Nemzeti Egészségbiztositasi Alapkezel6

A hemofilia vilagnapja
aprilis 17.

A kezdeményezésrol

Aprilis 17-e 1989. 6ta a hemofilia és egyéb vérzési rendellenességek vildgnapja, amelynek
alkalmaval a Hemofilia Vilagszovetség, illetve a kezdeményezéshez csatlakozd szervezetek a
megfeleld, korszer( ellatas elényeire kivanjak felhivni a szélesebb kozvélemény figyelmét.

A betegségrol

A hemofilia a masodik leggyakoribb oOrokletes

. . . s } A véralvaddsrdl 13 faktor
véralvaddsi rendellenesség. (Statisztikdk szerint a

gondoskodik, bdarmelyik hidnya

vérzékenység leggyakoribb formaja a von Willebrand vérzékenységet okozhat.
szindroma, melyet a von Willebrand nevl alvadasi

faktor  hidanya, illetve  csokkent — muikddése
okoz. llyenkor az érfal sériilése esetén a vérlemezkék
kitapadasa és 0Osszecsapzdéddsa nem megy végbe
tokéletesen.)

A hemofilia ritka, velesziiletett, egész életen at tartd
vérzékenység. A  betegség lényege a  Vvér
alvadékonysaganak csokkenése.

A férfiak kérében sulyosabb korkép a
hemofilia A és B (azért a férfiakndl,
mert ez a vérzékenység az X

A hemofilianak A és B-tipusa kulonitheté el, am
tlineteikben ezek nagyon hasonldak.

A gyakoribb az A tipusi hemofilia, mely esetében a kromoszémdval 6réklédik). Nekik
Vlll-as alvadasi faktor hianyzik a vérbél, vagy csékkent ~ ugyanis a nemi kromoszémdjuk XY,
aktivitasu, mig a ritkdbb B tipustban a IX-es faktor mig a n6knél XX, igy n6i beteg X

hidnyzik, vagy csékkent. kromoszdmdjdt a mdsik egészséges

X kromoszéma ellensulyozza.
A-tipusu hemofiliaban kiilonb6z6 sulyossagi

fokozatokat kilonitenek el a tekintetben, hogy a VIII:C
faktor milyen szazalékban taldlhaté meg, illetve
m(ikdodik a szervezetben. Ha ez az ardny >75%, a
beteg altaldban tlinetmentes. A faktor 16-50%-0s
jelenléte esetén erds sérilés utan kifejezett véromleny keletkezik; 5-15% kozott mditéti
utovérzés lép fel, 2-4%-os mikodés esetén mar kisebb trauma is elég a véromleny
kialakuldsdhoz. Ha a faktor kevesebb, mint 1%-ban mUkodik, spontan vérzések jelentkeznek,
és allandésul az izlleti véromleny.

Létezik szerzett hemofilia is, amelyet
autoimmun betegségek, terhesség,
rak, 6regedés vdlthat ki, de van,
amikor az ok ismeretlen.

A hemofilia ritka betegségnek tekinthetd, el6forduldsi gyakorisaga 1:10000, a sulyos foku
hemofilidé 1:16000. Magyarorszagon koriilbelll 2700 vérzékeny beteg él, hozzavetblegesen
800 A-hemofilids, 200 B-hemofilids, 1300 von Willebrand-beteg, és 400 egyéb vérzési
rendellenességben szenvedé beteg.



Hozzaférés az ellatashoz

A betegség nem gyogyithatd, a kezelés elsédleges célja a vérzések megel&zése, kiilondsen az
izGletekben.

A kezelés tipusat illet6en, a megel6z6 jellegl, tartds kezelést (az alvadasi faktor rendszeres
alkalmazasa, legfeljebb hetente haromszor = megel6zés) meg kell kilonboztetni a sziikség
szerinti kezeléstél (azonnali alkalmazds hirtelen vérzés esetén). A megel6zést gyakran
alkalmazzak sulyos hemofiliaban, kiilondsen csecsemd&knél, gyermekeknél és serdil6knél. A
kezelés egyben nagyon fontos védelmet nyujt az ismételt izlileti bevérzésekkel szemben,
megakaddlyozva ezaltal a tartds izlleti karosodast.

A hemofilids betegeknél bekovetkez6 vérzések, illetve az egyéb okbdl sziikségessé vald
ellatasaik fokozott figyelem mellett a jard- és fekv6beteg-szakellatas keretében torténnek. A
vérzéses epizddok elldtasdra tdrsadalombiztositdsi szempontbdl nincs megkdtés, a szlikséges
beavatkozasok finanszirozasara barmely, NEAK-kal szerz6do6tt intézmény jogosult.

Ugyanakkor a betegek gondozasa szakmai alapon centrumokhoz kotott: ugynevezett
hemofilia-gondozé kozpontokban (Hemofilia Centrum) vehet6 igénybe a betegség
kezeléséhez sziikséges szakmai feltételekkel rendelkezd 0©nalldé szakambulancidkon és
hematoldgiai osztalyokon. A gondozé kdzpontok ellenérzése mellett, meghatarozott szakmai
feltételek teljeslilése esetén van lehetGség a betegek kontrollalt otthoni kezelésére, amely
leginkabb a gondozé helytdl tavol lakd betegek szamara jelent konnyebb hozzaférhetSséget.

Miel6tt a modern (Vlll-as és IX-es) alvadasi
faktorokkal végzett szubsztitucids kezelés napjaink
standardjdva valhatott volna, kiterjedt kutatasokra és
fejlesztési munkdra volt sziikség. A '60-as évek végén
jutottak el az els6 faktorkoncentratumok a
gyogyszertarakba és rendel6kbe. A napjainkban
alkalmazott készitmények tobbségéhez hasonldan az
emberi vérplazmabdl nyerték OGket. Ezzel a
torténelemben el8szor lehetévé valt a hatékony
vérzéscsillapitas.

A ’'90-es évek végétdl az alvaddsi faktorokat géntechnoldgidval is elGallitjak. Ezek az
ugynevezett ,,rekombinans” készitmények.

Az emberi vérplazmabdl szarmazé modern faktorkoncentratumok el8allitdsakor kilonds
figyelmet forditanak a nagyfoku tisztasagra és biztonsagra. Mindkett6t a gyartds alatt és
utan végzett szamos ellen6rzési [épés révén biztositjak.

A velesziletett vérzékenység kezelésére alkalmazhatdé faktorkészitmények
tarsadalombiztositasi tamogatdssal hozzaférhet6k a gydgyszeres kezelést végz6 egészségiigyi
intézményeken, a Hemofilia Centrumokon keresztil:
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Mennyibe keriil a hemofilias betegek ellatasa?

A hemofilids betegek jard- és fekvGbeteg-szakellatasardl altaldanossagban elmondhaté, hogy
— kulonosen a sulyos foku — vérzékeny paciensek esetében barmely beavatkozds nagyobb
terhet jelent az ellaté intézmény szamara az el6készité munka, a kivitelezés és az utdkovetés
|[épéseinek Osszetettsége, fokozott szakemberigénye miatt.

A 2019. év soran jaré- illetve fekv6beteg-szakellatasban részesilt, velesziiletett betegséggel
él6k szama (2 145 f6) megkozeliti a szakmai becslés szerinti hazai betegszamot. Ez egyfeld|
azt jelzi, hogy az ismert betegek esetében ténylegesen felmeril az igény rendszeres
elldtasra, masfelSl, hogy azt a szikséges ellatasi szinten meg is kaptak. 2019. évben az
Egészségbiztositasi Alapbdl e betegek jaro- illetve fekv6beteg-szakellatasaira 83,1 millid Ft
kifizetés tortént.

A hemofilids betegek ellatasanak jelentés részét a gydgyszeres terapia jelenti. A magyar
hemofiliasok gydgyszeres ellatdsanak megszervezése a NEAK kompetencidja, a
készitményeket kdzbeszerzési eljarads utjan, természetben biztositja a Hemofilia Centrumok
részére, ahol a  biztositottak  hozzdjuthatnak a kezelésiikh6z  szlikséges
faktorkészitményekhez. A NEAK elkotelezett a hemofilias betegek folyamatos és biztonsagos
ellatasaban, igy évrél évre a meghirdetett tendereken igyekszik, valamennyi rendelkezésre
allé —igy a leginnovativabb terdpiakat is jelentd — készitmény megvasarlasara. A 2017. évben
inditott versenyeztetési eljardsnak kdszonhetben, jelentésen csokkentek a faktor arak. Az
arak valtozasdval a mennyiségi 0sszetétel is megvaltozott, az drak csokkenésével eltolddott a
felhasznalds a rekombindns irdnyba.

Az elmult 15 évben a gydgyszerkivaltdsi adatok alapjan a faktorpotld gydgyszeres
kezelésekben részesil6k szdma enyhe emelkedést mutat. E kezelések legnagyobb része a
Vlll-as faktor hianyos betegek ellatdasdhoz kapcsolodik. A korszerlibb, rekombinans
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készitmények elterjedésével és a tamogatott kor bdvilésével a felhasznalt mennyiségik
2019. évben meghaladta a humdn plazma eredetl készitményekét. Az egy lakosra jutd,
nemzetkozi egységben (NE) kifejezett mennyiség novekvS tendencidja és 10 NE/lakos
értéket meghaladod szintje szakmai szempontbdl pozitiveredményként reprezentalhaté.

Vlll-as véralvadasi faktorok mennyisége, egy lakosra jutoé atlagos mennyiség
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A rendelkezésre all6 termékkort illetéen elmondhatd, hogy Magyarorszagon valamennyi — az
Eurépia Unid orszagaiban is elérhet6 - fejlett rekombinans készitmény hozzaférhet§ a
szakmailag arra rdszoruld beteg részére. 2019. évben a legujabb fejlesztésl készitmények
kozé tartozd, két hosszitott hatasu készitmény is elérhetévé valt.

A gyodgyszeres készitmények kapcsdan az Egészségbiztositasi Alapbdl 2019. évben 11,2
millidrd Ft kifizetés tortént.

Kitekintés

Koz6s érdekink a nemzetkozi szinten elérhetd legkorszer(ibb
elldtasok, leginkabb pedig a biztonsagosan, a lehetd legkevesebb
kockdzat és mellékhatas mellett alkalmazhato, ritkdabb beadast
lehet6vé tévs gydgyszerkészitmények biztositdsa, amely a gyartok,
forgalmazdok, a NEAK és a szakma képvisel6i kozti szoros
egylttmUkodésben, () készitmények  tamogatdsba  torténd
befogadasaval, a megfelel6 gydgyszer-tdmogatasi lehet&ségek
alkalmazasa mellett valésithaté meg.

A NEAK hemofilia kezelésében alkalmazott szerek tdmogatasanak elbirdldsara 2019. évben
Osszesen 14 gyodgyszer-befogaddsi eljarast inditott, és ugyanebben az évben lezarult
eljarasok alapjan 4 készitmény tamogatdsba vételérdl sziiletett hatarozat.
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A hemofilia terapidaban jelenleg a legnagyobb attorést a szubkutan injekcié alkalmazasa
jelenti, melyet a betegeknek nem kell a vénaba adagolni. Az idei évben mar ez is elérhetd
lesz inhibitoros betegek részére. (Az inhibitor a hemofilia kezelésére szolgdlé bioldgiai
készitmény beadasara adott rendellenes autoimmun valasz. Az inhibitor képz&dés el6re nem
kiszamithato, VIII. faktor hidanyban szenved6 betegeknéla betegek 10-15%-ndl is
el6fordulhat.)



