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กิตติกรรมประกาศ 

คณะผู้วิจัยในโครงการประเมินเทคโนโลยีและนโยบายด้านสุขภาพ (Health Intervention and Technology 

Assessment Program, HITAP) ขอขอบพระคุณสำนักงานคณะกรรมการอาหารและยาและสำนักงาน

คณะกรรมการส่งเสริมวิทยาศาสตร ์วิจัยและนวัตกรรมผู้ให้ทุนสนับสนุนงานวิจัยนี้ เพื่อจัดทำข้อมูลด้านเภสัช

เศรษฐศาสตร์ประกอบการตัดสินใจเกี่ยวกับนโยบายสิทธิประโยชน์ด้านยาในบัญชียาหลักแห่งชาติ อย่างไรก็

ตาม ความเห็นและข้อเสนอแนะที่ปรากฏในเอกสารนี้เป�นของคณะผู้วิจัย มิใช่ความเห็นของผู้ให้ทุนสนับสนุน

งานวิจัย 

การดำเนินงานนี้ยังได้รับความอนุเคราะห์ข้อมูลผู้ป่วยจากโรงพยาบาลรามาธิบดี โรงพยาบาลศรี

นครินทร์ คณะแพทยศาสตร์ มหาวิทยาลัยขอนแก่น โรงพยาบาลศิริราช โรงพยาบาลมหาราชนครเชียงใหม่ 

โรงพยาบาลจุฬาลงกรณ์ สภากาชาดไทย และโรงพยาบาลพระมงกุฎเกล้า นอกจากนี ้ คณะผู ้ว ิจัย

ขอขอบพระคุณรศ. นพ.อดิศักดิ์ ตันติวรวิทย์ คณะแพทยศาสตร์ มหาวิทยาลัยเชียงใหม่ ที่ให้ความอนุเคราะห์

ข้อมูลผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ อีกท้ัง เจ้าหน้าท่ีของงานสารสนเทศเพ่ือการวิเคราะห์ข้อมูลทางสุขภาพ ฝ่ายสารสนเทศ 

คณะแพทยศาสตร์โรงพยาบาลรามาธิบดี และหน่วยคลังข้อมูลสารสนเทศ งานบริการสารสนเทศและฝ�กอบรม 

คณะแพทยศาสตร์ศิร ิราชพยาบาล ที ่ให้ความช่วยเหลือในการดึงข้อมูลของผู ้ป่วยจากฐานข้อมูลของ

โรงพยาบาล 

คณะผู้วิจัยขอขอบพระคุณคณะทำงานด้านเศรษฐศาสตร์สาธารณสุขภายใต้คณะอนุกรรมการพัฒนา

บัญชียาหลักแห่งชาติ ที่ช่วยตรวจสอบความถูกต้องของการวิเคราะห์ผลการศึกษา ตลอดจนให้ข้อเสนอแนะท่ี

สำคัญในการแก้ไข ปรับปรุง รายงานผลการศึกษาฉบับนี้ ทำให้การดำเนินการวิจัยในครั้งนี้สำเร็จลุล่วงไปได้

ด้วยดี 

สุดท้ายนี้ คณะผู้วิจัยขอขอบคุณผูท้รงคุณวุฒิและผู้แทนจากหน่วยงานภาคส่วนต่างๆ ได้แก่ ผู้แทนจาก

คณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแห่งชาติ คณะทำงานพัฒนาระบบการดูแลรักษาโรคหายาก คณะทำงาน

ด้านเศรษฐศาสตร์สาธารณสุข ราชวิทยาลัยกุมารแพทย์แห่งประเทศไทย มูลนิธิโรคพันธุกรรมแอลเอสดี 

สำนักงานหลักประกันสุขภาพแห่งชาติ กรมบัญชีกลาง สำนักงานประกันสังคม แพทย์ผู ้เชี ่ยวชาญจาก

โรงพยาบาลรามาธิบดี โรงพยาบาลศรีนครินทร์ คณะแพทยศาสตร์ มหาวิทยาลัยขอนแก่น โรงพยาบาลศิริราช 

โรงพยาบาลมหาราชนครเชียงใหม่ โรงพยาบาลจุฬาลงกรณ์ สภากาชาดไทย โรงพยาบาลพระมงกุฎเกล้า และ

สถาบันสุขภาพเด็กแห่งชาติมหาราชินี รวมทั้งผู้แทนจากภาคเอกชนได้แก่ สมาคมผู้วิจัยและผลิตเภสัชภัณฑ์ 

บริษัท Takeda และบริษัท Sanofi ในการเข้าร่วมการประชุมผู้เชี่ยวชาญเพื่อพัฒนาโครงร่างการวิจัยและการ

ประชุมผู้เชี่ยวชาญเพื่อให้ข้อเสนอแนะต่อรายงานผลการศึกษาเบื้องต้น และกรุณาให้ข้อมูล รวมถึงข้อคิดเห็น

อันเป�นประโยชน์ต่อการวิจัยในครั้งนี้ 

คณะผู้วิจัย



 
 

บทคัดย่อ 

โครงการประเมินเทคโนโลยีและนโยบายด้านสุขภาพได้รับมอบหมายจากคณะทำงานด้านเศรษฐศาสตร์

สาธารณสุข ภายใต้คณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแห่งชาติ พ.ศ. 2565-2567 ให้จัดทำการประเมิน

ความคุ้มค่าและผลกระทบด้านงบประมาณของ imiglucerase และ velaglucerase ในการรักษาผู้ป่วยโรคโก

เช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3b เพื่อประกอบการตัดสินใจเกี่ยวกับการขยายสิทธิประโยชน์ด้านยาในบัญชียาหลัก

แห่งชาติในอนาคต  

การศึกษานี้เป�นการวิเคราะห์ต้นทุนอรรถประโยชน์ (cost-utility analysis, CUA) โดยใช้แบบจำลอง

ทางเศรษฐศาสตร์ Decision Tree และ Markov เพื่อเปรียบเทียบต้นทุนและผลลัพธ์ของนโยบายป�จจุบันท่ี 

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 เท่านั้นที่ได้รับการรักษาด้วย imiglucerase ที่อยู่ในบัญชียาหลักแห่งชาติ จ(2) และ

นโยบายใหม่ที่เป�นการขยายสิทธิการรักษาสำหรับผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase หรือ 

velaglucerase นอกจากนี้ ยังคาดการณ์ภาระด้านการเงินของผู้รับผิดชอบด้านงบประมาณหรือกองทุน

ประกันสุขภาพ ภายในกรอบระยะเวลา 5 ป� ในกรณีหากมีการขยายสิทธิประโยชน์ด้านยาในการรักษาผู้ป่วย

โรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase โดยระเบียบวิธีวิจัยดำเนินงานตามแนว

ทางการประเมินเทคโนโลยีด้านสุขภาพของประเทศไทย สำหรับตัวแปรท่ีใช้ในแบบจำลองมาจากการเก็บข้อมูล

การรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ในประเทศไทย การทบทวนวรรณกรรมทั้งในและต่างประเทศ และการสัมภาษณ์

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์  

งานวิจัยนี ้พบว่า การขยายสิทธิประโยชน์การรักษาผู ้ป่วยโรคโกเช่ร ์ทั ้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย 

imiglucerase หรือ velaglucerase ไม่มีความคุ้มค่าในบริบทประเทศไทย ณ ราคายาป�จจุบัน และมีภาระ

งบประมาณที่ต้องลงทุนเพิ ่มประมาณ 81 ล้านบาท สำหรับ imiglucerase และ 137 ล้านบาท สำหรับ 

velaglucerase อย่างไรก็ตาม หากบริษัทยาสามารถลดราคายาให้เหลือประมาณ 20,000 บาท ต่อ 1 vial 

(400 U) หรือลดราคายาจากป�จจุบันลงประมาณ 60% จะทำให้นโยบายขยายสิทธิประโยชน์การรักษาผู้ป่วย

โรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase มีความคุ้มค่าเมื่อเทียบกับเกณฑ์

ความคุ้มค่าของประเทศไทยที่กำหนดไว้ท่ี 160,000 บาทต่อป�สุขภาวะ นอกจากนี้ การเพิ่มอัตราการปลูกถ่าย

เซลล์ต้นกำเนิดเม็ดโลหิต (haematopoietic stem cell transplantation, HSCT) หรือการปลูกถ่ายไข

กระดูกมีผลต่อความคุ้มค่าของการขยายสิทธิประโยชน์การรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ท้ังชนิดท่ี 1 และ 3b และอาจ

ทำให้การขยายสิทธิประโยชน์มีความคุ้มค่าได้หากผู้ป่วยท้ังหมดท่ีอาการดีข้ึนหลังการรักษาด้วย imiglucerase 

หรือ velaglucerase ได้ทำ HSCT ในท่ีสุด 
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1. บทนำและการทบทวนวรรณกรรม 

โรคโกเช่ร์ (Gaucher disease) เป�นโรคทางพันธุกรรมหายากท่ีเกิดจากการขาดเอนไซม์กลูโคซีรีโบรซิเดส 

(Glucocerebrosidase) ในไลโซโซม จึงเกิดการสะสมของสารประเภทไขมันอยู่ในเซลล์และทำให้เซลล์มีขนาด

ใหญ่ขึ้นหรือมีรูปร่างที่ผิดปกติ ส่งผลต่ออวัยวะหลายระบบและมีอาการแสดงทางคลินิก เช่น ตับโต ม้ามโต 

ความผิดปกติทางระบบเลือดและกระดูก เป�นต้น โรคโกเช่ร์แบ่งเป�น 3 ชนิด โดยโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 มีความรุนแรง

น้อยที่สุด โกเช่ร์ชนิดท่ี 2 และ 3 มีอาการแสดงของโรคคล้ายกับชนิดที่ 1 แต่มีอาการทางระบบประสาทร่วม

ด้วย โดยเฉพาะผู้ป่วยโกเช่ร์ชนิดท่ี 2 จะมีอาการทางระบบประสาทแบบเฉียบพลันและรุนแรงกว่าชนิดท่ี 3 

สำหรับโรคโกเช่ร์ที่ชนิดที่ 3 ยังแบ่งได้อีก 3 ประเภท ได้แก่ 3a, 3b และ 3c ตามลักษณะอาการและความ

รุนแรงทางระบบประสาท (1-2) 

โรคโกเช่ร์มีอุบัติการณ์การเกิด 1.5 คน [95% confidence interval (CI): 1.0-2.0] ต่อ 100,000 คน 

ของเด็กที่เกิดใหม่ทั่วโลก โดยพบสัดส่วนของโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 มากกว่าชนิดอื่น ๆ สำหรับอุบัติการณ์ของโรคโก

เช่ร์ในภูมิภาคเอเชียเท่ากับ 1.1 คน [95% CI: −0.1-2.3] ต่อ 100,000 คนของเด็กที่เกิดใหม่ (3) ข้อมูลของ

ประเทศไทยในช่วงพ.ศ. 2553–2561 รายงานจำนวนผู ้ป่วยโรคโกเช่ร ์จำนวน 27 คน ซึ ่งคาดการณ์ว่า

ครอบคลุม 80% ของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งประเทศ แบ่งเป�นผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3 มากที่สุดจำนวน 12 คน 

(44.5%) ชนิดที่ 2 จำนวน 11 คน (40.7%) และชนิดท่ี 1 จำนวน 4 คน (14.8%) (4) รายงานผลดังกล่าวมี

ความคล้ายคลึงกับประเทศอื ่น ๆ ในเอเชีย ที่พบว่าผู ้ป่วยส่วนใหญ่เป�นชนิดที ่ 3 แต่แตกต่างจากผู ้ป่วย

ชาวตะวันตกท่ีพบผู้ป่วย 95% เป�นชนิดที่ 1 อีกทั้ง ยังพบว่าผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 แสดงอาการตั้งแต่อายุ

น้อยและรุนแรงกว่า เม่ือเปรียบเทียบกับผู้ป่วยชาวตะวันตก (4-15) เม่ือรวบรวมข้อมูลผู้ป่วยไทยจากการศึกษา

ของทิมและคณะ (4) และการศึกษาอื่น ๆ ท่ีมีข้อมูลผู้ป่วยในช่วงพ.ศ. 2553 – 2561 (12, 14) รวมจำนวน

ผู้ป่วยโกเช่ร์ 33 คน ทิมและคณะ จึงคาดการณ์อุบัติการณ์ของโรคโกเช่ร์ในเด็กไทยเท่ากับ 1 คน ต่อ 156,818 

คน อัตราพาหะ 1 ใน 198 คน และจำนวนผู้ป่วยรายใหม่ 3.7 คน ต่อป� (4) นอกจากนี้ ข้อมูลในประเทศไทย

ล่าสุดรายงานจำนวนผู้ป่วยโรคโกเช่ร์จำนวน 24 คน (ข้อมูลระหว่างวันท่ี 28 ธันวาคม พ.ศ.2565 และ 5 

มกราคม พ.ศ.2566) แบ่งเป�นโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 จำนวน 12 คนและโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b จำนวน 12 คน (16) 

อย่างไรก็ตามข้อมูลล่าสุดดังกล่าวเป�นการสำรวจภาคตัดขวางทำให้ไม่มีความแม่นยำในการประมาณอุบัติการณ์

ของผู้ป่วยกลุ่มนี้ในประเทศไทย 

แนวทางการร ักษามาตรฐานสำหร ับผ ู ้ป ่วยโรคโกเช ่ร ์  ค ือ การให ้เอนไซม์ทดแทน (enzyme 

replacement therapy, ERT) เข้าไปทดแทนเอนไซม์ที่ขาดและทำให้สารไกลโคลิป�ด (สารประกอบเชิงซ้อน

ของน้ำตาลและไขมัน) ถูกกำจัดออกโดยกระบวนการทางธรรมชาติ การให้ ERT ตั้งแต่ระยะแรก ๆ จะช่วย

รักษาอาการต่าง ๆ ท่ีเกิดข้ึนให้กลับเป�นปกติได้ แต่ต้องให้ยาตลอดชีวิตของผู้ป่วย (1) ในป�จจุบันประเทศไทยมี 
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ERT ที่ได้รับการขึ้นทะเบียนเพื่อรักษาโรคโกเช่ร์ 2 รายการ ได้แก่ imiglucerase และ velaglucerase โดย 

imiglucerase ถูกบรรจุอยู่ในกลุ่มยาบัญชี จ(2) ในบัญชียาหลักแห่งชาติท่ีมีเง่ือนไขในการรักษาเด็กและผู้ใหญ่

ท่ีวินิจฉัยเป�นโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และตรวจไม่พบอาการรุนแรงทางระบบประสาท (17-18) สำหรับ velaglucerase 

เป�นยาใหม่ที่ได้รับการขึ้นทะเบียนในประเทศไทยสำหรับรักษาโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 เมื่อเดือนมกราคม พ.ศ. 

2565 (19) นอกจากนี้ การปลูกถ่ายเซลล์ต้นกำเนิดเม็ดโลหิต (Hematopoietic stem cell transplantation, 

HSCT) เป�นอีกหนึ่งในแนวทางการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ เพ่ือให้ร่างกายสร้างเอนไซม์ได้เองและหากผู้ป่วยได้รับ 

ERT ร่วมกับ HSCT ผู้ป่วยจะสามารถหายขาดจากโรคได้ (1, 12, 20) 

จากการศึกษาที่ทำการทบทวนวรรณกรรมอย่างเป�นระบบรวบรวมงานวิจัยของ imiglucerase และ 

velaglucerase ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่รจ์ำนวน 29 และ 14 เรื่อง ตามลำดับ โดย Leonart LP และคณะ 

(วันที่สืบค้นล่าสุด คือ 7 เมษายน 2564) ผลการวิเคราะห์เชิงอภิมานรายงานประสิทธิผลของ imiglucerase 

(ทำการศึกษาในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ ชนิดท่ี 1, 2 และ 3) และ velaglucerase (ทำการศึกษาในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ 

ชนิดท่ี 1 และมีเพียง 1 การศึกษาท่ีเป�นผู้ป่วยโรคโกเช่ร ์ชนิดท่ี 3 เคยได้รับ imiglucerase มาก่อน) ว่าสามารถ

เพิ่มระดับฮีโมโกลบินและปริมาณเกล็ดเลือดของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์รายใหม่ได้ อีกทั้ง ผู้ป่วยรายใหม่ที่ได้รับการ

รักษาด้วย imiglucerase มีขนาดของตับและม้ามลดลง เมื ่อเปรียบเทียบกับ baseline (21) นอกจากนี้ 

การศ ึ กษาแบบ randomized controlled trial ( RCT)  ของ  Turkia HB.  และคณะท ี ่ เ ปร ี ยบ เท ี ยบ 

imiglucerase และ velaglucerase ในผู้ป่วยโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 พบว่า ผู้ป่วยทั้งเด็กและผู้ใหญ่ที่ได้รับการรักษา

ด้วย imiglucerase และ velaglucerase มีระดับฮีโมโกลบินและปริมาณเกล็ดเลือดที่เพิ่มขึ้น และขนาดของ

ตับและม้ามลดลง โดยประสิทธิผลทางคลินิกของ velaglucerase ไม่ด้อยไปกว่า imiglucerase ในการรักษา

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 (22)  

นักวิจัยได้ทบทวนวรรณกรรมอย่างเป�นระบบ (รูปที่ 1) เพื่อรวบรวมงานวิจัยที่ตีพิมพ์หลังจากการ

ทบทวนวรรณกรรมของ Leonart LP และคณะ (21) โดยอ้างอิงคำสืบค้น (search terms) และเกณฑ์คัดเข้า

ของงานวิจัยเช่นเดียวกับ Leonart LP และคณะ (21) ยกเว้นเทคโนโลยีท่ีสนใจในงานวิจัยนี้ คือ imiglucerase 

และ velaglucerase เท่านั้น การสืบค้นกำหนดงานวิจัยที่ตีพิมพ์อยู่ในช่วง 8 เมษายน พ.ศ.2564 และ 21 

พฤษภาคม พ.ศ.2566 (อัพเดทการสืบค้นต่อจากงานวิจัยของ Leonart LP และคณะ (21)) จากผลการสืบค้น

ดังกล่าวพบงานวิจัยที่ศึกษาประสิทธิผลของ imiglucerase และ velaglucerase เพิ่มเติมจำนวน 6 เรื่อง ดัง

แสดงในตารางท่ี 1 
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รูปที่ 1 แสดงขั้นตอนการสืบค้นงานวิจัยที่ศึกษาประสิทธิผลของ imiglucerase และ velaglucerase จาก

ฐานข้อมูล Medline และ scopus 

Identification of new studies via databases and registers Previous studies 
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Leonart LP et al (21) 
  
Studies included in 
previous version of 
review  

- Imiglucerase (n = 29) 
- Velaglucerase  

(n = 14) 

Records removed before 
screening: 

Duplicate records removed 
- by automation tools (n = 

95) 
- by a human (n = 11) 
Records removed for other 
reasons, Leonart LP study 
(n = 1) 

Records excluded 
(n = 162) 

Reports not retrieved, no 
English full-text 
(n = 1) 

Reports excluded: 
Neither imiglucerase nor 
velaglucerase (n = 1) 
No outcome of interest (n = 
3) 
 

Records screened 
(n = 173) 

Reports sought for retrieval 
(n = 11) 

Reports assessed for eligibility 
(n = 10) 

Reports of new included studies 
(n = 6) 
 

Reports of total included studies 
(n = 49) 

Records identified from*: 
Medline (n = 123) 
Scopus (n = 157) 
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ตารางที่ 1 สรุปงานวิจัยที่ศึกษาประสิทธิผลของ imiglucerase และ velaglucerase โดยรวบรวมงานวิจัยที่ตีพิมพ์อยู่ในช่วง 8 เมษายน พ.ศ.2564 และ 21 พฤษภาคม 

พ.ศ.2566 (อัพเดทการสืบค้นต่อจากงานวิจัยของ Leonart LP และคณะ) 

งานวิจัย รูปแบบการวิจัย ประเทศ ยา ผลงานวิจัย 

Becker‐Cohen 

M et al (23) 

Single-arm trial Israel Velaglucerase ขนาดยา 15-60 

U/kg ทุก 2 สัปดาห์ โดยให้ยา

แบบ step-wise approach ของ

ระยะเวลาในการบริหารยา  

งานวิจัยนี้เป�นการขยายระยะเวลาการศึกษา (extended study) จากงานวิจัยของ 
Zimran A และคณะ (24) โดยมีระยะเวลาติดตามผลนาน 5 ป� จากผลการติดตาม

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 จำนวน 8 คน พบว่า ผู้ป่วยมีอาการคงท่ี (วัดผลในรูปของ

ระดับฮีโมโกลบินและเกล็ดเลือด ขนาดของตับและม้าม) และไม่มีอาการข้างเคียงจาก

การใช้ยา 

Cappellini MD 

et al (25) 

Cohort (International 

Collaborative Gaucher 

Group Gaucher Registry) 

Italy Imiglucerase ข ้อม ู ลจาก International Collaborative Gaucher Group Gaucher Registry 

รายงานผลผู้ป่วยโรคโกเช่รช์นิดท่ี 1 และ 3 ชาวอิตาลีท่ีได้รับ Imiglucerase เป�นครั้ง

แรกและรักษาต่อเนื่องอย่างน้อย 2 ป� จำนวน 73 คน ว่า ผู้ป่วยมีอาการปวดกระดูก

และความถ่ีของอาการปวดกระดูกแบบเฉียบพลันลดลงจาก baseline อย่างมี

นัยสำคัญทางสถิติ ไม่พบผู้ป่วยท่ีมีกระดูกหัก นอกจากน้ี ท่ีระยะเวลาติดตามอาการท่ี 

2 ป� พบผู้ป่วยที่มีภาวะ bone marrow infiltration (57.9% vs 73.7%, N = 19) 

และ bone infarction (25% vs 37.5%, N = 8) น้อยกว่าเมื่อเปรียบเทียบกับตอน 

baseline 

El-Beshlawy A 

at al (26) 

Cohort Egypt Imiglucerase ขนาดยา 30-120 

U/kg ทุก 2 สัปดาห ์

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3 จำนวน 148 คนที่ได้รับ imiglucerase นาน 20 ป� 

มีระดับฮีโมโกลบินและเกล็ดเลือดดีขึ้น ขนาดตับและม้ามลดลงอย่างมีนัยสำคัญทาง

สถิติ นอกจากนี้ 12% ของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 3 ไม่มีอาการทางระบบประสาท

ตลอดระยะเวลา 20 ป�ที่ได้รับ ERT มีผู้ป่วยเสียชีวิต 16% เมื่อนำมาคำนวณอัตรา

การรอดชีวิต (overall survival) ที่ระยะติดตามผล 5, 10, 15 และ 20 ป� เท่ากับ 

86.4%, 85.4%, 77.6% และ 73.3% ตามลำดับ 
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งานวิจัย รูปแบบการวิจัย ประเทศ ยา ผลงานวิจัย 

Gumus E et al 

(27) 

Cohort Turkey Imiglucerase ขนาดยา 60 

(ต่ำสุด 30 - สูงสุด 120) U/kg 

ทุก 2 สัปดาห์  

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3 จำนวน 38 คน ได้รับ imiglucerase และติดตามผล

ท่ีระยะเวลาเฉลี่ย 7 ป� พบว่า ผู้ป่วยมีอาการทางระบบโลหิตดีข้ึนอย่างมีนัยสำคัญทาง

สถิติเมื่อเปรียบเทียบกับ baseline ท้ังระดับฮีโมโกลบิลและเกล็ดเลือด และมีจำนวน

ผู้ป่วยท่ีเกิดภาวะเลือดจางลดลง ผู้ป่วยมีขนาดของตับและม้ามลดลงอย่างมีนัยสำคัญ

ทางสถิติเมื่อเปรียบเทียบกับ baseline นอกจากนี้ ยังพบผู้ป่วยที่มีความผิดปกติทาง

ระบบกระดูก เช่น Erlenmeyer flask deformity และกระดูคด เป�นต้น 

Ida H et al (28) Cohort Japan Velaglucerase งานวิจัยนี้ทำการศึกษาในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1, 2 และ 3 จำนวน 20 คน ผู้ป่วย

ได้ร ับ velaglucerase นานอย่างน้อย 3 เด ือน (ค่า median 49.5 เดือน) โดย

รายงานผลวิจัยพบว่า ผู้ป่วย 70% ได้ผลการรักษาตามเป้าหมายของการรักษา ได้แก่ 

ค่า hepatomegaly และ splenomegaly score เท่ากับศูนย์ มีระดับฮีโมโกลบิล

และจำนวนเกล็ดเลือดตามเป้าหมาย คะแนน bone pain อยู่ในระดับไม่รุนแรงหรือ

เท่ากับศูนย์ และไม่พบอาการปวดกระดูกแบบเฉียบพลัน 

Sagara R et al 

(29) 

Cohort (post-marketing 

surveillance) 

Japan Velaglucerase ขนาดยา 60 

U/kg ทุก 2 สัปดาห ์

ข้อมูลจาก post-marketing surveillance ที่ติดตามนาน 6 ป� รายงานผลของการ

ใช้ velaglucerase ในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1, 2 และ 3 จำนวน 29 คน ซึ่งรวมท้ัง

ผู ้ป่วยรายใหม่และผู ้ป่วยที ่เคยได้ร ับ imiglucerase มาก่อน (ค่า median ของ

ระยะเวลาที่ได้รับ velaglucerase นาน 3 ป�) พบว่า ค่าเกล็ดเลือดของผู้ป่วยดีข้ึน

และอยู่ในระดับคงท่ีตามเป้าหมายตลอดระยะเวลาการรักษา 
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การศึกษาเรื่องความคุ้มค่าของ imiglucerase สำหรับรักษาโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 พบว่า imiglucerase ไม่

คุ้มค่าในบริบทประเทศไทย แต่มีภาระด้านงบประมาณต่ำและมีนโยบายร่วมจ่าย (cost-sharing model) กับ

บริษัทยา Genzyme ในรูปแบบของ costs capping คือ กำหนดจำนวนผู้ปว่ยรายใหม่ 5 คนต่อป� หากมีผู้ป่วย

รายใหม่เกินกว่า 5 คนต่อป� ทางบริษัทยาจะเป�นผู้ออกค่าใช้จ่ายด้านยาทั้งหมด เป�นผลให้คณะอนุกรรมการ

พัฒนาบัญชียาหลักแห่งชาติตัดสินใจบรรจุ imiglucerase ในกลุ่มยาบัญชี จ(2) ของบัญชียาหลักแห่งชาติใน

พ.ศ. 2556 (17) ป�จจุบัน ยังไม่พบการศึกษาเรื่องความคุ้มค่าท้ังในและต่างประเทศของ imiglucerase สำหรับ

รักษาโกเช่ร์ชนิดท่ี 3 และความคุ้มค่าของ velaglucerase สำหรับรักษาโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3  

จากหลักฐานทางวิชาการที่สนับสนุนประสิทธิผลของ ERT ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3 และ

ข้อมูลระบาดวิทยาของประเทศไทยที่พบจำนวนผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนดิที่ 3 จำนวนมาก คณะทำงานผู้เชี่ยวชาญ

แห่งชาติด้านการคัดเลือกยา สาขาโรคหายากจึงพิจารณาเห็นชอบในหลักการเพิ่มข้อบ่งใชข้อง imiglucerase 

สำหรับรักษาโกเช่ร์ชนิดท่ี 3 ยกเว้น 3a และชนิดท่ี 2 เนื่องจากผู้ป่วยมีอาการทางระบบประสาทรุนแรงและยา 

ERT ไม่มีประสิทธิผลในผู ้ป่วยกลุ ่มดังกล่าว (16) อย่างไรก็ตาม การขยายสิทธิประโยชน์ด้านยามีความ

จำเป�นต้องพิจารณาประเด็นทางด้านเศรษฐศาสตร์ร่วมด้วย เพื่อส่งเสริมการใช้ยาอย่างสมเหตุผล และเพ่ือ

ความยั ่งย ืนของกองทุนประกันส ุขภาพ ดังน ั ้น คณะทำงานด้านเศรษฐศาสตร์สาธารณสุข ภายใต้

คณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแห่งชาติ พ.ศ. 2565-2567 ได้มอบหมายให้โครงการประเมินเทคโนโลยี

และนโยบายด ้ านส ุ ขภาพ  (Health Intervention and Technology Assessment Program, HITAP) 

ประเมินความคุ้มค่าและผลกระทบด้านงบประมาณของ imiglucerase และ velaglucerase สำหรับรักษาโรค

โกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3b เพ่ือนำข้อมูลไปประกอบการพัฒนาสิทธิประโยชน์ด้านยาแก่ผู้ป่วยต่อไป 

นอกจากนี้ ทาง HITAP ได้จัดประชุมผู้มีส่วนได้ส่วนเสียเพื่อการมีส่วนร่วมของผู้มีส่วนเกี่ยวข้องทุก

ภาคส่วนในกระบวนการประเมินเทคโนโลยดี้านสุขภาพเม่ือวันท่ี 9 พฤษภาคม พ.ศ.2566 เพ่ือขอข้อเสนอแนะ

ต่อขอบเขตงานวิจัยและโครงร่างวิจัย (30) และเมื่อวันที่ 16 พฤษภาคม พ.ศ.2567 เพื่อขอข้อเสนอแนะต่อ

ผลงานวิจัยและร่วมจัดทำข้อเสนอเชิงนโยบาย (31) ซึ่งทางคณะผู้วิจัยได้นำข้อเสนอแนะต่าง ๆ มาพัฒนา

ระเบียบวิธีวิจัยเพ่ือประโยชน์ต่อการนำข้อมูลไปใชป้ระกอบการตัดสินใจเชิงนโยบาย 

2. คำถามงานวิจัย 

2.1. การขยายสิทธิประโยชน ์ERT ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ท้ังชนิดท่ี 1 และ 3b มีความคุ้มค่าหรือไม่

และมีภาระงบประมาณเท่าไร 

2.2. การรักษาผู้ป่วยโกเช่ร์ด้วย imiglucerase และ velaglucerase มีความคุ้มค่าต่างกันหรือไม่ อย่างไร 



7 

3. วัตถุประสงค์ของการวิจัย 

3.1. เพ่ือประเมินต้นทุนอรรถประโยชน์ของนโยบายขยายสิทธิการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ ชนิดท่ี 1 และ 3b 

ด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase เปรียบเทียบกับนโยบายป�จจุบันท่ีผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 

เท่านั้นท่ีได้รับการรักษาด้วย imiglucerase  

3.2. เพ่ือประเมินผลกระทบด้านงบประมาณของนโยบายขยายสิทธิการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ ชนิดท่ี 1 

และ 3b ด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase เปรียบเทียบกับนโยบายป�จจุบันท่ีผู้ป่วยโรคโก

เช่ร์ชนิดท่ี 1 เท่านั้นท่ีได้รับการรักษาด้วย imiglucerase 

4. ระเบียบวิธีวิจัย 

รูปแบบการวิจัยจะเป�นการประเมินความคุ้มค่าด้วยวิธีการวิเคราะห์ต้นทุนอรรถประโยชน์ (cost-utility 

analysis, CUA) และการวิเคราะห์ผลกระทบด้านงบประมาณ (budget impact analysis, BIA) ที่อ้างอิง

ระเบียบวิธีวิจัยและแนวทางในการดำเนินงานตามคู่มือการประเมินเทคโนโลยีด้านสุขภาพสำหรับประเทศไทย 

(32-34) ซ่ึงมีรายละเอียด ดังนี้ 

4.1. ประชากรและกลุ่มตัวอย่าง 

ผู้ป่วยเด็กและผู้ใหญ่ที่ได้รับการวินิจฉัยเป�นโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3b ทั้งนี้ งานวิจัยนี้ไม่รวมผู้ป่วยโรคโกเช่ร์

ชนิดที่ 2 และ 3a เพราะผู้ป่วยมีอาการทางระบบประสาทที่รุนแรงซึ่งการรักษาด้วยยาที่มีในป�จจุบันจะไม่มี

ประโยชน์ในผู้ป่วยกลุ่มนี้ ประกอบกับผู้ป่วยในไทยที่พบเป�นผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b มีจำนวนมาก

ท่ีสุด (16, 30) 

4.2. มาตรการท่ีศึกษา 

งานวิจัยนี้เปรียบเทียบนโยบายใหม่ที่ขยายสิทธิการรักษาสำหรับผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b ด้วย 

imiglucerase หรือ velaglucerase (intervention) และนโยบายป�จจุบันท่ีผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 เท่านั้นท่ี

ได้รับการรักษาด้วย imiglucerase ท่ีอยู่ในบัญชียาหลักแห่งชาติ (comparator) 

4.3.  ผลลัพธ์ทางสุขภาพ 

งานวิจัยนี้วัดผลลัพธ์ทางสุขภาพในด้านประสิทธิผลของมาตรการ ได้แก่ จำนวนป�ชีวิตและป�สุขภาวะ (quality 

adjusted life years, QALYs) ของผู้ป่วยท่ีได้รับการรักษาในแต่ละทางเลือก โดย QALY มีสูตรคำนวณ ดังนี้ 

QALY = ป�ชีวิต × ค่าอรรถประโยชน์ (utility) 
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4.4. มุมมองของการศึกษา 

การวิเคราะห์ต้นทุนอรรถประโยชน์ใช้มุมมองของสังคม (societal perspective) และการวิเคราะห์ผลกระทบ

ด้านงบประมาณใช้มุมมองของผู้รับผิดชอบด้านงบประมาณหรือกองทุนประกันสุขภาพ (budget holder 

perspective)  

4.5. กรอบเวลา 

กรอบเวลาในการวิเคราะห์ต้นทุนอรรถประโยชน์ครอบคลุมตลอดชีพของผู้ป่วย (life time) เพื่อครอบคลุม

ต้นทุนและผลลัพธ์ท่ีเกิดข้ึนจากการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ สำหรับผลกระทบด้านงบประมาณกำหนดกรอบเวลา

ในการวิเคราะห์เท่ากับ 5 ป� 

4.6. การปรับมูลค่าเงินจากอดีตและอนาคตให้เป�นมูลค่าเงินในป�จจุบัน 

การปรับต้นทุนจากอดีตให้เป�นป�ป�จจุบันทำการปรับด้วยดัชนีราคาผู ้บริโภค (consumer price index,  

CPI) เพ่ือให้เป�นมูลค่าเงินในป�ท่ีวิเคราะห์ (พ.ศ. 2566) ดังสูตร  

มูลค่าในป�ท่ีวิเคราะห์ =  
CPI ป� 2566

CPI ป� t
 ×ต้นทุน ณ ป�ท่ี t 

เนื่องจากกรอบเวลาในการวิเคราะห์ต้นทุนอรรถประโยชน์มีระยะเวลามากกว่า 1 ป� การศึกษานี้จึงทำ

การปรับค่าของต้นทุนและผลลัพธ์ท่ีเกิดข้ึนในอนาคตให้เป�นมูลค่าป�จจุบัน โดยใช้อัตราลด (discount rate) 

เท่ากับ 3% (32-34) ดังสูตร 

มูลค่าในป�ท่ีวิเคราะห์ =  
มูลค่าในอนาคต

(1+อัตราลด)เวลา ณ ป�ท่ี t
  

อย่างไรก็ตาม ไม่มีการปรับลดในการวิเคราะห์ผลกระทบด้านงบประมาณเพ่ือสะท้อนงบประมาณท่ีแท้จริง 

4.7. แบบจำลองทางเศรษฐศาสตร์ 

แบบจำลองทางเศรษฐศาสตร์ที่ใช้ในงานวิจัยนี้แบ่งออกเป�น 2 ส่วน ได้แก่ แบบจำลอง Decision tree (รูปท่ี 

2) และ Markov (รูปท่ี 3.1-3.3) 

แบบจำลอง Decision tree แสดงการเปรียบเทียบนโยบายป�จจุบันและนโยบายของการขยายสิทธิ

การรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร ์ได้แก่  

นโยบายป�จจุบัน ท่ีผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 เท่านั้นท่ีได้รับการรักษาด้วย imiglucerase ท่ีอยู่ในบัญชี

ยาหลักแห่งชาติ แต่อาจมีผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 บางรายท่ีจะได้รับการวินิจฉัยใหม่ว่าเป�นชนิดท่ี 3b หลังจาก

ติดตามอาการผู้ป่วยไปได้ระยะหนึ่งและพบมีอาการที่เข้าได้กับโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b ปรากฏขึ้นภายหลัง ซ่ึง

ผู้ป่วยกลุ่มนี้จะต้องหยุดการรักษาเพราะนโยบายป�จจุบันสิทธิประโยชน์ด้านยา imiglucerase ครอบคลุมแค่
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การรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 เท่านั้น แต่ในทางตรงกันข้าม จากการประชุมกลุ่มผู้มีส่วนได้ส่วนเสีย แพทย์

ผู้เชี่ยวชาญเฉพาะทางได้ให้ข้อมูลว่า ไม่มีโอกาสท่ีวินิจฉัยในข้ันต้นเป�นโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b แล้วจะกลายมาเป�น

โรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 ภายหลัง ดังนั้น ผู้ป่วยท่ีวินิจฉัยในข้ันต้นเป�นโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b จะไม่ได้รับการรักษาด้วย 

ERT ภายใต้นโยบายป�จจุบันนี้ 

นโยบายใหม่ ที่ขยายสิทธิการรักษาสำหรับผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b ดังนั้น ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์

ชนิดท่ี 1 และ 3b จะได้รับการรักษาด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase 

 

รูปท่ี 2 แบบจำลอง Decision tree แสดงการเปรียบเทียบนโยบายป�จจุบันและนโยบายของการขยายสิทธิการ

รักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร ์ 

แบบจำลอง Markov แสดงการดำเนินไปของโรคโกเช่ร์ ซึ่งแบบจำลองนี้ถูกดัดแปลงมาจากงานวิจัย

ของอุษณา ตัณมุขยกุล และคณะ (17) โดยอายเุริ่มต้นของผู้ป่วยเฉลี่ย 6 ป� ซ่ึงเป�นอายุแรกเริ่มวินิจฉัย (age at 

diagnosis) เฉลี่ยของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b อ้างอิงจากการศึกษาของทิมและคณะ (4) เมื่อเริ่มต้น

แบบจำลอง ผู้ป่วยจะอยู่ในระยะแสดงอาการเจ็บป่วยของโรคโกเช่ร์ (symptomatic) จากนั้น การดำเนินไป

ของโรคจะแบ่งตามกลุ่มของผู้ป่วยตามแบบจำลอง Markov A-C ซ่ึงในแบบจำลอง Markov กำหนดให้สถานะ

สุขภาพสามารถเปลี่ยนแปลงได้ภายใน 1 รอบป� (cycle length) 

Markov A แสดงในรูป 3.1 คือ ผู้ป่วยที่ไม่ได้รับการรักษาด้วย ERT ผู้ป่วยกลุ่มนี้จะได้รับการรักษา

แบบประคับประคอง ซึ่งประกอบด้วยสถานะสุขภาพ 2 สถานะ ได้แก่ ผู้ป่วยในระยะแสดงอาการเจ็บป่วย 

(symptomatic) และเสียชีวิต (death) 
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รูปท่ี 3.1 Markov A แสดงการดำเนินไปของผู้ป่วยโรคโกเช่รท่ี์ไม่ได้รับการรักษาด้วย ERT 

Markov B แสดงในรูป 3.2 คือ ผู้ป่วยที่ได้ ERT ผู้ป่วยกลุ่มนี้ประกอบด้วยสถานะสุขภาพ 5 สถานะ 

โดยเริ่มต้นจากผู้ป่วย symptomatic ซ่ึงหลังจากรักษาด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase ผู้ป่วยอาจอยู่

ในสถานะ symptomatic เหมือนเดิมหรือเปลี่ยนสู่สถานะเป�นผู้ป่วยในระยะปลอดจากอาการ (symptom-

free) ในโกเช่ร์ชนิดที่ 1 หรืออาการในระบบ non-neurologic ดีขึ้นจนถึง therapeutic goal (improved) 

ในผู้ป่วยโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b จากนั้น หากผู้ป่วยอยู่ในสถานะ symptom-free หรือ improved ผู้ป่วยอาจได้รับ

การปลูกถ่ายเซลล์ต้นกำเนิดเม็ดโลหิต (HSCT) ต่อไป แต่ในแบบจำลองจะกำหนดให้เฉพาะผู้ป่วยที่อายุต่ำกว่า 

20 ป�เท่านั้น ที่มีโอกาสได้ทำ HSCT ซึ่งหลังจากทำ HSCT ผู้ป่วยจะเข้าสู่ระยะปลอดจากอาการ โดยไม่ต้อง

รักษาด้วย ERT (recovery) อีกต่อไป โดยที่ผู้ป่วยในสถานะ HSCT และ recovery จะไม่มีโอกาสย้อนกลับไป

ที่สถานะ symptomatic หรือ symptom-free/improved ได้อีก ทั้งนี้ ผู้ป่วยในทุก ๆ สถานะสุขภาพ อาจ

เสียชีวิตจากการดำเนินไปของโรคในแต่ละสถานะหรือจากสาเหตุอ่ืน ๆ ได้ 

 

Type 1 Gaucher

Death

Symptom-free 

Symptomatic Recovery

HSCT
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รูปท่ี 3.2 Markov B แสดงการดำเนินไปของผู้ป่วยโรคโกเช่รท่ี์ได้รับการรักษาด้วย ERT (imiglucerase หรือ 

velaglucerase) 

Markov C คือ ผู้ป่วยที่ได้ ERT ในช่วงแรก แต่หลังจากติดตามอาการผู้ป่วยไปได้ระยะหนึ่งและพบว่า

ผู้ป่วยมีอาการที่เข้าได้กับโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b ปรากฏขึ้นภายหลัง แพทย์จึงหยุดการรักษาผู้ป่วยกลุ ่มนี้ 

เนื่องจากไม่เข้าเกณฑ์ข้อบ่งใช้ยาของบัญชี จ(2) ผู้ป่วยท่ีอยู่ในสถานะ improved (หรือ symptom-free ณ 

ขณะท่ีถูกวินิจฉัยเป�นชนิดที่ 1) หรือ symptomatic หลังได้รับ ERT เมื ่อหยุด ERT ผู้ป่วยทุกรายจะมีการ

ดำเนินไปของโรคสู่สถานะ symptomatic หรือเสียชีวิตหลังจากหยุดการรักษาได้ 

 

 

 

Type 3b Gaucher

Death

Improved 

Symptomatic Recovery

HSCT
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รูปท่ี 3.3 Markov C แสดงการดำเนินไปของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 ท่ีได้ ERT (imiglucerase) ในช่วงแรก แต่หลังจากติดตามอาการผู้ป่วยไปได้ระยะหนึ่งและพบว่า

ผู้ป่วยมีอาการท่ีเข้าได้กับโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3 ปรากฏข้ึนภายหลัง แพทย์จึงหยุดการรักษาผู้ป่วยกลุ่มนี้ เนื่องจากไม่เข้าเกณฑ์ข้อบ่งใช้ยาของบัญชี จ(2) 

 

 

Once found to be type 3b Gaucher at the later stage

Death

Symptomatic

Improved

Type 1 Gaucher in the 1st diagnosis

Death

Symptom-free

Symptomatic
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ผู้ป่วยโกเช่ร์ชนิดที่ 1 ที่อยู่ในระยะปลอดจากอาการ (symptom-free) และผู้ป่วยโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b ท่ี

อาการในระบบ non-neurologic ดีขึ้นจนถึง therapeutic goal (improved) ผู้ป่วยต้องเข้าเกณฑ์บ่งชี้การ

รักษาและดัชนีวัดผลการรักษาตามแนวทางการกำกับการใช้ยา Imiglucerase ของบัญชียาหลักแห่งชาติครบ

ทุกข้อ (35) ดังตารางท่ี 2  

ตารางที่ 2 เกณฑ์บ่งชี้การรักษาและดัชนีวัดผลการรักษาตามแนวทางการกำกับการใช้ยา Imiglucerase ของ

บัญชียาหลักแห่งชาติ (35) 

อวัยวะ/ระบบ

ร่างกาย  

เกณฑ์บ่งชี้การรักษา ดัชนีวัดผลการรักษา  

(therapeutic goals) 

ระบบโลหิต 1. เลือดจาง Hb น้อยกว่า 85% ของ lower 

limit ของค่าปกติ 

ผู้ชาย ตั้งแต่ 12 g/dL 

ผู้หญิง ตั้งแต่ 11 g/dL 

เด็ก ตั้งแต่ 10 g/dL 

2. เกล็ดเลือดต่ำกว่า 50,000 /mm3 โดยไมม่ี

สาเหตุอ่ืนท่ีสามารถแก้ไขได้ หรือ 

มsีpontaneous bleeding 

ปริมาณเกลด็เลือดเพ่ิมข้ึนจนถึงระดับท่ีไม่เกิดเลือดออกเอง 

ปริมาณเกลด็เลือดเป�นปกติในผู้ป่วยท่ีตัดม้ามแล้ว 

ปริมาณเกลด็เลือดเพ่ิมข้ึน 1.5 เท่า เทียบกับก่อนไดร้ับการ

รักษาในผู้ป่วยท่ีไม่ได้ตัดม้าม 

ตับและม้าม 

 

 

 

 

 

 

3. แสดงอาการรุนแรงท่ีเกิดจาก splenic 

infarct 

ม้ามมีขนาดยุบลงอย่างน้อย 50%  

ไม่มีอาการจากม้ามขาดเลือดอีก 

4. Huge splenomegaly  

ขอบลา่งของม้ามลงมาถึงขอบบนของ iliac 

crest  หรือ ขอบด้านในข้าม midline ซึ่งวัด

ขนาดโดยการตรวจร่างกาย 

ม้ามมีขนาดยุบลง 50% เทียบกับก่อนได้รับการรักษาหรือ 

ม้ามมีขนาดยุบลงและใหญไ่มเ่กิน 8 เท่าของคนปกติ ซึ่ง

ตรวจหรือวัดโดยวิธี ultrasonography หรือ MRI 

ตับมีขนาดยุบลง 30% เทียบกับก่อนได้รับการรักษาหรือตับ

มีขนาดยุบลงและใหญ่ไมเ่กิน 1.25 เท่าของคนปกติ ซึ่งตรวจ

หรือวัดโดยวิธี ultrasonography หรือ MRI 

หน้าท่ีตับทีผิดปกติมีการเปลี่ยนแปลงดีข้ึน 

กระดูก 5. อาการวิกฤติฉับพลัน (acute bone crisis) 

โดยปวดกระดูกรุนแรงร่วมกับมไีข้และเม็ด

เลือดขาวเพ่ิมสูงข้ึน โดยเพาะเช้ือจากเลือดไม่

ข้ึน หรือ มี avascular necrosis หรือ 

กระดูกหักเอง 

ไม่มีอาการวิกฤติฉับพลันเกิดข้ึนอีก 

อาการปวดลดลง 

เอกซเรยห์รือ MRI กระดูกมีการเปลี่ยนแปลงดีข้ึน (either 

MRI, QCSI2, or BMD) 

ไม่มีกระดูกหักเองเพ่ิมใหม่อีก 

เพ่ือให้ผลรักษาด้วยการผ่าตัดโรคทางกระดูกดีข้ึน 

ปอด 6. มีอาการทางปอดท่ีรุนแรง เช่น ความอ่ิมตัว

ของออกซิเจนในเลือดต่ำผิดปกติ (SpO2 less 

than 95%, room air)  \ความดนัเลือดใน

ปอดสูง (pulmonary hypertension) หรือ มี

ความดันเลือดในปอดสูงมีการเปลีย่นแปลงดีข้ึน 

ความอ่ิมตัวของออกซิเจนในเลือดไม่ต่ำ 

ภาวะ hepatopulmonary syndrome กลับมาดีข้ึนหรือ

หายไป 
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อวัยวะ/ระบบ

ร่างกาย  

เกณฑ์บ่งชี้การรักษา ดัชนีวัดผลการรักษา  

(therapeutic goals) 

ภาวะแทรกซ้อน hepatopulmonary 

syndrome 

การเจรญิเตบิโต 7. การเจรญิเติบโตของร่างกายช้ามาก คือ มี

น้ำหนักหรือส่วนสูงต่ำกว่า 3rd percentile 

เมื่อเทียบกับอาย ุ

น้ำหนักส่วนสูงค่อย ๆ กลับมาดีข้ึนเข้าสู่เกณฑ์ปกต ิ

 

4.8. ตัวแปรท่ีใช้ในแบบจำลอง 

งานวิจัยนี้ได้เก็บข้อมูลทุติยภูมิย้อนหลังและสัมภาษณ์ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์หรือญาติท่ีมารับการรักษาท่ีโรงพยาบาล

ที่เข้าร่วมงานวิจัยจำนวน 6 แห่ง ได้แก่ โรงพยาบาลรามาธิบดี โรงพยาบาลศรีนครินทร์ คณะแพทยศาสตร์ 

มหาวิทยาลัยขอนแก่น โรงพยาบาลศิริราช โรงพยาบาลมหาราชนครเชียงใหม่ โรงพยาบาลจุฬาลงกรณ์ 

สภากาชาดไทย และโรงพยาบาลพระมงกุฎเกล้า เพื่อนำมาคำนวณเป�นค่าตัวแปรด้านความน่าจะเป�นของการ

เปลี่ยนสถานะสุขภาพ ต้นทุน และค่าอรรถประโยชน์ ที่นำมาใช้วิเคราะห์หาความคุ้มค่าและผลกระทบด้าน

งบประมาณของการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์โดยแบบจำลองทางเศรษฐศาสตร ์

 การเก็บข้อมูลงานวิจัยดำเนินการในช่วงตุลาคม ถึง ธันวาคม พ.ศ. 2566 โดยผู้ป่วยท่ีเข้าเกณฑ์ในการ

เก็บข้อมูล คือ ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3b ทุกราย ท่ีมีข้อบ่งชี้ตามเกณฑ์การรักษา ซ่ึงพิจารณาโดยแพทย์

ผู้เชี่ยวชาญเฉพาะทางของโรงพยาบาลท่ีเข้าร่วมงานวิจัย ในกรณีการเก็บข้อมูล แบ่งเป�น 

4.8.1. ข้อมูลทางคลินิก ได้แก่ ระยะเวลาของการดำเนินไปของโรคโกเช่ร์ที ่ผู ้ป่วยอยู่ในสถานะ

สุขภาพต่าง ๆ ได้มาจากการเก็บข้อมูลทุติยภูมิย้อนหลังของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b ทั้งที่มีชีวิตและ

เสียชีวิต โดยใช้แบบบันทึกข้อมูลสำหรับการวิจัย (Case record form) รายละเอียดในภาคผนวก 1 บันทึก

วันที ่ผ ู ้ป่วยอยู ่ในสถานะสุขภาพต่าง ๆ เพื ่อนำไปคำนวณหาความน่าจะเป�นของการเปลี ่ยนสถานะใน

แบบจำลอง Markov 

4.8.2. ต้นทุนทางตรงที่เกี่ยวกับการแพทย์ ครอบคลุมค่าใช้จ่ายในการตรวจวินิจฉัย การรักษา และ

การติดตามผลจากการรักษาทั้งแบบผู้ป่วยในและผู้ป่วยนอกของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ ได้มาจากการเก็บข้อมูลทุติย

ภูมิย้อนหลังจากฐานข้อมูลโรงพยาบาล โดยใช้แบบบันทึกข้อมูลสำหรับการวิจัย (Case record form) 

รายละเอียดในภาคผนวก 1 และจะต้องสามารถสืบค้นประวัติการรักษาในโรงพยาบาลที่เข้าร่วมงานวิจัยได้

อย่างน้อย 12 เดือนย้อนหลัง นับจากสิงหาคม พ.ศ. 2565 ถึง กรกฎาคม พ.ศ. 2566 (หรือ 12 เดือนล่าสุด

เท่าที่มีข้อมูลในฐานข้อมูลของโรงพยาบาล) ไม่ว่าผู้ป่วยรายนั้นยังมีชีวิตอยู่หรือเสียชีวิตไปก่อนหน้านี้แล้ว 

ยกเว้นการเก็บต้นทุนทางตรงที่เกี่ยวกับการแพทย์ของผู้ป่วยในสถานะ recovery ที่แพทย์ผู้เชี่ยวชาญเสนอให้

เก็บข้อมูลเพิ่มเป�น 2 ป� เพื่อให้ต้นทุนดังกล่าวสะท้อนตามสภาพความเป�นจริงที่ต้นทุนในป�แรกและป�ที่สองมี

ความแตกต่างกันมาก   
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4.8.3. ต้นทุนทางตรงที ่ไม่เกี ่ยวกับการแพทย์ ได้แก่ ค่าเดินทางมารับการรักษา ค่าที ่พักและ

ค่าอาหารของผู้ป่วยและญาติในการไปรับการรักษา และค่าเสียเวลาของญาติในการพาผู้ป่วยมารับบริการท่ี

โรงพยาบาลได้มาจากการสัมภาษณ์ผู้ป่วยและ/หรือญาติ โดยใช้แบบสอบถามต้นทุน รายละเอียดในภาคผนวก 

2 

4.8.4. ค่าอรรถประโยชน์ (คุณภาพชีวิต) ของผู้ป่วยในสถานะสุขภาพต่างๆ ได้มาจากการสัมภาษณ์

ผู้ป่วย โดยหากผู้ป่วยเป�นเด็กอายุต่ำกว่า 8 ป� หรือในกรณีท่ีผู้ป่วยไม่สามารถตอบแบบสอบถามได้จะเก็บข้อมูล

จากการสอบถามญาติผู้ดูแลหลักของผู้ป่วย (proxy) โดยใช้แบบสอบถาม EQ-5D-Y-3L หรือ EQ-5D-5L ที่ถูก

พัฒนาข้ึนโดย EuroQoL group (36) รายละเอียดในภาคผนวก 3 

ในกรณีการสัมภาษณ์ผู ้ป ่วยหรือญาติเกี ่ยวกับต้นทุนทางตรงที ่ไม่เกี ่ยวกับการแพทย์และค่า

อรรถประโยชน์ ผู้ป่วยรายนั้นจะต้องยังมีชีวิตอยู่และเป�นไปด้วยความสมัครใจยินยอมเข้าร่วมงานวิจัย 

ตารางที่ 3 และ 4 แสดงรายละเอียดของผู้ป่วยที่เข้าร่วมในงานวิจัย จำแนกตามชนิดของโกเช่ร์ 

โรงพยาบาลท่ีเข้าร่วมในงานวิจัย และการรักษาโรคโกเช่ร์ท่ีผู้ป่วยได้รับ  

ตารางที่ 3 จำนวนผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ที่เข้าร่วมในงานวิจัย จำแนกตามชนิดของโกเช่ร์และโรงพยาบาลที่เข้าร่วม

ในงานวิจัย 

โรงพยาบาล การเก็บข้อมูลทุติยภูมิย้อนหลัง ได้แก่ 

ข้อมูลทางคลินิกและต้นทุนทางตรงท่ี

เกี่ยวกับการแพทย์ 

การสัมภาษณ์ผู้ป่วยหรือญาตเิพ่ือ

เก็บข้อมูลต้นทุนทางตรงท่ีไม่เกี่ยวกับ

การแพทย์และค่าอรรถประโยชน์ 

โกเช่ร์ชนิดท่ี 1 โกเช่ร์ชนิดท่ี 3b โกเช่ร์ชนิดท่ี 1 โกเช่ร์ชนิดท่ี 3b 

รามาธิบด ี 2 8 2 4 

ศรีนครินทร์ ขอนแก่น 4 2 3 2 

ศิริราช 1 3 1 1 

มหาราชนครเชียงใหม่ 2 - 2 - 

จุฬาลงกรณ์ - 1 - 1 

พระมงกุฎเกล้า 1 - 1 - 

รวม 10 14 9 8 

ตารางท่ี 4 จำนวนผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ท่ีเข้าร่วมในงานวิจัย จำแนกตามการรักษาโรคโกเช่ร์ท่ีผู้ป่วยได้รับ 

การรักษา โกเช่ร์ชนิดท่ี 1 โกเช่ร์ชนิดท่ี 3b 

Palliative (ไม่ได้รับ ERT) - 1 

Imiglucerase 10 13 

Velaglucerase - - 
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ผู้ป่วยท่ีได้ทำ HSCT 1 4 

รายละเอียดของตัวแปรท่ีใช้ในแบบจำลองทางเศรษฐศาสตร์ระบุอยู่ในตารางท่ี 5 ซ่ึงสรุปได้ ดังนี้ 

สัดส่วนผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3b และการวินิจฉัยผู้ป่วย (แบบจำลอง Decision tree) 

อ้างอิงจากงานวิจัยของทิม เพชรทอง และคณะ ที่ทำการศึกษาลักษณะทางคลินิกของผู้ป่วยโกเช่ร์จาก 7 

โรงพยาบาลในประเทศไทยในช่วงพ.ศ. 2553 – 2561 ที่พบสัดส่วนผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b เท่ากับ 

31% และ 69% ตามลำดับ (4) สำหรับสัดส่วนผู ้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3b ในการวินิจฉัยขั ้นต้น 

คณะผู้วิจัยนำข้อมูลการวินิจฉัยผู้ป่วยของแพทย์จากการเก็บข้อมูลจากโรงพยาบาลที่เข้าร่วมงานวิจัยนำมา

เทียบสัดส่วนกับจำนวนผู้ป่วยจริงในประเทศไทยจากงานวิจัยของทิมและคณะ (4) ซึ่งพบว่า 58% ของผู้ป่วย

โรคโกเช่ร์ชนิดที่ 3b ได้รับการวินิจฉัยว่าเป�นโกเช่ร์ชนิดที่ 1 ในขั้นต้น เนื่องจากผู้ป่วยไม่ได้มีอาการที่เข้าได้กับ

โรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b ในตอนแรก ในทางตรงกันข้าม ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 ทุกราย (100%) ได้รับการ

วินิจฉัยว่าเป�นโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 ตั้งแต่ตอนต้น  

ประสิทธิผลของ imiglucerase หรือ velaglucerase และโอกาสท่ีจะเกิดเหตุการณ์ต่างๆ อ้างอิง

ผลการวิจัยของ Turkia HB. และคณะ (22) ที ่เป�นการศึกษาประเภท non-inferiority trial เปรียบเทียบ

ประสิทธิผลและความปลอดภัยของ imiglucerase และ velaglucerase (head to head study) ในผู้ป่วย

โรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 ที่ไม่เคยได้รับการรักษาด้วย ERT มาก่อนหรือหยุด ERT อย่างน้อย 12 เดือน พบว่า 

velaglucerase มีประสิทธิภาพและความปลอดภัยไม่ด้อยไปกว่า imiglucerase ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเชร่์

ชนิดที่ 1 ทั้งนี้ เนื่องจากไม่พบการศึกษาเปรียบเทียบประสิทธิผลของ imiglucerase และ velaglucerase ใน

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 3b จึงกำหนดให้ประสิทธิผลของ velaglucerase เปรียบเทียบกับ imiglucerase ใน

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b เท่ากับผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 

ความน่าจะเป�นของการเปล่ียนสถานะในแบบจำลอง Markov มาจากการเก็บข้อมูลทางคลินิกของ

ผู้ป่วย (ข้อมูลทุติยภูมิย้อนหลัง) ดังที่ได้กล่าวในข้างต้น โดยระยะเวลาของการเปลี่ยนสถานะสุขภาพในแต่ละ

สถานะคำนวณโดยการหักลบวันท่ีเริ่มต้นของสถานะสุขภาพก่อนหน้ากับวันท่ีผู้ป่วยเปลี่ยนสถานะสุขภาพ ท้ังนี้ 

ผู้ป่วยจะถูก censor ในวันท่ีไม่มาติดตามการรักษาหรือหากผู้ป่วยไม่มีการเปลี่ยนสถานะสุขภาพ ณ วันท่ีสิ้นสุด 

คือ 31 ธันวาคม พ.ศ. 2566  

ความน่าจะเป�นของการเกิดผลลัพธ์ของการเปลี ่ยนสถานะสุขภาพคำนวณโดยวิธี Parametric 

survival-time model with weibull distribution โดยใช้สมการดังต่อไปนี้ 
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H(t) = λ* t^γ 

โดย     H(t) คือ hazard function ณ เวลา t  

Lambda (λ) คือ function ของชนิดโกเช่ร์ ได้แก่ ชนิดที่ 1 และ 3b (type of Gaucher disease) 

โดย Lambda เท่ากับ exponential ของ constant + type of Gaucher disease*coefficient of type of 

Gaucher disease ซ่ึงกำหนดใหโ้กเช่ร์ชนิดท่ี 1 เป�นกลุ่มมาตรฐาน และ  

t คือ cycle length (ป�)  

จากสูตรจะทำให้ได้ค่า hypothetical scale (λ) และ shape (γ) ของแต่ละสถานะสุขภาพแยกตามชนิดของ

โกเช่ร์ ท่ีนำมาคำนวณหาความน่าจะเป�นของการเปลี่ยนสถานะในแบบจำลอง Markov  

เนื่องจากการเก็บข้อมูลทุติยภูมิย้อนหลังของงานวิจัยนี้ ไม่มีผู้ป่วยที่ได้รับ ERT ท่ีเสียชีวิตจากสถานะ 

symptomatic ความน่าจะเป�นของการเสียชีวิตจากสถานะ symptomatic ในคนไข้ที่ได้รับ ERT จึงอ้างอิง

งานวิจัยของอุษณา ตัณมุขยกุล และคณะ (17) ที่ได้จากการสอบถามความเห็นของแพทย์ผู้เชี่ยวชาญเฉพาะ

ทาง นอกจากนี้ ความน่าจะเป�นของการย้ายสถานะจาก improved ไปสู่ symptomatic ในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์

ชนิดท่ี 3b ท่ีหยุดยา ERT (Markov C) กำหนดให้เท่ากับ 100% (31) 

อัตราการเสียชีวิตของผู้ป่วยที่ทำ HSCT เท่ากับ 10% ซึ่งอ้างอิงงานวิจัยของ Sawa Ito และ A 

John Barrett (37) 

อัตราการเสียชีวิตของประชากรท่ัวไป อ้างอิงจากข้อมูลของการศึกษาภาระโรคและการบาดเจ็บของ

ประเทศไทย พ.ศ. 2557 (38)  

ต้นทุน การศึกษานี้ใช้มุมมองทางสังคม ดังนั้น ต้นทุนที่จะนำมาวิเคราะห์ในแบบจำลองรวมต้นทุน

ทางตรงที่เกี่ยวกับการแพทย์และต้นทุนทางตรงที่ไม่เกี่ยวกับการแพทย์ ซึ่งได้มาจากการเก็บข้อมูลทุติยภูมิ

ย้อนหลังจากฐานข้อมูลของโรงพยาบาลที่เข้าร่วมในงานวิจัยทั้ง 6 แห่ง และจากการสัมภาษณ์ผู้ป่วยหรือญาติ

เกี่ยวกับต้นทุนทางตรงที่ไม่เกี่ยวกับการแพทย์ การคำนวณต้นทุนทางตรงที่ไม่เกี ่ยวกับการแพทย์เป�นการ

คำนวณรวมต้นทุนจากตัวแปร ได้แก่ จำนวน OPD visits จำนวน IPD visits จำนวนวันนอน (length of stay) 

ที่ได้มาจากการเก็บข้อมูลทุติยภูมิย้อนหลังจากฐานข้อมูลของโรงพยาบาลของผู้ป่วยในแต่ละสถานะสุขภาพ 

และค่าเดินทาง ค่าอาหารและค่าที่พักเฉลี่ยของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ที่ได้จากการสัมภาษณ์คนไข้หรือญาติ สำหรับ

ค่าเสียเวลาของญาติในการพาผู้ป่วยมารับบริการที่โรงพยาบาลอ้างอิงรายได้ประชาชาติต่อหัวประชากร (per 

capita GNI) จากสำนักงานสภาพัฒนาการเศรษฐกิจและสังคมแห่งชาติ 

ต้นทุนทางตรงที่เกี่ยวกับการแพทย์ของสถานะ symtomatic ในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 ที่ไม่ได้รับ 

ERT อ้างอิงงานวิจัยของอุษณา ตัณมุขยกุล และคณะ (17) ที่ได้มาจากฐานข้อมูลสำนักงานกลางสารสนเทศ

บริการสุขภาพ กระทรวงสาธารณสุข และการทบทวนเวชระเบียนของผู้ป่วยท่ีโรงพยาบาลรามาธิบดี 
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สำหรับราคายา imiglucerase 40,164 บาทต่อ 1 vial (400 U) อ้างอิงราคาจัดซื้อยาของสำนักงาน

หลักประกันสุขภาพแห่งชาติ (สปสช.) และราคา velaglucerase 48,133 บาทต่อ 1 vial (400 U) อ้างอิง

ราคายาที่บริษัท Takeda เสนอเพื่อพิจารณาบรรจุในบัญชียาหลักแห่งชาติ โดยการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ดว้ย 

ERT จะมีขนาดยา 60 ยูนิตต่อน้ำหนักผู้ป่วย 1 กิโลกรัม ทุก 2 สัปดาห์ แต่หากผู้ป่วยได้ทำ HSCT แล้วจะได้รับ

ยา ERT หลังทำ HSCT นาน 4 สัปดาห์แล้วจึงหยุดยา  

ค่าอรรถประโยชน์ ข้อมูลค่าอรรถประโยชน์ของผู้ป่วยในสถานะสุขภาพต่าง ๆ มาจากการสัมภาษณ์

ผู้ป่วยหรือญาติผู้ดูแลหลักด้วยแบบสอบถาม EQ-5D-Y-3L สำหรับผู้ป่วยอายุต่ำกว่า 11 ป� และ EQ-5D-5L 

สำหรับผู้ป่วยอายุตั ้งแต่ 12 ป� ขึ้นไป แต่เนื่องจากประเทศไทยไม่มีค่าสัมประสิทธิ์ที ่ใช้ในการคำนวณค่า

อรรถประโยชน์ของประชากรไทยจากแบบสอบถาม EQ-5D-Y-3L คณะผู้วิจัยจึงเปรียบเทียบค่าอรรถประโยชน์

ท่ีคำนวณจากค่าสัมประสิทธิ์ของประเทศในทวีปเอเชีย 7 ประเทศ ได้แก่ จีน (39) อินโดนีเซีย (40) ญี่ปุ่น (41) 

มาเลเซีย สิงคโปร์ ไต้หวัน และเวียดนาม (ค่าสัมประสิทธิ์ของประเทศมาเลเซีย สิงคโปร์ ไต้หวัน และเวียดนาม 

เป�น unpublished data ท่ีได้มาจากการสื่อสารส่วนบุคคลกับ Associate Professor Luo Nan นักวิจัยท่ีเป�น

เจ้าของข้อมูล เมื่อธันวาคม พ.ศ.2566) โดยการทดสอบทางสถิติ Mann-Whitney U Test เพื่อทดสอบความ

แตกต่างของค่าอรรถประโยชน์ของสถานะสุขภาพ Symptomatic และ Symptom-free/Improved ใน

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั ้งสองกลุ ่ม ด้วยโปรแกรม STATA version 17 ซึ่งจากผลการวิเคราะห์ รายละเอียดใน

ภาคผนวก 4 พบว่า ประเทศเวียดนามให้ค่า absolute standardized mean differences (ซ่ึงเท่ากับ mean 

difference หารด้วย pooled standard deviation) ที่สูงของทั้งสองกลุ่ม  ดังนั้น คณะผู้วิจัยจึงคำนวณค่า

อรรถประโยชน์จากแบบสอบถาม EQ-5D-Y-3L โดยใช้ค่าสัมประสิทธิ์ของประเทศเวียดนามในงานวิจัยนี้ 

ตัวแปรสำหรับการวิเคราะห์ผลกระทบด้านงบประมาณ จำนวนผู้ป่วยรายใหม่อ้างอิงงานวิจัยของทิม 

เพชรทอง และคณะ (4) ซ่ึงรายงานผู้ป่วยโรคโกเช่ร์รายใหม่ในประเทศไทย 3.7 รายต่อป� แต่ข้อมูลดังกล่าวเป�น

การคาดการณ์จากจำนวนผู ้ป่วยที่ครอบคลุมจำนวนผู ้ป่วยทั ้งหมดในประเทศไทยเพียง 80% ดังนั ้น จึง

ประมาณการว่ามีจำนวนผู้ป่วยโรคโกเช่ร์รายใหม่ เท่ากับ 5 รายต่อป� สำหรับต้นทุนจะรวมเฉพาะต้นทุนทาง

ตรงท่ีเก่ียวกับการแพทย์ท่ีเกิดจากการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่รท่ี์ได้จากการวิเคราะห์ในแบบจำลอง Markov
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ตารางท่ี 5 ข้อมูลนำเข้าในแบบจำลองทางเศรษฐศาสตร์ 

ตัวแปร ค่าเฉลี่ย 

(Base case value) 

Standard error Parameter distribution แหล่งอ้างอิง 

ตัวแปรในแบบจำลอง Decision tree 

สัดส่วนผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1  31% - - 4 

สัดส่วนผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 3b 69% - - 4 

สัดส่วนของผูป้่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 ได้รับการวินจิฉัยว่าเป�น

โกเช่ร์ชนิดที่ 1 ในข้ันต้น 

100% deterministic sensitivity analysis (80%-100%) 4, a 

สัดส่วนของผูป้่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 3b ได้รับการวินิจฉัยว่า

เป�นโกเช่ร์ชนิดที่ 3b ในข้ันตน้ 

42% deterministic sensitivity analysis (42%-100%) 4, a 

ความน่าจะเป�นของการเปลี่ยนสถานะ (Transition probabilities) ในแบบจำลอง Markov ในรอบระยะเวลา 1 ป� 

การย้ายสถานะจาก Symptomatic ไปสูส่ถานะ 

Symptom-free/Improved  

   a 

(N = 23) 

constant value for baseline hazard -0.2822 0.3419 LogNormal 

Gaucher type coefficient for baseline hazard 0.2996 0.4338 LogNormal 

gamma (𝛾𝛾) -0.1882 0.1640 LogNormal 

การปลูกถ่ายเซลล์ตน้กำเนิดเม็ดเลือด (Hematopoietic 

Stem Cell Transplantation หรือ HSCT) 

   a 

(N=5) 

constant value for baseline hazard -4.1704 1.3285 LogNormal 

Gaucher type coefficient for baseline hazard 1.2004 1.1230 LogNormal 

gamma (𝛾𝛾) 0.0220 0.3877 LogNormal 
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ตัวแปร ค่าเฉลี่ย 

(Base case value) 

Standard error Parameter distribution แหล่งอ้างอิง 

การย้ายไปสู่สถานะ Recovery หลังทำ HSCT    a 

(N=5) constant value for baseline hazard 13.3205 5.1433 LogNormal 

Gaucher type coefficient for baseline hazard -2.5552 1.6072 LogNormal 

gamma (𝛾𝛾) 1.6460 0.3787 LogNormal 

การเสียชีวิตจากสถานะ Symptomatic ในคนไข้ทีไ่ม่ได้รับ 

ERT 

   a และแหล่งอ้างอิง 17 

 (N=9) 

constant value for baseline hazard -4.2032 1.5275 LogNormal 

Gaucher type coefficient for baseline hazard 0.3661 1.1959 LogNormal 

gamma (𝛾𝛾) 0.7512 0.3562 LogNormal 

การเสียชีวิตจากสถานะ Symptomatic ในคนไข้ทีไ่ด้รับ 

ERT 

0.0410 0.0540 Beta 17 

การเสียชีวิตจากสถานะ Symptom-free/Improved    a 

(N=22) constant value for baseline hazard -21.1699 5034.4410 LogNormal 

Gaucher type coefficient for baseline hazard 16.8661 5034.4400 LogNormal 

gamma (𝛾𝛾) 0.0013 0.8751 LogNormal 

การเสียชีวิตจากการทำ HSCT 0.10 0.0179 Beta 37 

การเสียชีวิตจากสถานะ Recovery กำหนดให้เท่ากับการเสียชวีิตจากสถานะ Symptom-free/Improved 

อัตราการเสียชีวิตของประชากรทั่วไป ข้อมูลของการศึกษาภาระโรคและการบาดเจ็บของประเทศไทย พ.ศ. 2557 

Relative risk (velaglucerase vs imiglucerase) 1.00 deterministic sensitivity analysis (0.7-1.3) 22 
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ตัวแปร ค่าเฉลี่ย 

(Base case value) 

Standard error Parameter distribution แหล่งอ้างอิง 

ต้นทุนในรอบระยะเวลา 1 ป� (บาท) และปรับเป�นมูลค่าในป� พ.ศ. 2566 

ราคา imiglucerase  ต่อ 1 vial (400 U)  40,164 deterministic sensitivity analysis (±20%) สำนักงานหลักประกัน

สุขภาพแห่งชาต ิ

ราคา velaglucerase ต่อ 1 vial (400 U) 48,133 deterministic sensitivity analysis (±20%) บริษัทยา 

ต้นทุนทางตรงที่เกี่ยวกับการแพทย์ (ไม่รวมค่ายา ERT) ของผู้ป่วยโกเช่ร์ชนิดที่ 1 

สถานะ Symtomatic ที่ไมไ่ด้รับ ERT    17 

ป�แรก 187,579 93,789 Gamma 

ป�ที่ 2 เป�นตน้ไป 182,069  91,034  Gamma 

ต้นทุนตรงทางการแพทย์ที่ข้ึนกับน้ำหนักของผู้ป่วย 

(ต่อ 1 กิโลกรัม) 

11,360  5,680  Gamma 

สถานะ Symtomatic ที่ได้รับ ERT 14,454 7,227 Gamma a (N=1) 

สถานะ Symptom-free 36,181 12,060 Gamma a (N=9) 

การทำ HSCT 260,649 130,324 Gamma a (N=1) 

สถานะ Recovery หลังทำ HSCT    a (N=1) 

ป�แรก  83,025   41,512  Gamma  

ป�ที่ 2 เป�นตน้ไป  34,143   17,072  Gamma  

ต้นทุนทางตรงที่เกี่ยวกับการแพทย์ (ไม่รวมค่ายา ERT) ของผู้ป่วยโกเช่ร์ชนิดที่ 3b 

สถานะ Symtomatic ที่ไมไ่ด้รับ ERT 1,437,961 718,981 Gamma a (N=1) 

สถานะ Symtomatic ที่ได้รับ ERT 14,454 7,227 Gamma กำหนดสมมติฐานให้

เท่ากับโกเช่ร์ชนิดที่ 1 
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ตัวแปร ค่าเฉลี่ย 

(Base case value) 

Standard error Parameter distribution แหล่งอ้างอิง 

สถานะ Improved 22,626 8,000 Gamma a (N=8) 

การทำ HSCT 1,919,366 959,683 Gamma a (N=4) 

สถานะ Recovery หลังทำ HSCT    a  

(N=4) ป�แรก  439,534   219,767  Gamma 

ป�ที่ 2 เป�นตน้ไป  351,124  175,562  Gamma 

ต้นทุนทางตรงที่ไม่เกี่ยวกับการแพทย์ ได้แก่ ค่าเดินทาง อาหาร ที่พัก และญาติขาดรายได ้

ผู้ป่วยโกเช่ร์ทีไ่ม่ได้รับ ERT   93,334 b Gamma a, c 

ผู้ป่วยโกเช่ร์ทีไ่ด้รับ ERT  95,869  b Gamma a, c 

ผู้ป่วยโกเช่ร์ทีไ่ด้ทำ HSCT   604,011 b Gamma a, c 

ผู้ป่วยโกเช่ร์ที่อยู่ในสถานะ Recovery หลังทำ HSCT     a, c 

ป�แรก 109,842 b Gamma  

ป�ที่ 2 เป�นตน้ไป 35,101 b Gamma  

ค่าอรรถประโยชน์ (EQ-5D)  

สถานะ Symtomatic ในผูป้่วยโกเช่ร์ชนิดที่ 1 0.51 0.17 Beta c (N=9) 

สถานะ Symtomatic ในผูป้่วยโกเช่ร์ชนิดที่ 3b 0.53 0.19 Beta c (N=8) 

สถานะ Symptom-free ในผู้ปว่ยโกเช่ร์ชนิดที่ 1 0.87 0.23d Beta c (N=7) 

สถานะ Improved ในผูป้่วยโกเช่ร์ชนิดที่ 3b 0.94 0.18d  Beta c (N=6) 

สถานะ HSCT 0.79 0.36 Beta กำหนดสมมติฐานใหเ้ท่ากับ

สถานะ Recovery 

สถานะ Recovery หลังทำ HSCT 0.79 0.36d  Beta c (N=3) 
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ตัวแปร ค่าเฉลี่ย 

(Base case value) 

Standard error Parameter distribution แหล่งอ้างอิง 

aการเก็บข้อมูลทุติยภูมิย้อนหลังจากฐานข้อมูลของโรงพยาบาล 
bเป�นการคำนวณรวมจากตัวแปร ได้แก่ จำนวน OPD และ IPD visits, length of stay, ค่าใชจ้่ายในการเดินทางต่อคร้ัง, ค่าทีพ่ักต่อคร้ัง/คืน และญาติขาดรายได้ต่อวัน 
cการเก็บข้อมูลจากการสัมภาษณ์ผู้ป่วย/ญาตผิู้ดูแลหลัก 
dเนื่องจากกลุ่มตัวอย่างน้อยทำให้ค่า standard error กว้าง และทำให้ตัวแปรสุ่มไม่อยู่ในขอบเขตของการแจกแจงแบบ Beta distribution ตามคำแนะนำของคู่มือการประเมิน

เทคโนโลยดี้านสุขภาพสำหรับประเทศไทย ดังนั้น คณะผู้วจิัยจงึกำหนดค่า standard error ในตัวแปรเหล่านี้ให้กว้างทีสุ่ดเท่าทีต่ัวแปรสุ่มอยู่ในขอบเขตของการแจกแจงแบบ Beta 

distribution 
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4.9. การขออนุมัติจริยธรรมการวิจัยในมนุษย์ 

การดำเนินงานวิจัยนี ้ได้ผ่านการพิจารณาและได้รับอนุมัติดำเนินการจากคณะกรรมการกลางพิจารณา

จริยธรรมการวิจยัในคน (ซีอาร์อีซี) เม่ือวันท่ี 7 กันยายน พ.ศ. 2566 

4.10. การวิเคราะห์ข้อมูล 

การวิเคราะห์ต้นทุนอรรถประโยชน์ เพื่อเปรียบเทียบต้นทุนและผลลัพธ์ทางสุขภาพของนโยบายการ

รักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ในป�จจุบันและนโยบายของการขยายสิทธิการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ และนำมาคำนวณหา

อัตราส่วนต้นทุนประสิทธิผลส่วนเพิ่ม (incremental cost-effectiveness ratio หรือ ICER) เพื่อประเมิน

ความคุ้มค่าในบริบทของประเทศไทย โดยใช้เกณฑ์ความคุ้มค่าท่ี 160,000 บาทต่อป�สุขภาวะ ที่กำหนดโดย

คณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแห่งชาต ิ(31) 

ICER = 
ต้นทุนของมาตรการท่ีประเมิน - ต้นทุนของมาตรการเปรียบเทียบ

ป�สุขภาวะของมาตรการท่ีประเมิน - ป�สุขภาวะของมาตรการเปรียบเทียบ
 

การวิเคราะห์ความไวสำหรับความไม่แน่นอนของตัวแปรท่ีใช้ในแบบจำลอง โดย 

1) การวิเคราะห์ความไม่แน่นอนแบบไม่อาศัยความน่าจะเป�น โดยวิเคราะห์ one-way sensitivity 

analysis ซ่ึงเป�นการผันค่าตัวแปรที่สนใจทีละตัว และกำหนดให้ค่าตัวแปรอื่นๆ ในแบบจำลองมี

ค่าคงที่ ช่วงการผันแปรค่าตัวแปรที่ใช้ในการศึกษานี้คือ การคำนวณช่วงความเชื่อมั่นด้วยวิธีการ

ประมาณด้วยช่วงแบบ Bayesian Interval method โดยกำหนดระดับความเชื่อมั่นท่ี 95% (95% 

CI) ของตัวแปร ซึ ่งจะทำให้ทราบว่าตัวแปรแต่ละตัวมีอิทธิพลมากน้อยเพียงใดต่อค่า ICER การ

นำเสนอผลอยู่ในรูปของกราฟ tornado diagram  

2) การวิเคราะห์ความไวแบบอาศัยความน่าจะเป�น (probabilistic sensitivity analysis หรือ PSA) โดย

การทำ Monte Carlo simulation จำนวน 1,000 ครั ้ง ซึ ่งเป�นการสุ ่มค่าตัวแปรทั ้งหมดที่ใช้ใน

แบบจำลองพร้อมกันหลายๆ ตัวแปร ตามลักษณะธรรมชาติการกระจายตัวของข้อมูล และนำเสนอผล

การวิเคราะห์ในรูปของกราฟ cost-effectiveness acceptability curves แสดงความสัมพันธ์

ระหว่างระดับความคุ้มค่าและเกณฑ์ความคุ้มค่าท่ีความเต็มใจจ่ายต่อ 1 ป�สุขภาวะ ท่ีเพ่ิมข้ึน 

3) การวิเคราะห์หาขีดจำกัด (threshold analysis) ในกรณีที่ผลการวิเคราะห์ต้นทุนอรรถประโยชน์

พบว่า ERT ไม่มีความคุ้มค่าในบริบทของประเทศไทย เพื่อวิเคราะห์ว่าราคาของ ERT ควรลดลงเหลือ

เท่าใด จึงจะทำให้อัตราส่วนต้นทุนประสิทธิผลส่วนเพ่ิมมีค่าต่ำกว่าเกณฑ์ความคุ้มค่าท่ี 160,000 บาท

ต่อป�สุขภาวะ 
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4) การวิเคราะห์ฉากทัศน์ (scenario analysis) การวิเคราะห์ความไวที่เกิดจากความไม่แน่นอนของตัว

แปรสำคัญ ซึ่งเกิดจากเงื่อนไขที่กำหนดในการวิเคราะห์กรณีหลัก (base case analysis) ที่อาจมีการ

เบี่ยงเบนได้ โดยงานวิจัยนี้ทำการวิเคราะห์ scenario analysis ในกรณีสมมติฐาน ดังต่อไปนี้ อายุ

เริ่มต้นของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ อัตราการทำ HSCT และประสิทธิผลของ velaglucerase เปรียบเทียบกับ 

imiglucerase 

การวิเคราะห์ผลกระทบด้านงบประมาณ โดยคาดการณ์ภาระด้านการเงินของผู้รับผิดชอบด้าน

งบประมาณหรือกองทุนประกันสุขภาพภายใต้กรอบเวลา 5 ป� หากมีการขยายสิทธิการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์

ชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase 

การตรวจสอบความถูกต้องและความสมเหตุสมผลของแบบจำลอง (42) ทำโดย 

1) Face validity ความสมเหตุสมผลของแบบจำลองทางเศรษฐศาสตร์และสมมติฐานท่ีใช้ในแบบจำลอง 

ซึ่งจากการประชุมกลุ่มผู้มีส่วนได้ส่วนเสียและการประชุมร่วมกับกลุ่มแพทย์ผู้เชี่ยวชาญเฉพาะทางท่ี

รักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ เมื่อวันท่ี 18 เมษายน พ.ศ. 2567 โดยที่ประชุมมีความเห็นว่าแบบจำลองและ

ข้อมูลนำเข้ามีความเหมาะสมและสอดคล้องกับแนวทางปฏิบัติจริงในการตรวจวินิจฉัยและรักษาผู้ป่วย

โรคโกเช่ร์ 

2) Internal validity หรือ Verification การตรวจสอบความถูกต้องของสูตรและวิธีการคำนวณจำนวน 

cohort ในแบบจำลองทางเศรษฐศาสตร์ เนื่องจาก แบบจำลองที่ใช้ในการศึกษานี้เป�นแบบจำลอง

แบบป�ด ดังนั้น คณะผู้วิจัยได้ตรวจสอบจำนวนของ cohort ในแต่ละสถานะสุขภาพ ซึ่งมีผลรวม

เท่ากับจำนวนรวมของ cohort ท่ีเริ่มต้นในแบบจำลอง 

3) Predictive validity การนำผลลัพธ์จากแบบจำลองทางเศรษฐศาสตร์มาเปรียบเทียบกับข้อมูลทาง

คลินิกหรือระบาดวิทยาเพื่อทดสอบความสามารถในการพยากรณ�โรคตามแบบจำลอง โดยใน

งานวิจัยนี้ เปรียบเทียบอายุขัยเฉลี่ยของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b พบว่า หากผู้ป่วยมีอายุ

เริ่มต้นในแบบจำลอง 6 ป� ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 จะมีจำนวนป�ชีวิตเฉลี่ย 7 ป� และ 63 ป� ในกลุ่มท่ี

ไม่ได้และได้ ERT ตามลำดับ สำหรับผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 3b จะมีจำนวนป�ชีวิตเฉลี่ย 6 ป� และ 41 

ป� ในกลุ่มที่ไม่ได้และได้ ERT ตามลำดับ ซึ่งแพทย์ผู ้เชี ่ยวชาญเฉพาะทางให้ความเห็นว่า มีความ

สอดคล้องกับข้อมูลของผู้ป่วยในชีวิตจริง 
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5. ผลการศึกษา 

5.1. ผลการวิเคราะห์ความคุ้มค่า 

ผลการวิเคราะห์ความคุ้มค่าโดยการวิเคราะห์ต้นทุนอรรถประโยชน์ของการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 

3b โดยเปรียบเทียบนโยบายป�จจุบันท่ีผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 เท่านั้นท่ีได้รับการรักษาด้วย imiglucerase ใน

บัญชียาหลักแห่งชาติ และนโยบายใหม่ที่มีการขยายสิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 

และ 3b ด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase แสดงดังตารางที่ 6 ซึ่งจากผลการศึกษาจะเห็นได้ว่า การ

ขยายสิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ท้ังชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase

มีต้นทุนรวมตลอดชีพสูงกว่าและมีผลลัพธ์ทางสุขภาพท้ังในแง่ป�ชีวิตและป�สุขภาวะสูงกว่า เม่ือเปรียบเทียบกับ

นโยบายป�จจุบันท่ีผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 เท่านั้นท่ีได้รับการรักษาด้วย imiglucerase  

เมื ่อนำมาวิเคราะห์หาอัตราส่วนต้นทุนประสิทธิผลส่วนเพิ ่ม (incremental cost-effectiveness 

ratio, ICER) พบว่า การขยายสิทธ ิประโยชน์ในการรักษาผู ้ป ่วยโรคโกเช่ร ์ท ั ้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย 

imiglucerase หรือ velaglucerase ยังไม่มีความคุ้มค่า ท่ีเกณฑ์ความคุ้มค่าท่ี 160,000 บาท ต่อป�สุขภาวะ  

ตารางท่ี 6 ผลการวิเคราะห์ต้นทุนและผลลัพธ์ทางสุขภาพของการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3ba  

 
นโยบายป�จจุบัน นโยบายใหม่ 

Imiglucerase Velaglucerase 

ต้นทุนตลอดชีพ (บาท) 66,430,000 132,971,000 158,430,000 

ป�ชีวิต (ป�) 12.11 22.33 22.33 

ป�สุขภาวะ หรือ QALY (ป�) 9.15 18.98 18.98 

ผลต่างของต้นทุน  66,541,000 92,000,000 

ผลต่างของป�สุขภาวะ  9.83 9.83 

ICER ต่อ 1 ป�สุขภาวะ  6,769,000 9,359,000 

aตัวเลขเป�นการป�ดเศษให้เป�นจำนวนเต็มท่ีใกล้เคียงท่ีสุด 

QALY, quality-adjusted life-year; ICER, incremental cost-effectiveness ratio 
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5.2. ผลการวิเคราะห์ความไวแบบอาศัยความน่าจะเป�น (Probabilistic Sensitivity Analysis, 

PSA) 

ผลการว ิเคราะห์ PSA แสดงผลดังกราฟ  cost-effectiveness acceptability curve ในร ูปท่ี 4 ซึ ่งหาก

พิจารณาที่เกณฑ์ความคุ้มค่า 160,000 บาท ต่อป�สุขภาวะ พบว่า นโยบายใหม่ที่มีการขยายสิทธิประโยชน์ใน

การรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั ้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase ไม่มีโอกาสเป�น

ทางเลือกที่มีความคุ้มค่า เมื่อเปรียบเทียบกับนโยบายป�จจุบันท่ีผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 เท่านั้นที่ได้รับการ

รักษาด้วย imiglucerase ในบัญชียาหลักแห่งชาติ แต่เม่ือเกณฑ์ความคุ้มค่าเพ่ิมข้ึน โอกาสความคุ้มค่าของการ

ขยายสิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ท้ังชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase จะเพ่ิมข้ึนตามลำดับ 

และเมื่อเกณฑ์ความคุ้มค่าอยู่ท่ี 13,500,000 บาท ต่อป�สุขภาวะ การขยายสิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วย

โรคโกเช่ร์ท้ังชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase จะมีโอกาสเป�นทางเลือกท่ีมีความคุ้มค่าอยู่ท่ี 50%  

 

รูปท่ี 4 ผลการวิเคราะห์ PSA แสดงความสัมพันธ์ระหว่างเกณฑ์ความคุ้มค่าและระดับความคุ้มค่าของนโยบาย

ป�จจุบันและนโยบายใหม่ของการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ท้ังชนิดท่ี 1 และ 3b 
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5.3. ผลการวิเคราะห์ความไม่แน่นอนแบบไม่อาศัยความน่าจะเป�น โดยวิเคราะห์ one-way 

sensitivity analysis 

จากการวิเคราะห์ one-way sensitivity analysis ของตัวแปรในแบบจำลอง พบว่า ตัวแปรที่มีอิทธิพลต่อ

ความคุ้มค่าของการขยายสิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase 

หรือ velaglucerase มากที่สุด ได้แก่ อัตราลดของต้นทุนและผลลัพธ์ทางสุขภาพ ดังแสดงในกราฟ tornado 

รูปที่ 5 กรณีการขยายสิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase 

และรูปที่ 6 การขยายสิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย velaglucerase 

นอกจากนี้ ตัวแปรอื่น ๆ ที่มีอิทธิพลต่อความคุ้มค่ารองลงมา ได้แก่ ค่าอรรถประโยชน์ของผู้ป่วยสถานะ 

Recovery ค่าอรรถประโยชน ์ของผ ู ้ป ่วยสถานะ Improved ค่าอรรถประโยชน ์ของผ ู ้ป ่วยสถานะ 

Symptomatic ในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b ราคา imiglucerase และราคา velaglucerase  

 

รูปท่ี 5 แสดงผลการวิเคราะห์ One-way sensitivity analysis ของการวิเคราะห์ความคุ้มค่าของการขยาย

สิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ท้ังชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase  
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รูปท่ี 6 แสดงผลการวิเคราะห์ One-way sensitivity analysis ของการวิเคราะห์ความคุ้มค่าของการขยาย

สิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ท้ังชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย velaglucerase 

เนื่องจากข้อมูลต้นทุนทางตรงที่เกี่ยวกับการแพทย์ในการทำ HSCT ของผู้ป่วยโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 นำมาจากผู้ป่วย 

1 ราย ที่ได้รับการสนับสนุนค่าใช้จ่ายจากโครงการพิเศษ ทำให้ต้นทุนของผู้ให้บริการต่ำกว่าความเป�นจริง 

ดังนั้น จึงวิเคราะห์ sensitivity analysis โดยเปลี่ยนแปลงข้อมูลต้นทุนทางตรงที่เกี่ยวกับการแพทย์ในการทำ 

HSCT ของผู้ป่วยโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 จากเดิม 260,649 บาท (base case analysis) เป�น 1,082,201 บาท ซึ่งมา

จากข้อมูลต้นทุนทางตรงที่เกี่ยวกับการแพทย์ในการทำ HSCT ชนิด matched-sibling donor ของผู้ป่วยโก

เช่ร์ชนิดท่ี 3b ซึ่งเป�นการทำ HSCT ชนิดเดียวกับผู้ป่วยโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 รายนั้น (ต้นทุนการทำ HSCT ชนิด

เดียวกันจะมีต้นทุนใกล้เคียงกัน)  โดยผลการวิเคราะห์ sensitivity analysis แสดงว่า ตัวแปรนี้ไม่มีอิทธิพลต่อ

ความคุ้มค่าของการขยายสิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase 

หรือ velaglucerase  

5.4. ผลการวิเคราะห์หาขีดจำกัด (Threshold analysis) 

เนื่องจากราคา imiglucerase และราคา velaglucerase เป�นตัวแปรที่มีอิทธิพลต่อความคุ้มค่าของการขยาย

สิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดที่ 1 และ 3b และจากการวิเคราะห์ threshold analysis 

พบว่า การขยายสิทธิประโยชน์ในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดที่ 1 และ 3b ด้วย imiglucerase หรือ 

velaglucerase เป�นทางเลือกที่มีความคุ้มค่าที่เกณฑ์ความคุ้มค่า 160,000 บาท ต่อป�สุขภาวะ หากราคา 

imiglucerase และ velaglucerase มีค่าต่ำกว่า 19,826 บาท ต่อ 1 vial (400 U) 

5.5. ผลการวิเคราะห์ฉากทัศน์ (scenario analysis) 
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งานวิจัยนี้ทำการวิเคราะห์ scenario analysis โดยการวิเคราะห์ความไวของตัวแปรที่กำหนด ดังต่อไปนี้ อายุ

เริ ่มต้นของผู ้ป่วยโรคโกเช่ร์ อัตราการทำ HSCT และประสิทธิผลของ velaglucerase เปรียบเทียบกับ 

imiglucerase  

รูปที่ 7 แสดงผลการวิเคราะห์ scenario analysis กรณีอายุเริ่มต้นของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์เปลี่ยนจาก 

base case analysis ท่ีอายุเริ่มต้น 6 ป� เป�น 3 ป� และ 18 ป� เพ่ือให้สอดคล้องกับสถานการณ์จริงท่ีอายุเริ่มต้น

ของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b อาจน้อยกว่า 6 ป� และผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b ที่เป�นผู้ใหญ่ ซึ่งผล

การศึกษา พบว่า หากอายุเริ่มต้นในแบบจำลองน้อยลงจะมีผลทำให้ ICER ลดลงเล็กน้อย ส่งผลให้การขยาย

สิทธิประโยชน์ ERT มีความคุ้มค่ามากข้ึนเล็กน้อยเช่นเดียวกัน อย่างไรก็ตาม ค่า ICER ยังคงสูงกว่าเกณฑ์ความ

คุ้มค่าของประเทศไทยท่ีกำหนดไว้ท่ี 160,000 บาทต่อป�สุขภาวะ 

จากการวิเคราะห์ scenario analysis โดยกำหนดสมมติฐานด้านอัตราการทำ HSCT ที่เปลี่ยนแปลง

ไปจาก base case analysis ที่อัตราการทำ HSCT ในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b เท่ากับ 17% และ 

43% ตามลำดับ โดยเม่ือกำหนดอัตราการทำ HSCT เพ่ิมข้ึน พบว่า ค่า ICER ของการขยายสิทธิประโยชน์การ

รักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 และ 3b ลดลง ดังแสดงในรูปที่ 8 โดยหากอัตราการทำ HSCT เพิ่มขึ้นถึง 

50% กล่าวคือ หาก 50% ผู้ป่วยท้ังหมดท่ีอาการดีข้ึน (สถานะทางสุขภาพ symptom-free ในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์

ชนิดท่ี 1 หรือ improved ในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b) หลังการรักษาด้วย ERT ได้ทำ HSCT ค่า ICER ของ

นโยบายใหม่ท่ีขยายสิทธิประโยชน์การรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase และ 

velaglucerase จะลดลง 37% และ 32% ตามลำดับ อย่างไรก็ตาม ค่า ICER ยังคงสูงกว่าเกณฑ์ความคุ้มค่า

ของประเทศไทยท่ีกำหนดไว้ท่ี 160,000 บาทต่อป�สุขภาวะ 

จากรูปท่ี 8 จะเห็นได้ว่า การเพ่ิมอัตราการทำ HSCT ส่งผลต่อความคุ้มค่าท่ีเพ่ิมข้ึน และอาจทำให้การ

ขยายสิทธิประโยชน ์ERT มีความคุ้มค่าได้หากผู้ป่วยท้ังหมดท่ีอาการดีข้ึนหลังการรักษาด้วย ERT ได้ทำ HSCT 

ในที่สุด ซึ่งค่า ICER ภายใต้สมมติฐานนี้  มีความคุ้มทุน (cost-saving)  กล่าวคือ ประหยัดต้นทุนรวมและเพ่ิม

ผลลัพธ์ทางสุขภาพของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ เม่ือเปรียบเทียบกับนโยบายป�จจุบันท่ีผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 เท่านั้น

ท่ีได้รับการรักษาด้วย imiglucerase ในบัญชียาหลักแห่งชาติ 
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รูปท่ี 7 ผลการวิเคราะห์ scenario analysis เม่ือเปลี่ยนแปลงอายุเริ่มต้นของผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ในแบบจำลองความคุ้มค่า ภายใต้มุมมองสังคม 
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รูปที่ 8 ผลการวิเคราะห์ scenario analysis เมื่อเปลี่ยนแปลงอัตราการทำ HSCT ในแบบจำลองความคุ้มค่า 

ภายใต้มุมมองสังคม  

นอกจากนี ้ เม ื ่อทำการวิเคราะห์ scenario analysis โดยกำหนดตัวแปรด้านประสิทธ ิผลของ 

velaglucerase เปร ียบเทียบกับ imiglucerase ให ้ม ีค ่าเปล ี ่ยนแปลงไป พบว ่า เม ื ่อประส ิทธ ิผลของ 

velaglucerase เปรียบเทียบกับ imiglucerase มีค่าสูงขึ้น ค่า ICER ของการขยายสิทธิประโยชน์การรักษา

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย velaglucerase เมื่อเปรียบเทียบกับนโยบายป�จจุบันจะลดลง ดัง

แสดงในรูปท่ี 9 อย่างไรก็ตาม ค่า ICER ยังคงสูงกว่าเกณฑ์ความคุ้มค่าของประเทศไทยท่ีกำหนดไว้ท่ี 160,000 

บาทต่อป�สุขภาวะ ทั้งนี้ การขยายสิทธิประโยชน์การรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 และ 3b โดยทางเลือก

การรักษาด้วย velaglucerase จะมีความคุ้มค่าเท่ากับทางเลือกการรักษาด้วย imiglucerase หากตัวแปร

ประสิทธิผลของยา หรือค่า relative risk (velaglucerase vs Imiglucerase) มีค่าเท่ากับ 4.5 
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รูปท่ี 9 ผลการวิเคราะห์ scenario analysis เม่ือเปลี่ยนแปลงตัวแปรด้านประสิทธิผลของ velaglucerase 

เปรียบเทียบกับ imiglucerase 

5.6. ผลการวิเคราะห์ผลกระทบด้านงบประมาณ 

จากการประมาณการจำนวนผู้ป่วยโรคโกเช่ร์รายใหม่จำนวน 5 ราย ต่อป�พบว่า หากมีขยายสิทธิประโยชน์การ

รักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase จะมีภาระงบประมาณท่ี

ต้องลงทุนเพ่ิมข้ึน 81 และ 137 ล้านบาท ตามลำดับ ในระยะเวลา 5 ป�ข้างหน้า นอกจากนี้ การเพ่ิมอัตราการ

ทำ HSCT ยังลดผลกระทบด้านงบประมาณรวม 5 ป�ได้ เม่ือเปรียบเทียบกับสถานการณ์ป�จจุบัน ดังรายละเอียด

ในตารางท่ี 7 

ตารางที่ 7 ผลกระทบด้านงบประมาณของการขยายสิทธิประโยชน์การรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ทั้งชนิดท่ี 1 และ 

3b ด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase 

ผลกระทบด้านงบประมาณ (บาท) นโยบายป�จจุบัน นโยบายใหม่ 

Imiglucerase Velaglucerase 

สถานการณ์ป�จจุบันของการทำ HSCT  

ป�ท่ี 1 14,374,100 17,341,600 20,768,200 

ป�ท่ี 2 29,566,100 35,896,300 42,983,800 

ป�ท่ี 3 45,965,200 56,119,400 67,153,400 

ป�ท่ี 4 54,680,100 78,046,900 93,346,700 
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ผลกระทบด้านงบประมาณ (บาท) นโยบายป�จจุบัน นโยบายใหม่ 

Imiglucerase Velaglucerase 

ป�ท่ี 5  63,897,400 101,719,200 121,620,700 

ผลกระทบด้านงบประมาณรวม 5 ป� 208,482,900 289,123,400 345,872,800 

งบประมาณท่ีต้องลงทุนเพ่ิม  80,640,500 137,389,900 

สถานการณ์ท่ี 50% ของผู้ป่วยท่ีอาการดีข้ึนหลังการรักษาด้วย ERT ได้ทำ HSCT 

ป�ท่ี 1 14,374,100 17,341,600 20,768,200 

ป�ท่ี 2 29,566,100 35,896,300 42,983,800 

ป�ท่ี 3 45,965,200 55,919,800 66,903,000 

ป�ท่ี 4 54,680,100 77,258,400 92,375,800 

ป�ท่ี 5  63,897,400 99,829,400 119,314,300 

ผลกระทบด้านงบประมาณรวม 5 ป� 208,482,900 286,245,500 342,345,100 

งบประมาณท่ีต้องลงทุนเพ่ิม  77,762,600 133,862,200 

สถานการณ์ท่ีผู้ป่วยท้ังหมดท่ีอาการดีข้ึนหลังการรักษาด้วย ERT ได้ทำ HSCT 

ป�ท่ี 1 14,374,100 17,341,600 20,768,200 

ป�ท่ี 2 29,566,100 35,896,300 42,983,800 

ป�ท่ี 3 45,965,200 48,636,500 57,361,100 

ป�ท่ี 4 54,680,100 54,836,600 64,368,900 

ป�ท่ี 5  63,897,400 58,512,400 68,487,756 

ผลกระทบด้านงบประมาณรวม 5 ป� 208,482,900 215,223,400 253,969,700 

งบประมาณท่ีต้องลงทุนเพ่ิม  6,740,500 45,486,800 

aตัวเลขเป�นการป�ดเศษให้เป�นจำนวนเต็มท่ีใกล้เคียงท่ีสุด 

นอกจากนี้ คณะผู้วิจัยได้วิเคราะห์ผลกระทบด้านงบประมาณภายใต้สถานการณ์ท่ีผู้ป่วยได้รับยา ERT 

ตลอดชีวิต โดยไม่ได้ทำ HSCT เปรียบเทียบกับสถานการณ์ที่ผู้ป่วยที่อาการดีขึ้นจากการรักษาด้วย ERT ได้ทำ 

HSCT เพื่อเป�นข้อมูลเพิ่มเติมประกอบการตัดสินใจเชิงนโยบายและชี้ให้เห็นถึงภาระงบประมาณในระยะยาว

ของการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ หากไม่มีการเพ่ิมการเข้าถึง HSCT ซ่ึงผลการวิเคราะห์ในตารางท่ี 8 แสดงให้เห็น

ว่า การทำ HSCT สามารถลดผลกระทบด้านงบประมาณของผู้ป่วยในระยะยาวได้ 
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ตารางท่ี 8 ผลกระทบด้านงบประมาณภายใต้สถานการณ์ท่ีผู้ป่วยได้รับยา ERT ตลอดชีวิต โดยไม่ได้ทำ HSCT 

เปรียบเทียบกับสถานการณ์ท่ีผู้ป่วยท่ีอาการดีข้ึนจากการรักษาด้วย ERT ได้ทำ HSCT 

ผลกระทบงบประมาณรวมตั้งแต่ผู้ป่วย 

อายุ 6 – 50 ป� (บาท ต่อผู้ป่วย 1 ราย) 

โกเช่ร์ชนิดท่ี 1 โกเช่ร์ชนิดท่ี 3b 

สถานการณ์ท่ีผู้ป่วยได้รับยา ERT ตลอด

ชีวิต โดยไม่ได้ทำ HSCT 

346,209,400 264,578,500 

สถานการณ์ท่ีผู้ป่วยท่ีอาการดีข้ึนจากการ

รักษาด้วย ERT ได้ทำ HSCT 

292,186,800 157,221,700 

ความแตกต่างของงบประมาณรวม 54,022,600 107,356,800 

6. สรุปและอภิปรายผลการศึกษา 

การขยายข้อบ่งชี้สำหรับ ERT เพื่อรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 ให้ครอบคลุมผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิด 3b ใน

ประเทศไทยยังไม่มีความคุ้มค่าด้วยราคายาท่ีบริษัทเสนอต่อคณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแห่งชาติใน

ป�จจุบัน อย่างไรก็ตาม หากบริษัทยาสามารถลดราคา ERT ให้เหลือประมาณ 20,000 บาท ต่อ 1 vial (400 

U) หรือลดราคายาจากป�จจุบันลงประมาณ 60% จะทำให้นโยบายขยายสิทธิประโยชน์การรักษาผู้ป่วยโรคโก

เช่ร์ทั ้งชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย imiglucerase หรือ velaglucerase มีความคุ้มค่าเมื่อเทียบกับเกณฑ์ความ

คุ้มค่าของประเทศไทยที่กำหนดไว้ท่ี 160,000 บาทต่อป�สุขภาวะ ซึ่งหากเปรียบเทียบกับประมาณการสัดส่วน

กำไรต่อต้นทุนของเอ็นไซด์ในกลุ่มนี้ที่นักวิชาการในต่างประเทศคาดการณ์ว่าต้นทุนของยาคิดเป�น 10% ของ

ราคาจำหน่าย (43, 44) การต่อรองราคาให้อยู่ในเกณฑ์ดังกล่าวน่าจะเป�นไปได้ และสอดคล้องกับผลการ

อภิปรายในการประชุมกลุ่มผู้มีส่วนได้เสียเมื่อวันท่ี 16 พฤษภาคม พ.ศ. 2567 ที่ผ่านมา ที่ผู้แทนจากบริษัทยา

ท้ังสองแห่งยืนยันว่าการลดราคาให้อยู่ในระดับดังกล่าวเป�นไปได้และสอดคล้องกับนโยบายของบริษัทท้ังสองใน

การเพ่ิมการเข้าถึงยาของผู้ป่วยโรคหายากในกลุ่มนี้และผู้ป่วยอ่ืน ๆ ด้วย (31) 

เนื ่องจากยังไม่มีข้อมูลที ่ทำให้เชื ่อได้ว่าประสิทธิผลและความปลอดภัยของยาทั ้งสองชนิดคือ 

imiglucerase และ velaglucerase มีความแตกต่างกัน จึงควรพิจารณาให้ความสำคัญในการคัดเลือกยาเข้าสู่

บัญชียาหลักแห่งชาติจากราคายาท่ีบริษัทยาเสนอต่อรัฐบาลไทย โดยอาจพิจารณาเป�นสองทางเลือก ได้แก่  

ทางเลือกท่ี 1 พิจารณาให้ยาที่มีราคาต่ำสุดบรรจุในบัญชียาหลักแห่งชาติเพียงชนิดเดียว เพื่อให้

สอดคล้องกับนโยบาย ‘choosing one policy’ ของคณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแห่งชาติ และใน

ขณะเดียวกัน แพทย์ผู้เชี่ยวชาญเฉพาะทางในการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ได้ยืนยันในการประชุมกลุ่มผู้มีส่วนได้

เสียเมื ่อวันท่ี 16 พฤษภาคม พ.ศ. 2567 ว่า สามารถเลือกใช้ยาตัวใดตัวหนึ ่งได้ ถึงแม้ตนเองจะไม่มี

ประสบการณ์ในการใช้ยา velaglucerase ในผู้ป่วยไทยมาก่อนก็ตาม (31) ข้อดีของทางเลือกนี้ คือจะทำให้

บริษัทยาทั้งสองแข่งขันกันให้ข้อเสนอด้านราคาที ่ดีที ่สุดแก่รัฐบาลไทย อย่างไรก็ตาม ทางเลือกนี้อาจมี
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ข้อพิจารณาเป�นพิเศษสำหรับผู้ป่วยเก่าที่เคยได้รับการรักษาด้วย imiglucerase มาก่อนและตอบสนองต่อ

ผลการรักษาดี โดยเฉพาะผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b ท่ียังไม่มีการศึกษาแสดงประสิทธิผลของยาท้ังสองรายการ

แบบ head-to-head และประสิทธิผลกับความปลอดภัยของการเปลี่ยนการรักษาจาก imiglucerase เป�น 

velaglucerase เฉพาะผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b มาก่อน 

ทางเลือกท่ี 2 พิจารณาให้ยาทั้งสองรายการอยู่ในบัญชียาหลักแห่งชาติ โดยให้ยาที่บริษัทมีข้อเสนอ

ด้านราคาดีท่ีสุดเป�นยาทางเลือกแรกสำหรับผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ 3b รายใหม่ทุกราย และให้ยาอีกตัว

เป�นยาทางเลือกที่สองในกรณีที่ผู้ป่วยไม่ตอบสนองต่อยาทางเลือกแรกเท่านั้น ข้อดีของทางเลือกนี้ คือทำให้

แพทย์และผู้ป่วยมีทางเลือกในการรักษา และผู้ป่วยเก่าอาจไม่จำเป�นต้องเปลี่ยนยา หากยาเดิมท่ีเคยอยู่ในบัญชี

ยาหลักแห่งชาติไม่ใช่ยาที่มีข้อเสนอด้านราคาดีที่สุด อย่างไรก็ตาม ทางเลือกนี้จะเกิดแรงจูงใจน้อยกว่าสำหรับ

บริษัทยาในการเสนอราคายาที่ดีท่ีสุดให้แก่รัฐบาลไทย และอาจเกิดภาระด้านการบริหารจัดการที่สูงขึ้นจาก

การมียาท้ังสองชนิดในบัญชียาหลักแห่งชาติ อีกท้ัง ยังมีต้นทุนในการพิสูจน์ว่าผู้ป่วยไม่ตอบสนองต่อยาตัวใดตัว

หนึ่ง  

ทั้งนี้ คณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแห่งชาติและคณะทำงานต่อรองราคายาเพื่อบรรจุในบญัชี

ยาหลักแห่งชาติอาจไม่จำเป�นต้องตัดสินใจระหว่างสองทางเลือกนี้ในขั้นต้น แต่นำไปเป�นข้อมูลประกอบการ

พิจารณาและตัดสินใจเลือกทางเลือกใดทางเลือกหนึ่งในภายหลังจากได้รับข้อเสนอจากบริษัทยา 

นอกเหนือจากประเด็นเรื่องยาและราคายา ผลการศึกษานี้ยังแสดงให้เห็นความสำคัญในการเพิ่มการ

เข้าถึงการปลูกถ่ายเซลล์ต้นกำเนิดเม็ดโลหิต (HSCT) หรือการปลูกถ่ายไขกระดูกให้มากข้ึนกว่าป�จจุบัน เพราะ

นอกจากจะทำให้ผู้ป่วยหายขาดจากโรค ไม่จำเป�นต้องเดินทางมารับ ERT ที่โรงพยาบาลทุก ๆ สองสัปดาห์ไป

ตลอดชีวิตแล้ว การทำ HSCT จะส่งผลให้นโยบายการรักษาโรคโกเช่ร์ในประเทศไทยมีความคุ้มค่ามากยิ่งข้ึน 

ทั้งนี้ ผู้มีส่วนได้เสียเห็นว่าอุปสรรคต่อการเข้าถึง HSCT มีหลายสาเหตุและมีความซับซ้อน ตั้งแต่ความพร้อม

ของบุคลากรทางการแพทย์ท่ียังมีจำนวนจำกัด การกระจุกตัวของหน่วยบริการ HSCT เฉพาะในโรงเรียนแพทย์

และโรงพยาบาลขนาดใหญ่เพียงบางแห่งเท่านั้น ขีดความสามารถในการหาผู้ใหบ้ริจาคท่ีเข้ากันได้ดีกับผู้ป่วยโก

เช่ร์ ไปจนถึงการทำให้เกิดแรงจูงใจในการทำ HSCT สำหรับผู้ป่วยและผู้ปกครอง โดยเฉพาะในโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 

เพราะผู้ป่วยมีทางเลือกในการรักษาด้วย ERT ซ่ึงได้ผลดีและมีความปลอดภัยสูงในระยะสั้นอยู่แล้ว ด้วยเหตุผล

ดังกล่าวทำให้ที่ประชุมผู้มีส่วนได้เสียเสนอให้มีการจัดตั้งคณะกรรมการใหม่ขึ้นมาหนึ่งชุดภาตใต้คณะทำงาน

พัฒนาระบบการดแูลรักษาโรคหายาก เพ่ือพัฒนาการบริหารจัดการและเป�นศูนย์กลางในการจัดบริการสำหรับ

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์แบบองค์รวม รวมถึงการจัดทำข้อเสนอเพ่ือให้ผู้ป่วยโกเช่ร์เข้าถึง HSCT เพ่ิมข้ึน (31) 

จากการทบทวนการประเมินความคุ้มค่าของยารักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ในต่างประเทศ ยังไม่พบว่ามี

งานวิจัยท่ีตอบคำถามเรื่อง ความคุ้มค่าของการขยายสิทธิ์ในการเข้าถึงยารักษาโรคโกเช่ร์จากชนิดท่ี 1 เป�นชนิด

ท่ี 3b งานวิจัยนี้จึงนับเป�นการศึกษาชิ้นแรกในโลกที่ตอบคำถามเชิงนโยบายดังกล่าว ทั้งนี้ Eleni Ioanna 
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Katsigianni และ Panagiotis Petrou (45) ได้ทบทวนวรรณกรรมอย่างเป�นระบบของงานวิจัยที ่ทำการ

ประเมินความคุ้มค่าของการรักษาด้วย ERT ในผู้ป่วยกลุ่มโรค lysosomal storage diseases และรายงานว่า

ตั้งแต่อดีตจนถึงป� พ.ศ. 2555 มีงานวิจัยเพียงชิ้นเดียวท่ีศึกษาความคุ้มค่าของ ERT ในรักษาโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 

ในประเทศเนเธอร์แลนด์ ซ่ึงเป�นการศึกษาของ Laura van Dussen และคณะ พบว่า การรักษาด้วย ERT มีค่า 

ICER ต่อป�สุขภาวะประมาณ 432,000 เหรียญยูโร โดยค่ายาเป�นป�จจัยท่ีมีอิทธิพลต่อความคุ้มค่าเป�นอย่างมาก 

ตามด้วยการใช้อัตราลดต้นทุนและป�สุขภาวะท่ีเกิดข้ึนในอนาคต (46) ซ่ึงสอดคล้องกับผลการศึกษานี้ท่ีแสดงให้

เห็นถึงความสัมพันธ์ของป�จจัยดังกล่าวกับผลของความคุ้มค่าของนโยบายขยายสิทธิประโยชน์การรักษาผู้ป่วย

โรคโกเช่ร์ท้ังชนิดท่ี 1 และ 3b ด้วย ERT ในประเทศไทย เนื่องจากกรอบเวลาของการประเมินความคุ้มค่าของ

การศึกษานี้เริ่มต้นในผู้ป่วยเด็กและครอบคลุมตลอดอายุขัยของผู้ป่วย ดังนั้น อัตราลดจึงเป�นป�จจัยหนึ่งท่ีมีอิทธิ

ผลต่อผลของความคุ้มค่า อย่างไรก็ตาม อัตราลดเป�นข้อจำกัดทางระเบียบวิธีวิจัยท่ีไม่สามารถเปลี่ยนแปลงได้ 

แต่นักวิจัยได้วิเคราะห์โดยใช้อัตราลดตามข้อเสนอแนะของคู่มือการประเมินเทคโนโลยีด้านสุขภาพสำหรับ

ประเทศไทย ท้ังในการวิเคราะห์กรณี base case analysis และการวิเคราะห์ความไว 

การศึกษานี้มีข้อจำกัดด้านจำนวนกลุ่มตัวอย่าง เนื่องจากผู้ป่วยโรคโกเช่ร์เป�นผู้ป่วยโรคหายากจึงมี

ขนาดตัวอย่างเล็กเมื่อเปรียบเทียบกับขนาดตัวอย่างในการประเมินความคุ้มค่าในกรณีอื่น ๆ ข้อมูลผู้ป่วย

จำนวน 24 รายที่ใช้ในการศึกษานี้นับเป�นฐานข้อมูลที่ครอบคลุมสถาบันที่ให้การดูแลรักษาโรคโกเช่ร์อย่าง

กว้างขวางมากที่สุดในประเทศไทยแล้ว นอกจากนี้ ข้อมูลประสิทธิผลของการรักษาด้วย ERT และ HSCT ใน

ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ของประเทศไทยและในต่างประเทศในระยะยาว เช่น 30-50 ป�ยังมีจำกัด จึงเป�นที่มาของ

ข้อเสนอแนะข้อหนึ่งท่ีควรจัดให้มีระบบติดตามผลการศึกษาผู้ป่วยในประเทศไทย เพ่ือให้เข้าใจตัวแปรเหล่านี้ท่ี

มีผลต่อความคุ้มค่าของนโยบายในระยะยาว รวมถึงตัวแปรด้านค่าอรรถประโยชน์ที่มีผลต่อความคุ้มค่าเป�น

อันดับต้น ๆ ซึ่งหากในอนาคตมีจำนวนผู้ป่วยที่เข้าถึงการรักษาโรคโกเช่ร์มากขึ้น จำนวนกลุ่มตัวอย่างก็จะมี

มากขึ้น ทั้งนี้ ระบบติดตามผลการศึกษาผู้ป่วยในประเทศไทยอาจอยู่ภายใต้ขอบเขตของคณะกรรมการที่จะ

จัดตั้งข้ึนมาในอนาคต  

ป�จจุบันยังไม่มีงานวิจัยที่มีคุณภาพเพื่อเปรียบเทียบประสิทธิผลของการรักษาด้วยยาทั้งสองชนิดแบบ 

head-to-head ในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3 จึงทำให้ไม่สามารถเปรียบเทียบความคุ้มค่าของ imiglucerase 

และ velaglucerase ได้อย่างตรงไปตรงมา คณะผู้วิจัยจึงตั้งสมมติฐานว่ายาทั ้งสองชนิดให้ผลด้านความ

ปลอดภัยและประสิทธิผลเท่ากันทุกประการตามข้อเท็จจริงจากงานวิจัยเชิงทดลองที่ดำเนินการในโรคโกเช่ร์

ชนิดที่ 1 แต่หากมีข้อมูลใหม่ในอนาคตที่แตกต่างจากสมมติฐานนี้ ควรทำการวิเคราะห์ความคุ้มค่าของ

การศึกษานี้ใหม่อีกครั้งเพ่ือพิจารณาว่าข้อเสนอแนะเชิงนโยบายท่ีให้ไว้ยังเป�นจริงอยู่หรือไม่  

ต้นทุนตรงทางการแพทย์ที่ไม่ใช่ค่ายา ERT ได้มาจากการเก็บข้อมูลทุติยภูมิย้อนหลังจากฐานข้อมูล

ของโรงพยาบาลที่เข้าร่วมในงานวิจัยทั้ง 6 แห่ง ซึ่งเป�นราคาเรียกเก็บ (charge) ไม่ได้มีการแปลงมูลค่าราคา
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เรียกเก็บเป�นต้นทุน เนื่องจากไม่มีค่าอ้างอิงของอัตราส่วนต้นทุน-ค่าบริการ (ratio of cost to charge) ของ

โรงพยาบาลที่เข้าร่วมในการศึกษานี้และในกลุ่มผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ อย่างไรก็ตาม ต้นทุนตรงทางการแพทย์ส่วน

ใหญ่ในการศึกษานี้เป�นต้นทุนค่ายา ERT ดังนั้น การแปลงมูลค่าราคาเรียกเก็บเป�นต้นทุนจะไม่มีผลต่อข้อสรุป

ของการศึกษานี้  

สุดท้าย HSCT หรือการปลูกถ่ายไขกระดูกมีหลายชนิด เช่น matched related donor, matched 

unrelated donor และ haploidentical bone marrow transplantation ซึ ่งมีต ้นทุนและประสิทธ ิผล

แตกต่างกัน แต่เนื่องจากงานวิจัยนี้ไม่ได้ออกแบบมาเพื่อพิจารณาความคุ้มค่าของมาตรการการปลูกถ่ายไข

กระดูกในแต่ละชนิด ทำให้คณะผู้วิจัยใช้ต้นทุนและผลลัพธ์ของการปลูกถ่ายไขกระดูกแบบรวมเฉลี่ยกันไป 

ดังนั้น หากผู้กำหนดนโยบายต้องการทราบต้นทุนประสิทธิผลของการปลูกถ่ายไขกระดูกในแต่ละชนิดอาจต้อง

จัดให้มีการศึกษาเพ่ิมเติมในอนาคต 
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ภาคผนวก 

ภาคผนวก 1 แบบบันทึกข้อมูลสำหรับการวิจัย (Case record form)  

ประชากรที่ศึกษา คือ ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b ที่ได้รับการวินิจฉัยโดยแพทย์ผู้เชี่ยวชาญเฉพาะทาง

ของโรงพยาบาลท่ีเข้าร่วมงานวิจัยและสามารถสืบค้นประวัติการรักษาในโรงพยาบาลท่ีเข้าร่วมงานวิจัยได้อย่าง

น้อย 12  เดือนย้อนหลัง ไม่ว่าผู้ป่วยนั้นยังมีชีวิตอยู่หรือเสียชีวิตไปก่อนหน้านี้แล้ว  

แบบสอบถาม ประกอบด้วย ข้อมูล (ผู้ป่วยรายบุคคล) ด้านผลลัพธ์ทางสุขภาพของผู้ป่วยและต้นทุนการรักษา

โรค (ท่ีเก่ียวข้องกับการรักษาโรคโกเช่ร์เท่านั้น) โดยแบ่งเป�น 

 ส่วนท่ี 1: ข้อมูลท่ัวไปและข้อมูลทางคลินิกของผู้ป่วย 

ส่วนท่ี 2: ข้อมูลการเข้ารับการรักษาโรคโกเช่ร์แบบผู้ป่วยใน 

 ส่วนท่ี 3: ข้อมูลการติดตามการรักษาผู้ป่วยโรคโกเช่ร์แบบผู้ป่วยนอก (follow up)  

 ส่วนที่ 4: ข้อมูลการเข้ารับการรักษาด้วยการปลูกถ่ายเซลล์ต้นกำเนิดเม็ดโลหิต (Hematopoietic 

stem cell transplantation หรือ HSCT)  

ชื่อโรงพยาบาลท่ีให้ข้อมูล .................................................................... 

ชื่อแพทย์ผู้ให้ข้อมูล .................................................................... 

ลำดับ รายการข้อมูล ตัวอย่างข้อมูล (รูปแบบข้อมูล) 

ข้อมูลส่วนท่ี 1: ข้อมูลท่ัวไปของผู้ป่วย 

1 รหัสผู้ป่วย (study id) (number) 

2 เพศ ชาย/ หญิง 

3 วันเดือนป�เกิด  วัน/เดือน/ป�พ.ศ. 

4 การวินิจฉัยชนิดของโกเช่ร ์ ชนิดท่ี 1/ ชนิดท่ี 3b 

5 Intervention ท่ีผู้ป่วยได้รับ รักษาตามอาการ (ไม่ได้รับ ERT)/ ได้รับ 
imiglucerase/ ได้รับ velaglucerase 

6 วันเดือนป�ท่ีเริ่มรักษาด้วย ERT วัน/เดือน/ป�พ.ศ. 

7 สถานะทางสุขภาพของผู้ป่วย (clinical 
course/outcome) สำหรับผูป้่วยท่ีไม่ได้ทำ 
HSCT หรือก่อนทำ HSCT  
 

รักษา
หายขาด 

เสียชีวิต symptom-
free หรือ 
improved 

symptomatic 

ระบุวัน/เดือน/ป�พ.ศ.ท่ีเกิดเหตุการณ์     

8 ในกรณีท่ีผู้ป่วยขาดการติดต่อให้ระบุวันเดือนป�
พ.ศ.ท่ีได้ติดต่อกับผู้ป่วย 

วัน/เดือน/ป�พ.ศ. 

ข้อมูลส่วนท่ี 2: ข้อมูลการเข้ารับการรักษาแบบผู้ป่วยในท่ีไม่เกี่ยวกับการให้ ERT  
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ลำดับ รายการข้อมูล ตัวอย่างข้อมูล (รูปแบบข้อมูล) 

- กรณีที่ไม่ได้รับ ERT ถ้ายังมีชีวิตอยู่ให้เก็บข้อมูลย้อนหลัง 12 เดือน นับจากเดือนสิงหาคม พ.ศ. 2565 ถึง

เดือนกรกฎาคม พ.ศ. 2566 หรือถ้าเสียชีวิตแล้วให้เก็บข้อมูลย้อนหลัง 12 เดือนก่อนเสียชีวิต  

- กรณีที่มีข้อบ่งชี้ตามเกณฑ์การรักษา ซึ่งพิจารณาโดยแพทย์ผู้เชี่ยวชาญเฉพาะทางของโรงพยาบาลที่เข้า

ร่วมงานวิจัย และได้รับ ERT แต่ไม่ได้รับการปลูกถ่ายเซลล์ต้นกำเนิดเม็ดโลหิต (HSCT) ให้เก็บข้อมูล

ย้อนหลัง 12 เดือน นับจากเดือนสิงหาคม พ.ศ. 2565 ถึงเดือนกรกฎาคม พ.ศ. 2566 หรือถ้าเสียชีวิตแล้ว

ให้เก็บข้อมูลย้อนหลัง 12 เดือนก่อนเสียชีวิต 

- กรณีได้รับ ERT และทำ HSCT ใหเ้ก็บข้อมูลย้อนหลงั 12 เดือน ก่อนการทำ HSCT  

 ครั้งท่ีของ admission 1 2 3 4 5 6 7 8 9 10 11 12 

9 จำนวนวันนอน (วัน) ในแต่ละ admission  
หากไม่มี admission ให้ใส่ศูนย์หรือหากไม่
ทราบข้อมูลส่วนนี้ให้ใส่ 99 และข้ามไปตอบข้อ
ท่ี 11 

            

10 ต้นทุนรวม (บาท ต่อ admission) ท่ีไม่รวมค่า
ยา ERT 

            

ส่วนท่ี 3: ข้อมูลการติดตามการรักษาผู้ป่วยแบบผู้ป่วยนอกท่ีไม่เกี่ยวกับการให้ ERT  

- กรณีที่ไม่ได้รับ ERT ถ้ายังมีชีวิตอยู่ให้เก็บข้อมูลย้อนหลัง 12 เดือน นับจากเดือนสิงหาคม พ.ศ. 2565 ถึง

เดือนกรกฎาคม พ.ศ. 2566 หรือถ้าเสียชีวิตแล้วให้เก็บข้อมูลย้อนหลัง 12 เดือนก่อนเสียชีวิต  

- กรณีที่มีข้อบ่งชี้ตามเกณฑ์การรักษา ซึ่งพิจารณาโดยแพทย์ผู้เชี่ยวชาญเฉพาะทางของโรงพยาบาลที่เข้า

ร่วมงานวิจัย และได้รับ ERT แต่ไม่ได้รับการปลูกถ่ายเซลล์ต้นกำเนิดเม็ดโลหิต (HSCT) ให้เก็บข้อมูล

ย้อนหลัง 12 เดือน นับจากเดือนสิงหาคม พ.ศ. 2565 ถึงเดือนกรกฎาคม พ.ศ. 2566 หรือถ้าเสียชีวิตแล้ว

ให้เก็บข้อมูลย้อนหลัง 12 เดือนก่อนเสียชีวิต 

- กรณีได้รับ ERT และทำ HSCT ให้เก็บข้อมูลย้อนหลัง 12 เดือน ก่อนการทำ HSCT 

11 จำนวนครั้งของ OPD visit ในระยะเวลา 12 
เดือนรวมกัน 
หากไม่มีให้ใส่ศูนย์หรือหากไม่ทราบข้อมูลส่วน
นี้ให้ใส่ 99 และข้ามไปตอบข้อท่ี 13 

 

12 ต้นทุนรวมของ OPD visit (บาท) ท่ีไม่รวมค่า
ยา ERT โดยหากมีมากกว่า 1 ครั้ง ให้คำนวณ
ต้นทุนท้ังหมดของจำนวน OPD visits ใน
ระยะเวลา 12 เดือนรวมกัน 

 

ส่วนท่ี 4: ข้อมูลการเข้ารับการรักษาด้วยการปลูกถ่ายเซลล์ต้นกำเนิดเม็ดโลหิต (HSCT) 

13 วันท่ีเข้ารับการรักษาด้วย HSCT (DD/MM/YYY) 

14 จำนวนวันนอน (วัน) (number) 

15 ต้นทุนรวมของการทำ HSCT (บาท) (บาท) 
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ลำดับ รายการข้อมูล ตัวอย่างข้อมูล (รูปแบบข้อมูล) 

16 สถานะทางสุขภาพของผู้ป่วย (clinical 
course/outcome) หลังทำ HSCT  

 

รักษา
หายขาด 

เสียชีวิต symptom-
free หรือ 
improved 

symptomatic 

ระบุวัน/เดือน/ป�พ.ศ.ท่ีเกิดเหตุการณ์     

 ครั้งท่ี 1 2 3 4 5 6 7 8 9 10 11 12 

17 จำนวนวันนอน (วัน) 
หากไม่มี admission ให้ใส่ศูนย์หรือหากไม่
ทราบข้อมูลส่วนนี้ให้ใส่ 99 

            

18 ต้นทุนรวม (บาท ต่อ admission) ท่ีไม่รวมค่า
ยา ERT 

            

19 จำนวนครั้งของ OPD visit เป�นระยะเวลา 12 
เดือนรวมกัน นับจากวันท่ี discharge จากการ
ทำ HSCT  

(number) 

20 ต้นทุนรวมของการติดตามการรักษาผู้ป่วย 
(บาท) ท่ีไม่รวมค่ายา ERT โดยหากมีมากกว่า 
1 ครั้ง ให้คำนวณต้นทุนท้ังหมดของจำนวน 
OPD visits เป�นระยะเวลา 12 เดือนรวมกัน 
นับจากวันท่ี discharge จากการทำ HSCT 

(บาท) 

นิยามของ symptom-free ในโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 และ improved ในโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b ดังตารางท่ี 2 ในระเบียบวิธีวิจัย 
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ภาคผนวก 2 แบบสอบถามต้นทุนทางตรงท่ีไม่ใช่ทางการแพทย์ของผู้ป่วยและญาติ 

ประชากรที่ศึกษา คือ ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b ที่มีบ่งชี้ตามเกณฑ์การรักษา ซึ่งพิจารณาโดยแพทย์

ผู้เชี่ยวชาญเฉพาะทางของโรงพยาบาลท่ีเข้าร่วมงานวิจัย 

แบบสอบถาม ประกอบด้วย ข้อมูล (ผู้ป่วยรายบุคคล) ด้านผลลัพธ์ทางสุขภาพของผู้ป่วยและต้นทุนการรักษา

โรค (ท่ีเก่ียวข้องกับการรักษาโรคโกเช่ร์เท่านั้น) โดยแบ่งเป�น 

 ส่วนท่ี 1: ข้อมูลท่ัวไปของผู้ป่วย 

ส่วนท่ี 2: ข้อมูลต้นทุนทางตรงท่ีไม่ใช่ทางการแพทย์ของผู้ป่วยและญาติ 

ชื่อโรงพยาบาลท่ีเก็บข้อมูล .................................................................... 

ผู้ให้ข้อมูล คือ 1.ผู้ป่วย   2.ญาติ มีความสัมพันธ์กับผู้ป่วย โดยเป�น ......................ของผู้ป่วย 

ลำดับ รายการข้อมูล ตัวอย่างข้อมูล (รูปแบบข้อมูล) 

ข้อมูลส่วนท่ี 1: ข้อมูลท่ัวไปของผู้ป่วย 

1 รหัสผู้ป่วย (study id) (number) 

2 เพศ ชาย/ หญิง 

3 อายปุ�จจุบัน (number เดือน/ ป�) 

4 การวินิจฉัยชนิดของโกเช่ร ์ ชนิดท่ี 1/ ชนิดท่ี 3b  

5 Intervention ท่ีผู้ป่วยได้รับ ประคับประคอง/ imiglucerase/ 
velaglucerase 

6 ผู้ป่วยได้รับการรักษาด้วย HSCT แล้วหรือไม่ ใช/่ ไม่ 

7 สถานะผู้ป่วย ณ ป�จจุบัน symptom-free/ symptomatic/ death/ 
recovery/ อ่ืน ๆ โปรดระบุ 

ข้อมูลส่วนท่ี 2: ข้อมูลต้นทุนทางตรงท่ีไม่ใช่ทางการแพทย์ของผู้ป่วยและญาติ 

กรณีการรักษาแบบผู้ป่วยใน 

8 การเดินทางของผู้ป่วยค่าเดินทางไป-กลับของผู้ป่วยโดย
เฉลี่ยต่อครั้ง 
(กรณีเดินทางไป-กลับพร้อมญาติ/ผู้ดูแลให้คิดค่าเฉลี่ยต่อ
คน เฉพาะของผู้ป่วย) 

(บาท) 

9 การดูแลผู้ป่วยท่ีโรงพยาบาลของญาต/ิ ผู้ดูแลท่ีมาดูแล
ผูป้่วยระหว่างนอนโรงพยาบาล (ญาต/ิ ผู้ดูแลหลัก)  

 

 9.1 ความถ่ีในการมาดูแล    โปรดระบ ุ

 9.2 ระยะเวลาท่ีใช้ต่อวัน   ครึ่งวันหรือน้อยกว่าครึ่งวัน/ มากกว่าครึ่งวัน
หรือเต็มวัน 
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ลำดับ รายการข้อมูล ตัวอย่างข้อมูล (รูปแบบข้อมูล) 

 9.3 ค่าเดินทางไป-กลับโรงพยาบาล โดยเฉลี่ยต่อครั้ง (บาท) 

 9.4 การประกอบอาชีพ ไม่ได้ทำงาน/ ไม่ขาดงาน/ หยุดงานชั่วคราว  

 9.5 กรณี 9.4 ตอบหยุดงานชั่วคราว ท่านสูญเสียรายได้
หรือไม่ 

ไม่สูญเสียรายได้/ สูญเสียรายได้เฉลี่ย (บาท) 
ต่อครั้งท่ีผู้ป่วยเข้ารักษาแบบผู้ป่วยใน 

 9.6 ญาตติ้องจ่ายค่าท่ีพักหรือไม่ ไม่มีการค้างคืน/ ค้างคืนแต่ไม่ต้องจ่ายค่าท่ี
พัก/ ค้างคืนและจ่ายค่าท่ีพัก เฉลี่ย (บาท) 
ต่อครั้ง 

10 ค่าอาหารส่วนท่ีเพ่ิมข้ึนจากชีวิตปกติของผู้ป่วยท่ีมารับการ
รักษาท่ีโรงพยาบาล (ต่อวัน) 

(บาท)  

11 ค่าอาหารส่วนท่ีเพ่ิมข้ึนจากชีวิตปกติของญาติหรือผู้ดูแล
หลักท่ีพาผู้ป่วยมารับการรักษาท่ีโรงพยาบาล (ต่อวัน) 

(บาท) 

กรณีการรักษาแบบผู้ป่วยนอก 

12 ค่าเดินทางในการเดินทางไป-กลับโรงพยาบาล (ต่อครั้งไป
และกลับ) 

 

 12.1 ผู้ป่วย (กรณีเดินทางไป-กลับพร้อมญาต/ิผู้ดูแลให้คิด
ค่าเฉลี่ยต่อคน) 

(บาท) 

 12.2 ญาติ (บาท) 

13 การขาดงานเนื่องจากการมารับการรักษาท่ีโรงพยาบาล
ของญาติ 

 

 13.1 การประกอบอาชีพ ไม่ได้ทำงาน/ ไม่ขาดงาน/ หยุดงานชั่วคราว  

 13.2 กรณี 13.1 ตอบหยุดงานชั่วคราว ท่านสูญเสียรายได้
หรือไม่ 

ไม่สูญเสียรายได้/ สูญเสียรายได้เฉลี่ย (บาท) 
ต่อครั้งท่ีผู้ป่วยเข้ารักษาแบบผู้ป่วยใน 

14 ค่าอาหารส่วนท่ีเพ่ิมข้ึนจากชีวิตปกติของผู้ป่วยท่ีมารับการ
รักษาท่ีโรงพยาบาล (ต่อวัน) 

(บาท)  

15 ค่าอาหารส่วนท่ีเพ่ิมข้ึนจากชีวิตปกติของญาติหรือผู้ดูแล
หลักท่ีพาผู้ป่วยมารับการรักษาท่ีโรงพยาบาล (ต่อวัน) 

(บาท) 

16 ในการมารับการรักษาท่ีโรงพยาบาล ผู้ป่วยต้องจ่ายค่าท่ีพัก
หรือไม่ 

ไม่มีการค้างคืน/ ค้างคืนแต่ไม่ต้องจ่ายค่าท่ี
พัก/ ค้างคืนและจ่ายค่าท่ีพัก เฉลี่ย (บาท) 
ต่อครั้ง 

17 ในการมารับการรักษาท่ีโรงพยาบาล ญาตติ้องจ่ายค่าท่ีพัก
หรือไม่ 

ไม่มีการค้างคืน/ ค้างคืนแต่ไม่ต้องจ่ายค่าท่ี
พัก/ ค้างคืนและจ่ายค่าท่ีพัก เฉลี่ย (บาท) 
ต่อครั้ง 
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ภาคผนวก 3 แบบสอบถามคุณภาพชีวิตของผู้ป่วย 

ประชากรที่ศึกษา คือ ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดที่ 1 และ 3b ที่มีบ่งชี้ตามเกณฑ์การรักษา ซึ่งพิจารณาโดยแพทย์

ผู้เชี่ยวชาญเฉพาะทางของโรงพยาบาลท่ีเข้าร่วมงานวิจัย 

แบบสอบถาม ประกอบด้วย ข้อมูล (ผู้ป่วยรายบุคคล) ด้านผลลัพธ์ทางสุขภาพของผู้ป่วยและต้นทุนการรักษา

โรค (ท่ีเก่ียวข้องกับการรักษาโรคโกเช่ร์เท่านั้น) โดยแบ่งเป�น 

 ส่วนท่ี 1: ข้อมูลท่ัวไปของผู้ป่วย 

ส่วนท่ี 2: แบบสอบถามเรื่องสุขภาพ EQ-5D แบ่งเป�น 

o EQ-5D-Y-3L สำหรับผู้ป่วยอายุต่ำกว่า 11 ป�  

o EQ-5D-5L สำหรับผู ้ป่วยอายุตั ้งแต่ 12 ป� ขึ ้นไป (แบบตอบด้วยตนเองหรือตัวแทน/ผู ้ด ูแล

สุขภาพ) 

ชื่อโรงพยาบาลท่ีเก็บข้อมูล .................................................................... 

ผู้ให้ข้อมูล คือ 1.ผู้ป่วย   2.ญาติ มีความสัมพันธ์กับผู้ป่วย โดยเป�น ......................ของผู้ป่วย 

ลำดับ รายการข้อมูล ตัวอย่างข้อมูล (รูปแบบข้อมูล) 

ข้อมูลส่วนท่ี 1: ข้อมูลท่ัวไปของผู้ป่วย 

1 รหัสประจำตัวผู้ป่วย (Patient id) (number) 

2 เพศ ชาย/ หญิง 

3 อาย ุ (number) เดือน/ ป� 

4 การวินิจฉัยชนิดของโกเช่ร ์ ชนิดท่ี 1/ ชนิดท่ี 3b  

5 Intervention ท่ีผู้ป่วยได้รับ ประคับประคอง/ imiglucerase/ 
velaglucerase 

6 ผู้ป่วยได้รับการรักษาด้วย HSCT แล้วหรือไม่ ใช/่ ไม่ 

7 สถานะผู้ป่วย ณ ป�จจุบัน symptom-free/ symptomatic/ death/ 
recovery/ อ่ืน ๆ โปรดระบุ 

 

ส่วนท่ี 2: แบบสอบถามเรื่องสุขภาพ EQ-5D 
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แบบสอบถามเรือ่งสขุภาพ 

 
 

ฉบบัภาษาไทยสําหรบัใชใ้นประเทศไทย 
 

(Thai version for Thailand) 
 

ฉบบัตวัแทนของ EQ-5D-Y: 1 
(วัตถปุระสงคข์องแบบสอบถามน้ีคอื เพือ่สํารวจวา่ผูด้แูลเด็กหรอืคนทีรู่จ้กัเด็กเป็นอยา่งด ี(ตัวแทน) 
จะประเมนิสขุภาพของเด็กอยา่งไร ตัวแทนไมค่วรตอบคําถามแทนเด็ก แตค่วรประเมนิสขุภาพของ

เด็กตามทีต่ัวแทนเห็น) 
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EQ-5D-Y 

 

ชว่ยบอกเกีย่วกบัสขุภาพในวนันีข้อง
เด็ก 

 

ในแตล่ะหัวขอ้ กรณุาทําเครือ่งหมายถกูในชอ่งวา่งเพยีงชอ่งเดยีวทีค่ณุคดิวา่ตรงกบัสขุภาพในวนันี้
ของเด็กมากทีส่ดุ 
  

การเคลือ่นไหวได ้(เวลาเดนิไปมา)  

เขา/เธอไมม่ปัีญหาเวลาเดนิไปมา  

เขา/เธอมปัีญหาอยูบ่า้งเวลาเดนิไปมา  

เขา/เธอมปัีญหาอยา่งมากเวลาเดนิไปมา  
  

การดแูลตวัเขา/ตวัเธอเอง   
เขา/เธอไมม่ปัีญหาเวลาอาบน้ําหรอืแตง่ตัวใหก้บัตัวเอง  

เขา/เธอมปัีญหาอยูบ่า้งเวลาอาบน้ําหรอืแตง่ตัวใหก้บัตัวเอง  

เขา/เธอมปัีญหาอยา่งมากเวลาอาบน้ําหรอืแตง่ตัวใหก้บัตัวเอง  
  

การทํากจิกรรมทีท่ําเป็นประจํา (เชน่ การไปโรงเรยีน การทํางานอดเิรก  
การเลน่กฬีาหรอืเลน่เกมส ์การทําอะไร ๆ กบัครอบครัวหรอืเพือ่น)  
เขา/เธอไมม่ปัีญหาเวลาทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจําของเขา/เธอ  

เขา/เธอมปัีญหาอยูบ่า้งเวลาทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจําของเขา/เธอ  

เขา/เธอมปัีญหาอยา่งมากเวลาทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจําของเขา/เธอ  
  

ความเจ็บปวดหรอืรูส้กึไมส่บาย  
เขา/เธอไมม่อีาการเจ็บปวดหรอืรูส้กึไมส่บาย  

เขา/เธอมอีาการเจ็บปวดหรอืรูส้กึไมส่บายอยูบ่า้ง  

เขา/เธอมอีาการเจ็บปวดหรอืรูส้กึไมส่บายอยา่งมาก  
  

ความรูส้กึกงัวล เศรา้ หรอืไมม่คีวามสขุ  
เขา/เธอไมรู่ส้กึกงัวล เศรา้ หรอืไมม่คีวามสขุ  

เขา/เธอรูส้กึกงัวล เศรา้ หรอืไมม่คีวามสขุอยูบ่า้ง  

เขา/เธอรูส้กึกงัวล เศรา้ หรอืไมม่คีวามสขุอยา่งมาก  
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สขุภาพของเด็กในวนันี ้ดแีคไ่หน 
 

• เราอยากรูว้า่ คณุคดิวา่สขุภาพของเด็กในวันน้ี ดหีรอืแยแ่คไ่หน 

• เสน้ตรงเสน้น้ีมหีมายเลขตัง้แต ่0 ถงึ 100 

• 100 หมายถงึ สขุภาพทีด่ทีีส่ดุเทา่ทีค่ณุจะสามารถนกึคดิเอาได ้
0 หมายถงึ สขุภาพทีแ่ยท่ีส่ดุเทา่ทีค่ณุจะสามารถนกึคดิเอาได ้

• กรณุากา (X) ทับบนเสน้ตรงเสน้น้ี เพือ่แสดงวา่ คุณคดิวา่สขุภาพ
ของเด็กในวนันี ้ดหีรอืแยแ่คไ่หน 

สขุภาพทีด่ทีีส่ดุ
เทา่ทีค่ณุจะสามารถ

นกึคดิเอาได ้

สขุภาพทีแ่ย่ทีส่ดุ
เทา่ทีค่ณุจะสามารถ

นกึคดิเอาได ้
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แบบสอบถามเรือ่งสขุภาพ 

 
 

ฉบบัภาษาไทยสําหรบัใชใ้นประเทศไทย 
 

(Thai version for Thailand) 
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ในแตล่ะหัวขอ้ กรณุาทําเครือ่งหมาย  ลงในชอ่งสีเ่หลีย่ม เพยีงชอ่งเดยีว ทีต่รงกบัสขุภาพ
ของทา่นในวนันี ้มากทีส่ดุ. 

การเคลือ่นไหว  
ขา้พเจา้ไมม่ปัีญหาในการเดนิ  
ขา้พเจา้มปัีญหาในการเดนิเล็กนอ้ย  
ขา้พเจา้มปัีญหาในการเดนิปานกลาง  
ขา้พเจา้มปัีญหาในการเดนิอยา่งมาก  
ขา้พเจา้เดนิไมไ่ด ้  
การดแูลตนเอง  
ขา้พเจา้ไมม่ปัีญหาในการอาบน้ํา หรอืใสเ่สือ้ผา้ดว้ยตนเอง  
ขา้พเจา้มปัีญหาในการอาบน้ํา หรอืใสเ่สือ้ผา้ดว้ยตนเองเล็กนอ้ย  
ขา้พเจา้มปัีญหาในการอาบน้ํา หรอืใสเ่สือ้ผา้ดว้ยตนเองปานกลาง  
ขา้พเจา้มปัีญหาในการอาบน้ํา หรอืใสเ่สือ้ผา้ดว้ยตนเองอยา่งมาก  
ขา้พเจา้อาบน้ํา หรอืใสเ่สือ้ผา้ดว้ยตนเองไมไ่ด ้  

กจิกรรมทีท่ําเป็นประจํา (เชน่  ทํางาน, เรยีนหนังสอื, ทํางานบา้น,  กจิกรรมใน
ครอบครัว หรอืกจิกรรมยามวา่ง)  
ขา้พเจา้ไมม่ปัีญหาในการทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจํา  
ขา้พเจา้มปัีญหาในการทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจําเลก็นอ้ย  
ขา้พเจา้มปัีญหาในการทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจําปานกลาง  
ขา้พเจา้มปัีญหาในการทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจําอยา่งมาก  
ขา้พเจา้ทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจําไมไ่ด ้  

อาการเจ็บปวด / อาการไมส่บายตวั  
ขา้พเจา้ไมม่อีาการเจ็บปวดหรอือาการไมส่บายตัว  
ขา้พเจา้มอีาการเจ็บปวดหรอือาการไมส่บายตัวเลก็นอ้ย  
ขา้พเจา้มอีาการเจ็บปวดหรอือาการไมส่บายตัวปานกลาง  
ขา้พเจา้มอีาการเจ็บปวดหรอือาการไมส่บายตัวอยา่งมาก  
ขา้พเจา้มอีาการเจ็บปวดหรอือาการไมส่บายตัวอยา่งมากทีส่ดุ  

ความวติกกงัวล / ความซมึเศรา้  
ขา้พเจา้ไมรู่ส้กึวติกกงัวลหรอืซมึเศรา้  
ขา้พเจา้รูส้กึวติกกงัวลหรอืซมึเศรา้เล็กนอ้ย  
ขา้พเจา้รูส้กึวติกกงัวลหรอืซมึเศรา้ปานกลาง  
ขา้พเจา้รูส้กึวติกกงัวลหรอืซมึเศรา้อยา่งมาก  
ขา้พเจา้รูส้กึวติกกงัวลหรอืซมึเศรา้อยา่งมากทีส่ดุ  
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สขุภาพแย่ทีส่ดุ 
ตามความคดิของ

ทา่น 

 

 

• เราอยากทราบวา่สขุภาพของทา่นเป็นอยา่งไรในวนันี.้ 

• สเกลวัดสขุภาพน้ีมตีัวเลขตัง้แต ่0 ถงึ 100. 

• 100 หมายถงึ สขุภาพดทีีส่ดุ ตามความคดิของทา่น. 
0 หมายถงึ สขุภาพแยท่ีส่ดุ ตามความคดิของทา่น. 

• ทําเครือ่งหมาย X บนสเกลเพือ่ระบวุา่สขุภาพของทา่นเป็นอยา่งไรในวนันี.้ 

• ตอนน้ี กรณุาใสต่ัวเลขทีค่ณุไดทํ้าเครือ่งหมายไวบ้นสเกลในชอ่งสีเ่หลีย่ม
ดา้นลา่งน้ี. 
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สขุภาพดทีีส่ดุ 
ตามความคดิของ

ทา่น 

สขุภาพของทา่นในวันน้ี = 
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แบบสอบถามเรือ่งสขุภาพ 

 
 

ฉบบัภาษาไทยสําหรบัใชใ้นประเทศไทย 
 

(Thai version for Thailand) 
 

ฉบบัผูด้แูลสขุภาพของทา่นสําหรบั EQ-5D-5L:1 
(ขอใหผู้ด้แูลสขุภาพประเมนิเกีย่วกบัการทีเ่ขาหรอืเธอ (ผูด้แูลสขุภาพ) ประเมนิสขุภาพของผูป่้วย) 

อยา่งไร 
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ในแตล่ะหัวขอ้ กรุณาทําเครือ่งหมาย  ลงในชอ่งสีเ่หลีย่ม เพยีงชอ่งเดยีว ทีท่า่นคดิวา่ตรงกบัสขุภาพของ 
(ใสช่ือ่ของบคุคลทีไ่ดรั้บการประเมนิสขุภาพ เชน่ นายสมชาย หรอื สมศร)ี ในวนันีม้ากทีส่ดุ 
 
การเคลือ่นไหว  
เขา/เธอไมม่ปัีญหาในการเดนิ  
เขา/เธอมปัีญหาในการเดนิเล็กนอ้ย  
เขา/เธอมปัีญหาในการเดนิปานกลาง  
เขา/เธอมปัีญหาในการเดนิอยา่งมาก  
เขา/เธอเดนิไมไ่ด ้  
การดแูลตนเอง  
เขา/เธอไมม่ปัีญหาในการอาบน้ํา หรอืใสเ่สือ้ผา้ดว้ยตนเอง  
เขา/เธอมปัีญหาในการอาบน้ําหรอืใสเ่สือ้ผา้ดว้ยตนเองเล็กนอ้ย  
เขา/เธอมปัีญหาในการอาบน้ํา หรอืใสเ่สือ้ผา้ดว้ยตนเองปานกลาง  
เขา/เธอมปัีญหาในการอาบน้ํา หรอืใสเ่สือ้ผา้ดว้ยตนเองอยา่งมาก  
เขา/เธออาบน้ํา หรอืใสเ่สือ้ผา้ดว้ยตนเองไมไ่ด ้  
กจิกรรมทีท่าํเป็นประจํา (เชน่  ทํางาน, เรยีนหนังสอื, ทํางานบา้น,  กจิกรรมในครอบครัว  
หรอืกจิกรรมยามวา่ง) 

 

เขา/เธอไมม่ปัีญหาในการทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจํา  
เขา/เธอมปัีญหาในการทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจําเลก็นอ้ย  
เขา/เธอมปัีญหาในการทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจําปานกลาง  
เขา/เธอมปัีญหาในการทํากจิกรรมทีทํ่าเป็นประจําอยา่งมาก  
เขา/เธอทํากจิกรรมทีเ่ขา/เธอทําเป็นประจําไมไ่ด ้  
อาการเจ็บปวด / อาการไมส่บายตวั  
เขา/เธอไมม่อีาการเจ็บปวดหรอือาการไมส่บายตวั  
เขา/เธอมอีาการเจ็บปวดหรอือาการไมส่บายตัวเลก็นอ้ย  
เขา/เธอมอีาการเจ็บปวดหรอือาการไมส่บายตัวปานกลาง  
เขา/เธอมอีาการเจ็บปวดหรอือาการไมส่บายตัวอยา่งมาก  
เขา/เธอมอีาการเจ็บปวดหรอือาการไมส่บายตัวอยา่งมากทีส่ดุ  
ความวติกกงัวล / ความซมึเศรา้  
เขา/เธอไมรู่ส้กึวติกกังวลหรอืซมึเศรา้  
เขา/เธอรูส้กึวติกกังวลหรอืซมึเศรา้เลก็นอ้ย  
เขา/เธอรูส้กึวติกกังวลหรอืซมึเศรา้ปานกลาง  
เขา/เธอรูส้กึวติกกังวลหรอืซมึเศรา้อยา่งมาก  
เขา/เธอรูส้กึวติกกังวลหรอืซมึเศรา้อยา่งมากทีส่ดุ  
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สขุภาพแย่ทีส่ดุ 
ตามความคดิของ

ทา่น 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

 

  

 

 
 
 
 
• เราอยากทราบวา่ทา่นคดิวา่สขุภาพของ (ใสช่ือ่บคุคลทีไ่ดรั้บการประเมนิสขุภาพ 

เชน่ นายสมชาย หรอื สมศร)ี ดหีรอื ไมด่อียา่งไรในวนันี.้  

• สเกลวดัสขุภาพน้ีมตีวัเลขตัง้แต ่0 ถงึ 100. 

• 100 หมายถงึ สขุภาพดทีีส่ดุ ตามความคดิของทา่น. 
0 หมายถงึ สขุภาพแยท่ีส่ดุ ตามความคดิของทา่น.  

• ทําเครือ่งหมาย X บนสเกลเพือ่ระบวุา่ทา่นคดิวา่สขุภาพของ (ใสช่ือ่บคุคลทีไ่ดรั้บ
การประเมนิสขุภาพ เชน่ นายสมชาย หรอื สมศร)ี ดหีรอื ไมด่อียา่งไรในวนันี.้ 

• ตอนน้ี กรุณาใสต่วัเลขทีค่ณุไดทํ้าเครือ่งหมายไวบ้นสเกลในชอ่งสีเ่หลีย่มดา้นลา่ง
น้ี. 

สขุภาพดทีีส่ดุ ตาม
ความคดิของทา่น 

สขุภาพของผูป่้วยในวนันี ้  
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ภาคผนวก 4 ผลการทดสอบทางสถิติ Mann-Whitney U Test ท่ีเปรียบเทียบค่าอรรถประโยชน์ท่ีคำนวณจากค่าสัมประสิทธิ์ของประเทศในทวีปเอเชีย 7 ประเทศ ด้วย

แบบสอบถาม EQ-5D-Y-3L  

 จีน  อินโดนีเซีย  ญี่ปุ่น  มาเลเซีย  สิงคโปร์  ไต้หวัน  เวียดนาม 

สถานะสุขภาพ Symptomatic (N=7) และสถานะสุขภาพ Symptom-free (N=2) ในผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 1 

Mean difference -0.398 -0.304 -0.235 -0.401 -0.469 -0.533 -0.406 

Pooled standard deviation 0.379 0.351 0.231 0.409 0.455 0.519 0.386 

Standardized effect size -1.051 -0.865 -1.019 -0.981 -1.030 -1.028 -1.053 

p-value 0.209 0.311 0.225 0.245 0.219 0.220 0.208 

สถานะสุขภาพ Symptomatic (N=8) และสถานะสุขภาพ Improved (N=4) ใน ผู้ป่วยโรคโกเช่ร์ชนิดท่ี 3b 

Z statistic -2.57 -2.399 -2.57 -2.57 -2.57 -2.57 -2.57 

Mean difference -0.357 -0.254 -0.219 -0.348 -0.411 -0.459 -0.373 

Pooled standard deviation 0.258 0.229 0.148 0.249 0.288 0.329 0.257 

Standardized effect size -1.382 -1.112 -1.481 -1.397 -1.424 -1.398 -1.454 

p-value 0.015 0.065 0.007 0.013 0.011 0.013 0.009 
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