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ป�จจุบันการรักษาโรคโกเช�ร�ซึ่งเป�นโรคทางพันธุกรรมหายากอยู�ในชุดสิทธิประโยชน�เฉพาะผู�ป�วยชนิดที่ 1 
ขณะที่ผู�ป�วยในประเทศไทยส�วนใหญ�เป�นผู�ป�วยชนิดที่ 3b ที่มีอาการรุนแรงมากกว�า เพราะผู�ป�วยมีอาการ
ทางสมองร�วมด�วย การรักษาในป�จจุบนัยังไม�ครอบคลมุผู�ป�วยกลุ�มนี ้จึงเป�นทีม่าของการศึกษาเพือ่ขยายสทิธิ
ในการรักษาด�วยเอนไซม�ทดแทนสําหรับผู�ป�วยชนิดที่ 3b 

หากบริษัทยาลดราคาลงจากป�จจุบันประมาณ 50-60% จะทําให�การขยายสิทธิประโยชน�ด�านยารักษาผู�ป�วย
ชนิดที่ 1 และ 3b มีความคุ�มค�าสําหรับประเทศไทย

การเพิม่อตัราการปลกูถ�ายไขกระดกูหลงัการรักษาด�วยเอนไซม� นอกจากจะทําให�นโยบายการรักษาโรคโกเช�ร�
มีความคุ�มค�า ยังช�วยลดผลกระทบงบประมาณของประเทศได�มาก

การประเมินความคุ้มค่าของการขยายสิทธิการรักษา
ผู้ป�วยโรคโกเช่ร์ด้วยเอนไซม์ทดแทน

“อุบัติการณ์โรคโกเช่ร์
ในเด็กไทยประมาณ 
1 :156,000 คน”

แม้ป�จจุบันจะมียา
ในบัญชียาหลักแห่งชาติ

สําหรับผู้ป�วยชนิดที� 1 แล้ว
แต่ผู้ป�วยชนิดที� 3b

ที�พบมากในประเทศไทย กลบั
ยังไม่สามารถ
เข้าถึงยานี�ได้

โรคโกเช่ร์
โรคโกเช่ร์เป�นโรคทางพันธุกรรมหายาก 

เกิดจากการขาดเอนไซม์กลูโคซีรีโบรซิเดส  ทําให้เกิด
การสะสมของสารประเภทไขมนัในเซลล ์ส่งผลใหเ้ซลล์
มีขนาดใหญ่หรือมีรูปร่างผิดปกติในอวัยวะหลายระบบ 
เช่น ตับโต  ม้ามโต  มีความผิดปกติทางระบบเลือดและ
กระดูก เป�นต้น

ทําได้ 2 แนวทาง ดังนี�การรักษา

รักษาโดยการใช้เอนไซม์ทดแทน 
ยาที�ได้รับการขึ�นทะเบียนในไทยมี 2 รายการ 
ได้แก่ imiglucerase และ velaglucerase 
ซึ�งผู้ป�วยต้องรับยาทุก ๆ 2 สัปดาห์ 
ไปตลอดชีวิต

1

การปลูกถ่ายไขกระดูก HSCT (Hema-
topoietic Stem Cell Transplantation) 
ทําให้ร่างกายสามารถสร้างเอนไซม์ได้เอง 
หายขาดจากโรค แต่ต้องทําตอนผู้ป�วยอายุไม่มาก

2

“แม้เป�นโรคหายาก แต่สามารถรักษาได้”
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หมายเหตุ: ตัวเลขเป�นการป�ดเศษให�เป�นจํานวนเต็มที่ใกล�เคียงที่สุด
QALY, quality-adjusted life-year; ICER, incremental cost-effectiveness ratio

ต้นทุนตลอดชีพ
(บาท)

ป�สุขภาวะ
หรือ QALY (ป�)

ผลต่างของ
ป�สุขภาวะ (ป�)

ICER ต่อ
1 ป�สุขภาวะ

ผลต่างของ
ต้นทุน (บาท)

ป�ชีวิต (ป�)

นโยบายป�จจุบัน

นโยบายใหม่

Imiglucerase Velaglucerase

66,430,000 132,971,000 158,430,000

12.11 22.33

18.98

66,541,000 92,000,000

9.83

6,769,000 9,359,000

9.15

การรักษาผู�ป�วยโรคโกเช�ร�ทั้งชนิดที่ 1 และ 3b ด�วย imiglucerase หรือ velaglucerase ยังไม�มี

ความคุ�มค�าในบริบทของประเทศไทย ณ ราคายาป�จจุบัน ดังตารางแสดงผลการศึกษาข�างล�างนี้

ความคุ้มค่าของการขยายสิทธิประโยชน์การรักษาผู้ป�วยโรคโกเช่ร์

ผลการศึกษาจากงานวิจัย

แต�หากบริษัทยาสามารถลดราคายา

ให�เหลือประมาณ 20,000 บาท ต�อ 

1 vial (400 U) จะทําให�นโยบายขยาย

สทิธิประโยชน�การรักษาผู�ป�วยโรคโกเช�ร�

ทั้งชนิดที่ 1 และ 3b ด�วย imiglucerase 

หรือ velaglucerase มีความคุ�มค�า

เม่ือเทียบกับเกณฑ�ความคุ�มค�าของ

ประเทศไทยทีก่ําหนดไว�ที ่160,000 บาท

ต�อป�สุขภาวะ



การขยายสิทธิประโยชน�การรักษาผู�ป�วยโรคโกเช�ร�ทั้งชนิดที่ 1 และ 3b มีภาระงบประมาณที่ต�องลงทุนเพิ่ม

ประมาณ 81 ล�านบาท ถึง 138 ล�านบาท เปรียบเทียบกับนโยบายป�จจุบัน

ภาระงบประมาณของกองทุนประกันสุขภาพ

ตารางแสดงภาระงบประมาณของนโยบายการรักษาโรคโกเช่ร์
ณ สถานการณ์การปลูกถ่ายไขกระดูกที�อัตราต่าง ๆ

ผลกระทบด้านงบประมาณ
(ล้านบาท) นโยบายป�จจุบัน

นโยบายใหม่

Imiglucerase Velaglucerase
สถานการณ์ป�จจุบันของการปลูกถ่ายไขกระดูก

สถานการณ์ที� 50% ของผู้ป�วยที�อาการดีขึ�นหลังการรักษาด้วยเอนไซม์ ได้ปลูกถ่ายไขกระดูก

สถานการณ์ที�ผู้ป�วยทั�งหมดที�อาการดีขึ�นหลังการรักษาด้วยเอนไซม์ ได้ปลูกถ่ายไขกระดูก

ผลกระทบด้านงบประมาณรวม 5 ป�

งบประมาณที�ต้องลงทุนเพิ�ม

208 289 346
81 138

ผลกระทบด้านงบประมาณรวม 5 ป�

งบประมาณที�ต้องลงทุนเพิ�ม

208 286 342
78 134

ผลกระทบด้านงบประมาณรวม 5 ป�

งบประมาณที�ต้องลงทุนเพิ�ม

208 215 254
7 46

การปลูกถ่ายไขกระดูก เพิ�มความคุ้มค่าของนโยบายใหม่

ดังนั�น กลุ่มผู้ที�มีส่วนได้ส่วนเสีย
เสนอให้มีการจัดตั�งคณะกรรมการ

ภายใต้คณะทํางานพัฒนาระบบ
การดูแลรักษาโรคหายาก

เพื�อพัฒนาและจัดบริการแบบ
องค์รวม รวมถึงจัดทําข้อเสนอ
เพื�อให้ผู้ป�วยโรคโกเช่ร์เข้าถึง

การปลูกถ่ายไขกระดูกให้มากขึ�น

การเพิ่มอัตราการปลูกถ�ายไขกระดูกมีผลต�อความคุ�มค�า

ของการรักษาผู�ป�วยโรคโกเช�ร�ทั้งชนิดที่ 1 และ 3b โดยหาก

เพิม่อตัราการปลกูถ�ายไขกระดกูของผู�ป�วยหลงัได�รับเอนไซม� 

จากร�อยละ 17 เป�นร�อยละ 92 นอกจากจะทําให�นโยบายนี้

มีความคุ�มทุน คือใช�เงินงบประมาณน�อยกว�าสถานการณ�

ป�จจุบันและได�ผลลัพธ�ทางสุขภาพมากข้ึน ยังสามารถลด

ผลกระทบด�านงบประมาณรวม 5 ป�อีกด�วย
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เกี�ยวกับการศึกษา

การศึกษานี้เป�นการวิเคราะห�ต�นทุนอรรถประโยชน� (cost-utility analysis) และผลกระทบด�านงบประมาณโดยใช�

แบบจําลองทางเศรษฐศาสตร� Decision Tree และ Markov เพื่อตอบคําถามเชิงนโยบายว�า การขยายสิทธิประโยชน�

ด�านยารักษาผู�ป�วยโรคโกเช�ร�ทั้งชนิดที่ 1 และ 3b (นโยบายใหม�) มีความคุ�มค�าหรือไม� การรักษาด�วย imiglucerase หรือ 

velaglucerase มีความคุ�มค�าต�างกันหรือไม� และมีภาระงบประมาณเท�าไร เมื่อเปรียบเทียบกับนโยบายป�จจุบันที่ผู�ป�วย

โรคโกเช�ร�ชนิดที่ 1 เท�านั้นที่ได�รับการรักษาด�วย imiglucerase ที่อยู�ในบัญชียาหลักแห�งชาติ โดยระเบียบวิธีวิจัยดําเนินงาน

ตามแนวทางการประเมินเทคโนโลยีด�านสุขภาพของประเทศไทย สําหรับตัวแปรที่ใช�ในแบบจําลองมาจากการเก็บข�อมูล

การรักษาผู�ป�วยโรคโกเช�ร�ในประเทศไทย การทบทวนวรรณกรรมทั้งในและต�างประเทศ และการสัมภาษณ�ผู�ป�วยโรคโกเช�ร�
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