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Rezumat: Evaluarea costurilor asociate bolii si a impactului afecsiunilor rare contribuie la estimarea
nevoilor pe care le determing la nivelul sistemului de sanatate. Alocarea resurselor necesare va conduce
la reducerea efectelor bolilor rare asupra bolnavilor si familiilor acestora, sistemului de ngrijiri de
sanadtate si societayii, n general. Cuantificarea costurilor directe (medicale si nemedicale), precum si a
celor indirecte generate de scaderea productivitdrii contribuie la schifarea unei imagini de ansamblu
asupra impactului generat de bolile rare. Costul mediu anual estimat per bolnav Tn cadrul actualului
studiu pilot este de aproximativ 15000 euro, ceea ce se situeaza sub media costurilor europene, fapt
explicat mai ales prin calculul lipsei productivitarii si a plasii Ingrijitorilor la domiciliu in funcyie de
nivelul salariului mediu din Roméania. Tehnologiile medicale noi, costisitoare necesita o analiz: atenta,
pentru crearea unui echilibru ntre costurile acestora si rezultatele in domeniul social si cel al sanatarii.

Abstract: Assessment of cost-of-illness and impact of rare diseases contributes to estimate the needs
determined by rare diseases for the health care system. The main aim for allocating the necessary
resources is to reduce the rare diseases effects for patients and their families, health care system and
society, in general. The quantification of direct costs (medical and non-medical) and indirect costs
generated by loss of productivity can hope to design a picture about the rare diseases impact. The
estimated annual average cost per patient in this pilot study is about 15000 Euros. This value is under
the European average cost generated by rare diseases, because the |oss of productivity and the payment
of caregivers are calculated based on the average salary in Romania. The new medical technologies are
expensive and require a careful analysis that would create a balance between costs and outcomes in

social and health care system.

INTRODUCERE

Bolile rare sunt definite in functie de prevalenta; o
boala rara afecteaza mai putin de 5 persoane la 10.000 locuitori
n Uniunea Europeana, luénd Tn considerare popul atia europeana
ca ntreg.(1) Numarul bolilor rare cunoscute este cuprins ntre
6000 si 8000 si afecteaza 6-8% din populatia Uniunii Europene
soldéndu-se cu un important impact economic.(2) Prin
mortalitatea si morbiditatea mari, precum si prin puternicul
impact economic si povara bolii, aceste afectiuni au importante
repercusiuni pentru pacienti, familiile acestora si pentru intreaga
societate, constituind o reala problemi de sinatate publica.(3,4)

Pentru estimarea nevoilor determinate de bolile rare la
nivelul sistemului de ingrijiri de sinatate, este util si se estimeze
povara bolii si impactul economic a acestora. Alocarea
resurselor necesare va conduce la reducerea efectelor pe care
bolile rare le au la nivelul pacientilor, a sistemului de sanitate si
aceui socia.(5,6) Costurile asociate bolii reprezinta cheltuielile
(medicale si nemedicale) sau pierderile (prin scaderea
productivitatii) determinate de o problema de sanatate si se
caculeaza prin Thsumarea costurilor directe determinate de
boala, acelor indirecte si acelor intangibile. (7)

Scopul studiului este si se genereze un instrument
pentru estimarea costurilor asociate bolii la pacientii
diagnosticati cu afectiuni rare.

Obiectivele studiului sunt: 1) generarea unui cadru
metodologic pentru evaluarea costurilor medicale si sociae
asociate bolilor rare; 2) elaborarea unui instrument adecvat si
unitar de estimare a costurilor; 3) evaluarea costurilor
determinate de boala Tn cadrul unui studiu pilot realizat pe o
populatie de pacienti diagnosticati cu boli rare.

MATERIAL S| METODA DE LUCRU

Studiul privind estimarea costurilor asociate bolilor
rare are labazi o abordare descriptiva. Prima etapa a studiului a
constat in andliza critica a literaturii pentru identificarea
principalelor tipuri de costuri asociate bolii ce pot fi estimate pe
baza unui chestionar administrat pacientilor cu boli rare. A fost
elaborata o lista de intrebari pe baza cireia s-a conceptualizat un
chestionar, structurat pe patru domenii importante (date socio-
demografice si medicale ale pacientului, date privind accesarea
serviciilor medicale, date privind sciaderea productivitatii
pacientului si familiei, date privind alte costuri asociate bolii).
Chestionarul a fost adaptat in functie de respondenti, rezultand
doua chestionare, unul adresat pacientilor cu boli rare, celalalt
familiilor copiilor cu afectiuni rare. Managementul controlului
calitatii instrumentelor dezvoltate s-a facut prin evauarea
acestora de 5 speciaisti. Fiecare ntrebare a fost analizata in
ceea ce priveste claritatea exprimarii si gradul Tn care vor fi
intelese de citre respondenti relevanta pentru  scopul
chestionarului. Au fost eliminate sau reformulate Tntrebarile
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asupra carora s-a gjuns la consensul ca nu reflecta domeniul de
continut, cele care au avut aceeasi semnificatie si cele care
determinau raspunsuri ambigue. Tn cea de-a doua etapi a
studiului, chestionarele proprii au fost aplicate Tmpreuna cu
chestionare validate de evaluare a cdlititii vietii Tn relatie cu
starea de sinatate (EQ-5D-5L (8) — utilizate cu acceptul
EuroQol Group) unui lot de 20 de pacienti diagnosticati cu boli
rare. Managementul calitatii datelor a continuat prin
confruntarea rezultatelor obtinute cu evidenta din fisele
medicale ale pacientilor, de asemenea s-au caculat corelatiile
ntre costurile generate de boala si calitatea vietii auto-percepute
(figuranr. 1).

Figuranr. 1. Etapele de desfasurar e a studiului
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Costul determinat de boala include atét costurile
directe (costurile resurselor utilizate pentru tratamentul bolii),
cét si costurile indirecte (valoarea resurselor pierdute din cauza
bolii).(9) La acestea se adauga costurile intangibile determinate
de durere, suferinta, desfigurare etc. Dificultatea de cuantificare
n unitati monetare a costurilor generate de aceste dimensiuni
extrem de subiective a determinat omiterea costurilor intangibile
n actuaul studiu.(10,11)

Figuranr. 2. Principalele categorii de costuri deter minate de
boala

Costurile generate de boala au fost calculate prin
Thsumarea costurilor directe si celor indirecte: Costul bolii =
costuri directe + costuri indirecte (figuranr. 2), unde:

Costuri directe = costuri medicale (nr. vizte

ambulatoriu*cost mediu per vizita + nr. vizite medic de
familie*cost mediu per vizita + nr. internari*cost mediu per
internare) + costuri nemedicale (transport la medic/spital +
salariu ingrijitor la domiciliu).

Costuri indirecte = valoarea medie per zi de concediu
medical*(nr. zile CM pacient din cauza bolii rare + nr. zile CM
membru familie pentru Tngrijire pacient)

Planul de prelucrare statistica pentru studiul pilot
include analiza statistica descriptivda a datelor demografice, a
celor referitoare la estimarea accesirii serviciilor medicale si
socidle si a costurilor estimate, si analiza corélatiilor intre
calitatea vietii si accesarea serviciilor medicale. Datele au fost
analizate cu gjutorul SPSS 17.0.

REZULTATE

Dintre cei 20 de pacienti inclusi Tn studiu, 17 au fost
pacienti adulti si 3 copii diagnosticati cu boli rare. Mediana
vérstei a fost 24 de ani, 12 pacienti fiind de sex masculin. Cel
mal multi pacienti (17) provin din mediul urban, cu un nivel de
educatie superior celui liceal .(12)

Toti cel 20 de pacienti inclusi Tn studiu sunt inclusi in
Programul National de Boli Rare. Costul mediu per bolnav per
an 1n functie de afectiunea prezenta a tratamentului specific prin
Programul National este intre 8400 si 61000 lei, conform
normelor Tn vigoare (figuranr. 3).

Figura nr. 3. Costul anual mediu per pacient al medicatiel
prin Programul National de Boli Rarein functie de grupa de
boala
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Mediana numarului de vizite la medicul de familie
este de 8, iar a accesirii serviciilor de urgentd este de 2 in
ultimele 12 luni. Mediana numarului de internari a fost de 3 in
ultimele 12 luni, iar distributia numarului de zile de internare a
fost de intre O si 83 de zile, cu 0 medie de 17+17,79 In aceessi
perioada de timp. Costul mediu per bolnav per an in functie de
afectiunea prezenta a cheltuielilor determinate de spitalizare
diferd semnificativ Tn functie de afectiunea pacientului (figura
nr. 4). Dintre pacientii inclusi Tn studiu nici unul nu era
pensionat pe caz de boala. Numarul mediu de zile de concediu
medical la pacientii inclusi Tn studiu (absenteismul lor sau al
unui membru al familiei) a fost de 47,5 (0-135) in ultimele 12
luni, ceea ce determina un cost mediu net estimat anual per
pacient de 3652,97 lei cauzat de lipsa productivitatii (luand Tn
cacul un salariu mediu de 1615 lei in 2013). Calitatea vietii
evaluati, care ainregistrat o medie de 67,8% s-a corelat negativ
semnificativ cu numarul de zile de concediu medical din ultimul
an (p=0,021), cu cat numiarul de zile de absenteism de la locul
de munci determinat de boala este mai mare cu atét scorul de
calitate avietii este mai scazut, si invers.

Prin Tnsumarea tuturor tipurilor de costuri determinate
de boda rara, atét formale, cét si informale, colectate pe baza
chestionarelor aplicate, s-a obtinut un cost mediu anual pentru
pacientii inclusi Tn studiu de 67651,56 lel per pacient, costul
anual variind in functie de afectiune (figuranr. 5).
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Figuranr. 4. Costul mediu anual per pacient al spitalizirii in
functie de grupa de boala
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Figura nr. 5. Costul mediu anual per pacient asociat bolii la
pacientii diagnosticati cu afectiuni rare
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Toti pacientii participanti la studiul pilot sunt inclusi
in Programul National de Boli Rare deoarece procesul de
selectie a respondentilor s-a desfasurat Tn clinici din centre
universitare. Acesti pacienti genereaza costuri directe medicale
mai mari, dar costurile intangibile, precum si costurile
determinate de decesele premature ar fi mai scazute. Accesul la
diagnosticul de certitudine si, implicit, la tratamentul specific
afectiunilor rare respective este mai mare la persoanele care
provin din mediul urban, precum si la cele cu un nivel de
educatie superior. Tn Romania, Programul National de Boli Rare
are n norme n anul 2013 un numar de 5385 pacienti din cele
19 grupuri de boli incluse care au beneficiat de tratament
specific, cu un cost mediu per pacient per an de 37905 lei. Cel
ma mare cost mediu anual Tnregistrat n studiul pilot prin PN a
fost pentru imunodeficienta primara, conform Normelor tehnice
de redizare a programelor nationale de sanatate.(12) Costul
mediu anual per bolnav este de aproximativ 15000 euro in
studiul nostru, mult sub media costurilor europene. Nu au fost
nregistrate diferente Tntre costurile medicatiel specifice, ceea ce
arata armonizarea tratamentului si costurilor acestuia la nivel
european si accesul pacientilor din Roménia la terapia adecvata.
Diferenta de costuri a fost generata mai ales de costurile
indirecte, lipsa productivitatii si plata Tngrijitorilor la domiciliu
fiind calculate Tn functie de nivelul salariului mediu (307 euro in
Roméania in 2013, de 6-10 ori mai mic fata de tarile europene
unde s-au desfasurat studii de estimare a costurilor).(13)

CONCLUZII

Determinarea costurilor generate de boaa sti la baza
deciziilor luate de persoanele aflate Tn posturi cheie, cunoscut
fiind ca nu exista resurse nelimitate. Estimarea poverii bolii
arata ca bolile rare congtituie o importanta problema de sinatate
publica, bolile rare reprezenténd o cauza majora de moralitate si
morbiditate, cu repercusiuni majore asupra persoanelor fizice,
sistemului de sianatate si a celui social. Decidentii au pérghiile
necesare pentru crearea unui echilibru intre costurile si
rezultatele obtinute in domeniul socia si cel & sanatatii. Pe
masurd ce sunt dezvoltate tehnologii medicale noi, aparent
costisitoare, pentru bolile rare este important sa se evalueze
impactul real si potentiad a acestora atét asupra costurilor

sociale, cét si asuprarezultatelor din domeniul sanatatii.(14)
Nota:

Aceasta lucrare a fost cofinansata din Fondul Social European,
prin Programul Operasional Sectorial Dezvoltarea Resurselor
Umane 2007-2013, proiect numarul POSDRU/159/1.5/5138907
~Excdenja  Tn Cercetarea  Stiingifica, Interdisciplinara,
Doctorala si Postdoctorala, Tn Domeniile Economic, Social si
Medical - EXCELIS', coordonator Academia de Studii
Economice din Bucuresti” .
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