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รายงานการประชุมผูมีสวนไดสวนเสียเพื่อใหขอเสนอแนะตอโครงรางงานวิจัย 1 

เรื่อง “การประเมินความคุมคาของ imiglucerase ในการรักษาผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 1 และ 3” 2 

วันอังคารที่ 9 พฤษภาคม พ.ศ. 2566 เวลา 9.30-11.30 น. 3 

ณ หองประชมุ 1 โครงการประเมินเทคโนโลยีและนโยบายดานสขุภาพ กระทรวงสาธารณสขุ 4 

(การประชุมออนไลนผานทางโปรแกรม Zoom) 5 

ผูเขารวมประชุม 6 

1.  41พญ.อรรถยา ลิ้มวัฒนาย่ิงยง 41ผูแทนจากคณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแหงชาติ  

2.  41นพ.นิธิวัชร แสงเรือง 41ผูแทนจากคณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแหงชาติ 

3.  41ศ. ดร.พญ.กัญญา ศุภปติพร 41ประธานรวมของคณะทำงานพัฒนาระบบการดูแลรักษาโรคหา

ยากและผูแทนจากโรงพยาบาลจุฬาลงกรณ 

4.  41รศ. พญ.วราลกัษณ ศรีนนทประเสริฐ 41ผูแทนคณะทำงานดานเศรษฐศาสตรสาธารณสุข 

5.  41รศ. พญ.ทิพยวิมล ทมิอรุณ 41ผูแทนจากราชวิทยาลัยกุมารแพทยแหงประเทศไทย 

6.  41ผศ. นพ.กุณฑล วิชาจารย 41คณะแพทยศาสตร มหาวิทยาลัยขอนแกน 

7.  นางวรรณา เอียดประพาล สำนักงานหลักประกันสุขภาพแหงชาติ 

8.  41นางสาวฐิติมา พ่ึมกุล สำนักงานหลักประกันสุขภาพแหงชาติ 

9.  นางสาวศศมนวรรณ ชาญชุติวาณิช สำนักงานประกันสังคม 

10.  นายบุญ พุฒิพงศธนโชติ มูลนิธิโรคพันธุกรรมแอลเอสดี 

11.  ภก.ราชิต จันทรตะ สมาคมผูวิจัยและผลิตเภสัชภัณฑ (บริษทั Sanofi) 

12.  ดร. ภญ.รสรินทร สรวมศิร ิ สมาคมผูวิจัยและผลิตเภสัชภัณฑ (บริษทั Takeda) 

13.  ดร. นพ.ยศ ตีระวัฒนานนท โครงการประเมินเทคโนโลยแีละนโยบายดานสุขภาพ 

14.  รศ. ดร.วรรณฤดี อิสรานุวัฒนชัย โครงการประเมินเทคโนโลยแีละนโยบายดานสุขภาพ 

15.  ภญ.วรัญญา รตันวิภาพงษ โครงการประเมินเทคโนโลยแีละนโยบายดานสุขภาพ 

16.  ภญ.บุสดี โสบุญ โครงการประเมินเทคโนโลยแีละนโยบายดานสุขภาพ 

17.  นายศักดิโชติ เพชรสม โครงการประเมินเทคโนโลยแีละนโยบายดานสุขภาพ 

18.  นางสาวจิดาภา ผลานุสนธ์ิ โครงการประเมินเทคโนโลยแีละนโยบายดานสุขภาพ 
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เริ่มประชุมเวลา 9.30 น. 1 

ภญ.วรัญญา รัตนวิภาพงษ นักวิจัยหลักของโครงการวิจัยกลาวตอนรับผูเขารวมประชุมและขอใหผูเขารวม2 

ประชุมแนะนำตนเองและเปดเผยการมีผลประโยชนทับซอน (conflict of Interest) จากน้ัน นำเสนอที่มาของ3 

หัวขอวิจัยนี้ กลาวคือ โครงการประเมินเทคโนโลยีและนโยบายดานสุขภาพ (Health Intervention and 4 

Technology Assessment Program, HITAP) ไดรับมอบหมายจากคณะทำงานดานเศรษฐศาสตรสาธารณสุข 5 

ภายใตคณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแหงชาติ พ.ศ. 2565-2567 ใหทบทวนวรรณกรรมและจัดทำโครง6 

รางงานวิจัยเพื่อประเมินความคุมคาของ imiglucerase ในการรักษาผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 1 และ 3 เพื่อนำ7 

ผลวิจัยไปประกอบการตัดสินใจเกี่ยวกับนโยบายสิทธิประโยชนดานยาในการเพิ่มขอบงใช imiglucerase ใน8 

การรักษาผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 3 (ยกเวน 3a) โดยงานวิจัยน้ีไดรับทุนสนับสนุนจากสำนักงานคณะกรรมการ9 

อาหารและยา กระทรวงสาธารณสุข 10 

วัตถุประสงคของการจัดประชุมผูมีสวนไดสวนเสียในครั้งน้ี คือ 1) เพื่อใหเกิดการมีสวนรวมของผูมี11 

สวนเกี่ยวของทุกภาคสวนในกระบวนการประเมินเทคโนโลยีดานสุขภาพ และ 2) เพื่อรับฟงขอเสนอแนะตอ12 

ขอบเขตงานวิจัยและโครงรางงานวิจัยเพ่ือประเมินความคุมคาของ imiglucerase ในการรักษาผูปวยโรคโกเชร13 

ชนิดที่ 1 และ 3 ดังที่ภญ.วรัญญา รัตนวิภาพงษ นำเสนอตอที่ประชุม ซึ่งมีรายละเอียดดังเอกสารประกอบการ14 

ประชุม (เอกสารแนบ) หลังจากนั้น ผูเขารวมประชุมรวมอภิปรายและใหขอเสนอแนะตอขอบเขตงานวิจัยและ15 

โครงรางงานวิจัย โดยมีประเด็นและขอสรุปดังตอไปน้ี  16 

คำถามงานวิจัย 17 

คำถาม ง านว ิ จ ั ย  คื อ  ก า ร ให   enzyme replacement therapy (ERT)  ไ ด  แ ก   imiglucerase และ 18 

velaglucerase ในการรักษาผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 1 และ 3 มีความคุมคาหรือไมและมีภาระงบประมาณ19 

เทาไร ซึ่งที่ประชุมเห็นดวยวาควรเปรียบเทียบยาที่ขึ้นทะเบียนในไทยแลวสำหรับรักษาผูปวยโรคโกเชรทั้งสอง20 

รายการ เน่ืองจากมีงานวิจัยแสดงประสิทธิผลของ velaglucerase ในการรักษาโรคโกเชรในผูปวยชนิดที่ 1 ทั้ง21 

ผู ป วยรายใหมและผู ป วยที ่ เคยได ร ับ imiglucerase มากอน อยางไรก ็ตาม ย ังไม พบงานวิจ ัยของ 22 

velaglucerase ในผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 3 อีกทั้ง ในทางปฏิบัติมีแคแพทยบางทานที่มีประสบการณการใช 23 

velaglucerase ในการรักษาผูปวย เนื่องจากเปนยาใหมเพิ่งขึ้นทะเบียนในไทย ทางที่ประชุมจึงขอใหผูแทน24 

ของบริษัท Takeda สงขอมูลงานวิจัยดานประสิทธิผลของ velaglucerase ในผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 3 ที่ยัง25 

ไมไดตีพิมพมาใหนักวิจัยเพ่ิมเติมภายหลัง 26 

 สำหรับกลุมประชากรที่จะศึกษา ที่ประชุมเห็นดวยที่จะทำวิจัยใน 2 กลุม คือ ผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 1 27 

และ 3 ที่ไมมีผลกระทบทางระบบประสาทที่รุนแรง (หรือชนิด 3b) โดยไมรวมการรักษาผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 28 
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2 และ 3a เพราะผูปวยมีอาการทางระบบประสาทที่รุนแรงซึ่งการรักษาดวยยาที่มีในปจจุบันจะไมมีประโยชน1 

ในผูปวยกลุมน้ี ประกอบกับผูปวยในไทยที่พบเปนผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 1 และ 3b มีจำนวนมากที่สุด 2 

ขอบเขตและระเบียบวิธีวิจัย 3 

รูปแบบการวิจัยจะเปนการประเมินความคุมคาดวยการวิเคราะหตนทุนอรรถประโยชนในมุมมองทางสังคม 4 

โดยใชแบบจำลองทางเศรษฐศาสตรมาเปรียบเทียบนโยบายของการขยายสิทธิการรักษาผูปวยโรคโกเชรทั้งสอง5 

ชนิด (ไมใชเปรียบเทียบความคุมคาของยาในการรักษาผูปวยโรคโกเชรในแตละชนิด) ไดแก นโยบายปจจุบันที่6 

ผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 1 เทานั้นที่ไดรับการรักษาดวย imiglucerase ที่อยูในบัญชียาหลักแหงชาติ และ7 

นโยบายใหมที่ขยายสิทธิการรักษาสำหรับผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 1 และ 3 ซึ่งการเปรียบเทียบระดับนโยบายจะ8 

ชวยสะทอนประเด็นเรื ่องความไมแนนอนในการวินิจฉัยแยกชนิดของผูปวยที่อาจเกิดขึ้นในทางปฏิบัติได 9 

กลาวคือ แพทยผูเช่ียวชาญเฉพาะทางใหความเห็นเกี่ยวกับการวินิจฉัยในขั้นตนวาผูปวยเปนโรคโกเชรชนิดที่ 1 10 

หรือ 3 เปนเรื่องยากเพราะอาการทางระบบประสาทอาจไมไดเกิดขึ้น ณ ตอนที่วินิจฉัยผูปวย การวินิจฉัยดวย11 

การตรวจยีนอาจทำนายได แตไม 100% ทำใหบางครั้งแพทยอาจตองตัดสินใจรักษาผูปวยโรคโกเชรทั้งที่อาจ12 

เปนผูปวยชนิดที่ 3 ก็ได หลังจากติดตามอาการผูปวยไปไดระยะหนึ่งและพบมีอาการที่เขาไดกับโรคโกเชรชนิด13 

ที่ 3 สงผลใหเกิดปญหาตามมาในเรื่องความยากลำบากในการตัดสินใจหยุดยาหากไดรับการยืนยันในภายหลัง14 

วาไมใชผูปวยโรคโกเชรชนิดที่ 1 นอกจากนี้ ที่ประชุมไดอภิปรายวายังไมพบกรณีที่วินิจฉัยในขั้นตนเปนโรคโก15 

เชรชนิดที่ 3 แลวกลายมาเปนโรคโกเชรชนิดที่ 1 ภายหลัง จึงอาจไมตองคำนึงถึงกรณีนี้ในการประเมินความ16 

คุมคาในแบบจำลอง 17 

 สำหรับแบบจำลอง Markov ที่แสดงการดำเนินไปของโรคโกเชรจะแบงเปน Markov ของผูปวยที่18 

ไมได ERT และผูปวยที่ได ERT ซึ่งแบบจำลองของผูปวยที่ได ERT จะแยกอีกวา ผูปวยไดรับ imiglucerase 19 

หรือ velaglucerase ทั้งนี้ แพทยผูเชี่ยวชาญเฉพาะทางใหขอมูลวา ผูปวยทุกคนที่มาเริ่มการรักษาจะเปน20 

ผูปวยที่แสดงอาการ (symptomatic) เชน อาการทางระบบเลือด ตับโต มามโต เปนตน โดยหลังการรักษา21 

สามารถเปลี ่ยนเปนไมแสดงอาการ (asymptomatic) ได ดังนั ้น ขอใหนักวิจัยเปลี ่ยนสถานะเริ ่มตนใน22 

แบบจำลอง Markov เปน symptomatic  23 

นอกจากนี้ มีขอเสนอใหนักวิจัยพิจารณาการวิเคราะหความคุมคาในกรณีที่มีนโยบาย universal 24 

newborn screening ของโรคพันธุกรรมแอลเอสดี ซึ ่งผู ปวยอาจเริ ่มตนดวยสถานะ asymptomatic ใน25 

แบบจำลอง Markov ไวดวย โดยอาจศึกษาขอมูลจากงานวิจัยใกลเคียงในตางประเทศ เชน ไตหวันและ26 

เวียดนาม ดานผูแทนของสำนักงานหลักประกันสุขภาพแหงชาติ (สปสช.) แจงที ่ประชุมเรื ่องการจัดต้ัง 27 

คณะทำงานพัฒนาระบบการดูแลรักษาโรคหายากที่รวมคณะทำงานผูเชี่ยวชาญแหงชาติดานการคัดเลือกยา 28 
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สาขาโรคหายาก ภายใตคณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแหงชาติ และคณะทำงานโรคหายากของสปสช. 1 

เข าด วยกัน ซ ึ ่งเช ื ่อว าผลวิจ ัยที่ม ีขอบเขตรวม universal newborn screening จะเปนประโยชนตอ2 

คณะทำงานพัฒนาระบบการดูแลรักษาโรคหายากในการกำหนดนโยบายในอนาคตตอไป อยางไรก็ตาม แพทย3 

ผูเช่ียวชาญเฉพาะทางใหความเห็นตอประเด็นน้ีวา การพิจารณารวม universal newborn screening จะเปน4 

ประโยชนมาก แตอาจมีขอจำกัดดานขอมูลที่ประเทศไทยไมมีขอมูลเรื่องความแตกตางในแนวทางการรักษา5 

และผลลัพธทางคลินิกของผูปวย asymptomatic เปรียบเทียบกับ symptomatic 6 

ที่ประชุมเห็นดวยเรื่อง การรวมการปลูกถายเซลลตนกำเนิดเม็ดโลหิต (Hematopoietic stem cell 7 

transplantation, HSCT) ในแบบจำลอง Markov และแนะนำใหอางอิงขอมูลของผูปวยไทยจากงานวิจัยของ8 

โรงพยาบาลรามาธิบดีและโรงพยาบาลสงขลานครินทร นอกจากนี้ ทางผูแทนของกลุมผูปวยจากมูลนิธิโรค9 

พันธุกรรมแอลเอสดีใหขอมูลเพ่ิมเติมในประเด็นน้ีวา ถึงแมการปลูกถายเซลลตนกำเนิดเม็ดโลหิตจะบรรจุอยูใน10 

ชุดสิทธิประโยชนภายใตระบบหลักประกันสุขภาพแหงชาติตั้งแตพ.ศ. 2557 แตในทางปฏิบัติการตรวจความ11 

เขากันของเนื ้อเยื ่อ (HLA matching) หรือการปลูกถายเซลลตนกำเนิดแบบ haploidentical donor (ผู12 

บริจาคมี HLA ที่เขากันไดกับผูรับเพียงครึ่งเดียว) ยังไมรวมในสิทธิประโยชน ทำใหลดโอกาสที่ผูปวยจะไปสู13 

กระบวนการปลูกถายตอไป ซึ่งหากดูขอมูลจำนวนผูปวยจะเห็นวา ประเทศไทยมีผูปวยรายใหมเฉลี่ยเพิ่มขึ้น14 

เพียงปละ 1-2 คน แตผูปวยสวนใหญไมไดรับการรักษาดวยการปลูกถายเซลลตนกำเนิดเม็ดโลหิต จึงทำให15 

ผูปวยยังอยูในระบบที่ตองรักษาดวยยา ERT ตอไปเรื่อย ๆ และสงผลกระทบตอภาระงบประมาณที่สูง 16 

ที่ประชุมอภิปรายสรุปวาเนื่องจากเวลาและงบประมาณที่จำกัดหากตองเพิ่มประเด็นในการประเมิน17 

ความคุมคาจะพิจารณาใหความสำคัญกับการวิเคราะหความคุมคาหรือผลกระทบงบประมาณของการเพิ่มการ18 

ตรวจความเขากันของเนื้อเยื ่อ (HLA matching) หรือการปลูกถายเซลลตนกำเนิดแบบ haploidentical 19 

donor ในสิทธิประโยชน มากกวานโยบาย universal newborn screening ของโรคพันธุกรรมแอลเอสดี 20 

ตัวแปรที่ใชในแบบจำลองทางเศรษฐศาสตร 21 

แพทยผู เชี ่ยวชาญเฉพาะทางมีความเห็นวา หากเปนไปไดอยากใหนักวิจัยใชขอมูลในบริบทประเทศไทย22 

มากกวาอางอิงงานวิจัยของตางประเทศ อยางไรก็ตาม นักวิจัยชี้แจงที่ประชุมวา การเก็บขอมูลใหมจะสามารถ23 

ทำไดหากมีผูปวยจริงตามสถานะทางสุขภาพตาง ๆ ที่แสดงในแบบจำลอง Markov ทั้งนี้ แพทยผูเชี่ยวชาญ24 

เฉพาะทางไดใหขอมูลจำนวนผูปวยในแตละโรงพยาบาล ดังน้ี25 
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โรงพยาบาล ชนิดของโกเชร  

(จำนวนผูปวยที่ยังมีชีวิตอยู) 

สถานะปจจุบันของผูปวยหลัง

ไดรับ ERT (จำนวนผูปวย) 

โรงพยาบาลศรีนครินทร 

ขอนแกน 

ชนิดที่ 1 = 5 (4 รายมีการกลายพันธุชนิด 

homozygous L444P ซึ่งการดำเนินโรคอาจ

เปลี่ยนไปเปนชนิดที่ 3 แต ณ ปจจุบันยังไมมี

อาการทางระบบประสาท) 

ชนิดที่ 3 = 1 

Asymptomatic = 5  

Symptomatic = 1 

โรงพยาบาลรามาธิบดี ชนิดที่ 1 = 3 

ชนิดที่ 3 = 7 แตไมมีอาการทางระบบ

ประสาท 

Asymptomatic = 10  

(5 คนไดรักษาดวย HSCT) 

โรงพยาบาลจุฬาลงกรณ ชนิดที่ 1 = 1 

ชนิดที่ 3 = 1 

 Asymptomatic = 2 

(1 คนไดรักษาดวย HSCT) 

เน่ืองจากตนทุนคายาของ imiglucerase มีการปรับราคาหลังจากบรรจุในบัญชียาหลักแหงชาติ อีกทั้ง 1 

ยังไมมีขอมูลราคาขายของ velaglucerase ในประเทศไทย ทางนักวิจัยจึงขอความรวมมือกับผูแทนของบริษัท 2 

Sanofi และ Takeda ในการเสนอราคายาเพื่อใชในการวิเคราะหความคุมคาและผลกระทบดานงบประมาณ3 

เพื ่อพิจารณาบรรจุในบัญชียาหลักแหงชาติ ซึ่งผู แทนทั้ง 2 บริษัทมีความยินดีในการใหขอมูล แตขอให4 

ดำเนินการผานคณะทำงานดานเศรษฐศาสตรสาธารณสุขหรือคณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแหงชาติ 5 

ประเด็นอ่ืน ๆ 6 

ผู แทนของ สปสช. ใหข อมูลเร ื ่อง การบริหารจัดการยา imiglucerase ของสปสช. ว าการจัดหายา 7 

imiglucerase อยูภายใตโครงการพิเศษของสปสช. ที่ทำรวมกับองคการเภสัชกรรม ดังนั้น การจัดซื้อยาจะ8 

คำนวณตามจำนวนยาที่ตองการใชในแตละป ซึ่งมีแนวโนมการใชยาเพิ่มขึ้นทุกป โดยทางสปสช. ยินดีใหขอมูล9 

เพิ่มเติมกับนักวิจัยเรื่อง ขอมูลการเบิกใชยา imiglucerase ทั้งจำนวนคนไขที่ใชยาและจำนวนยาที่จัดหาในแต10 

ละปหลังจากที่ imiglucerase บรรจุอยูในบัญชียาหลักแหงชาติ ซึ่งปจจุบันมีผูปวย 17 คนในฐานขอมูลการ11 

เบิกใชยา imiglucerase ของสปสช. นอกจากน้ี ผูแทนจากมูลนิธิโรคพันธุกรรมแอลเอสดีใหขอมูลเพ่ิมเติมเรื่อง12 

จำนวนผูปวยในปจจุบันวามีทั้งหมดประมาณ 20 คน แตอาจอยูภายใตสิทธิการรักษาอื่น เชน ประกันสังคม 13 

สวัสดิการรักษาพยาบาลขาราชการ เปนตน  14 

สำหรับนโยบายรวมจาย (cost-sharing model) กับบริษัทยา ซึ ่ง ณ ตอนทำสัญญาเปนบริษัท 15 

Genzyme แตปจจุบันยา imiglucerase จำหนายโดยบริษัท Sanofi โดยผูแทนของบริษัท Sanofi ใหขอมูลวา 16 
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นโยบายรวมจายอยูในรูปแบบของ costs capping คือ กำหนดจำนวนผูปวยรายใหม 5 คนตอป หากมีผูปวย1 

รายใหมเกินกวา 5 คนตอป ทางบริษัทยาจะเปนผูออกคาใชจายดานยา แตที่ผานมาจำนวนผูปวยยังไมเกิน  2 

ในทางปฏิบัติมีขอจำกัดเรื่อง รหัสกลุมโรค ICD-10 ที่ไมมีรหัสแยกระหวางโรคโกเชรชนิดที่ 1 และ 3 3 

ดังน้ัน ทางสปสช. อาจนำประเด็นน้ีไปหารือภายในสปสช. ถึงแนวทางการเบิกจายตาม DRG ในอนาคต 4 

นอกจากนี้ ทาง HITAP ไดเรียนเชิญแพทยผูเชี่ยวชาญเฉพาะทางมาเปนนักวิจัยรวมในโครงการวิจัยน้ี 5 

เพื่อความรวมมือในการขอขอมูลผูปวยหรือเก็บขอมูลผูปวยใหมมาวิเคราะหในงานวิจัย เปนที่ปรึกษาในการให6 

ขอเสนอแนะตอการวิเคราะหขอมูล และมีสวนรวมในการตีพิมพผลงานวิจัยในวารสารวิชาการตางประเทศ ซึ่ง7 

แพทยผูเชี่ยวชาญเฉพาะทางจากโรงพยาบาลจุฬาลงกรณ รามาธิบดี และศรีนครินทร ขอนแกน ยินดีเปน8 

นักวิจัยรวมในโครงการวิจัยน้ี สำหรับแพทยผูเช่ียวชาญเฉพาะทางจากโรงพยาบาลศิริราชและพระมงกุฎเกลาที่9 

มีการรักษาผูปวยโรคโกเชรอยูในปจจุบัน แตไมไดเขารวมในการประชุมครั้งนี้ ทางนักวิจัยจะติดตอไปเชิญทาน10 

ที่เหลือในภายหลัง 11 

ทายนี้ นักวิจัยแจงที่ประชุมวา จะจัดสงรายงานการประชุมทางอีเมลภายใน 2 สัปดาห และขอให12 

ผูเชี ่ยวชาญทุกทานตอบกลับเพื่อรับรองรายงานการประชุมหรือแจงขอแกไข/เสนอแนะเพิ่มเติม จากน้ัน 13 

รายงานการประชุมจะถูกเผยแพรในเว็บไซต HITAP ตอไป นอกจากนี้ ในขั้นตอนตอไปของการดำเนินงานวิจัย 14 

ทางนักวิจัยจะพัฒนาโครงรางงานวิจัยและนำเสนอโครงรางงานวิจัยแกคณะทำงานดานเศรษฐศาสตร15 

สาธารณสุข ภายใตคณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแหงชาติ เพ่ือพิจารณาอนุมัติโครงรางงานวิจัยน้ีตอไป 16 

ปดประชุมเวลา 11.30 น. 17 


