy pacjenta nowoczesny model leczenia, oparty na indywidualizacji terapii i szerszym
dostepie do nowoczesnych lekdw, pozwala osiggngé podstawowy cel leczenia, jakim jest eliminacja
epizodéw krwotocznych. Ograniczenie krwawien nie tylko poprawia wyniki kliniczne, ale przektada sie
bezposrednio na lepszg jakos¢ zycia chorych — zmniejsza bdl, poprawia sprawnos¢ fizyczng i pozwala
unikng¢ powiktan, takich jak uszkodzenia stawdw czy artropatia. Dzieki dostawom lekéw do domu,
czyli rzadszym wizytom w szpitalu oraz zastosowaniu lekow podawanych podskérnie, pacjenci zyskujg
wiekszg niezaleznos¢ i mogag prowadzi¢ aktywne zycie zawodowe i rodzinne, bez koniecznosci
podporzadkowania codziennos$ci harmonogramowi leczenia. Zmniejszenie potrzeby czestych wizyt
w osrodkach hematologicznych przektada sie rowniez na redukcje kosztéw i ucigzliwosci zwigzanych
z dojazdami, szczegodlnie dla oséb mieszkajgcych poza duzymi miastami. Utatwiony dostep do terapii,
takze poprzez osrodki satelitarne i rozwigzania zdalne zwieksza réwnosé szans i poprawia komfort zycia
pacjentow.

Kluczowa role odgrywa dostep do nowoczesnych terapii, w tym preparatéw o przedtuzonym dziataniu,
lekéw podawanych podskdrnie oraz, w perspektywie, terapii genowej. Innowacyjne leczenie nie tylko
zwieksza skutecznos¢ profilaktyki, ale takze znaczaco zmniejsza obcigzenie codzienng terapig. Dzieki
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temu chorzy mogg rzadziej przyjmowac lek, a forma podania jest mniej inwazyjna i bardziej
komfortowa. Nowoczesne terapie przyczyniajg sie rowniez do wiekszej stabilizacji parametréw
krzepniecia, co przektada sie na lepsza kontrole choroby i mniejsze ryzyko powiktan.

Zastosowanie nowoczesnych technologii oraz rozwigzan cyfrowych, takich jak aplikacje
przypominajgce o przyjeciu leku, monitorujgce objawy czy umozliwiajgce kontakt z lekarzem poprawia
bezpieczenstwo pacjenta i zapewnia ciggtos¢ opieki, rowniez w sytuacjach nagtych. Leczenie staje sie
bardziej przewidywalne, a pacjent zyskuje poczucie kontroli nad chorobg, co pozytywnie wptywa na
jego dobrostan psychiczny i motywacje do stosowania sie do zalecen.

Z perspektywy systemu ochrony zdrowia korzysci sg rownie wyrazne. Dzieki skutecznej profilaktyce
i ograniczeniu liczby powiktan mozliwe jest istotne zmniejszenie liczby hospitalizacji oraz kosztéw
zwigzanych z leczeniem powiktan, rehabilitacjg i interwencjami ortopedycznymi.

Nowy model opieki umozliwia takze lepsze zarzadzanie dostepnymi zasobami kadrowymi. Zdalna
opieka, teleporady i domowe dostawy lekéw zmniejszajg zapotrzebowanie na obecnos¢ pacjentéw
w placéwkach, co przy obecnym deficycie personelu medycznego jest nie do przecenienia. Krétszy czas
podania lekéw, brak koniecznosci hospitalizacji oraz mniejsza liczba wizyt bezposrednio przektadajg sie
na oszczednosci organizacyjne i finansowe.

Warto réwniez podkresli¢, ze cyfrowe narzedzia takie jak centralny system e-Hemofilia pozwalajg na
efektywne planowanie terapii i dostaw lekéw, monitorowanie efektéw leczenia oraz identyfikacje luk
w opiece. Wspierajg tez wspotprace miedzy osrodkami wiodgcymi a osrodkami satelitarnymi, co
sprzyja wiekszej spéjnosci i standaryzacji Swiadczen.

Podsumowujac, zaproponowany model opieki nad pacjentami z hemofilig to rozwigzanie nowoczesne,
zorientowane na potrzeby chorego, a jednoczesnie racjonalne kosztowo i organizacyjnie z punktu
widzenia systemu zdrowotnego. Przeniesienie czesci $Swiadczen blizej pacjenta, wykorzystanie
nowoczesnych terapii i narzedzi cyfrowych oraz skoncentrowanie opieki szpitalnej na pacjentach
wymagajacych zaawansowanego leczenia to kierunek, ktéry sprzyja zardwno poprawie wynikéw
klinicznych, jak i wiekszej efektywnosci systemu ochrony zdrowia.

Korzysci z zastosowania modelu opieki nad pacjentem

Korzysci dla pacjenta Korzysci dla systemu zdrowia

§ Lepszy dostep do nowoczesnych terapii
E Ograniczenie liczby wizyt w os$rodku
ﬁ Nizsze koszty dojazdu do osrodka
@ Wieksza kontrola nad chorobg
Eliminacja lub ograniczenie krwawien
BEJ Wsparcie cyfrowe (aplikacje, e-konsylia, przypomnienia)

g Lepsza jakosc zycia i sprawnosc fizyczna

Rysunek 38. Korzysci dla pacjenta i systemu zdrowia wynikajace z zastosowania modelu opieki nad pacjentem
z hemofilia
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