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แนวทางการกํากับการใชยา sapropterin (BH4) 

เง่ือนไขใชสําหรับโรค tetrahydrobiopterin (BH4) deficiencies 

1. ระบบอนุมัติการใชยา 

1.1 ขออนุมัติการใชยา sapropterin (BH4) จากหนวยงานสิทธิประโยชนกอนการรักษา (pre-authorization) 

โดยมีการลงทะเบียนแพทย สถานพยาบาล และผูปวยกอนทําการรักษากับหนวยงานสิทธิประโยชน 

1.2 กรอกแบบฟอรมกํากับการใชยาบัญชี จ (2) ในครั้งแรก และขออนุมัติครั้งตอไปทุก ๆ 6-12 เดือน 

1.3 การขออนุมัติการใชยาเริ่มตน การใชยาตอเนื่อง และการหยุดยาของผูปวยแตละรายนั้น แพทยผูทําการ

รักษาควรมีการนําผลการรักษา ขอมูลผูปวย และแบบฟอรมกํากับการใชยาบัญชี จ (2) เสนอตอหนวยงาน

สิทธิประโยชนโดยใชแนวทางตามท่ีหนวยงานกําหนดไว หรือคณะทํางานท่ีเก่ียวของกําหนด และเม่ือมีการ

แตงตั้งหนวยงานกลางเพ่ือดําเนินการในเรื่องนี้ใหเปนหนาท่ีของหนวยงานนั้นแทน 

2. คุณสมบัติของสถานพยาบาล 

สถานพยาบาลท่ีมีการใชยาตองเปนสถานพยาบาลท่ีมีความพรอมในการวินิจฉัยและรักษาโรค คือ 

2.1 เปนสถานพยาบาลท่ีมีแพทยท่ีระบุไวในขอท่ี 3 โดยใหสถานพยาบาลนั้นแจงความประสงคตอหนวยงาน

สิทธิประโยชนเพ่ือขออนุมัติและลงทะเบียนสถานพยาบาลแตละแหงเปนกรณีไป โดยมีการลงทะเบียน

สถานพยาบาลกับหนวยงานสิทธิประโยชนหรือหนวยงานกลางท่ีไดรับมอบหมาย 

2.2 สามารถตรวจหรือสงตรวจ และแปลผลการกลายพันธุของยีนกอโรคกลุม tetrahydrobiopterin (BH4) 

deficiencies ท่ีรักษาไดดวยยา sapropterin ไดแก Guanosine triphosphate cyclohydrolase I (GCH1), 

6-pyruvoyl-tetrahydropterin synthase (PTS) และ Pterin-4-alpha-carbinolamine dehydratase 

1 (PCBD1) ได รวมถึงสามารถทําและแปลผล BH4 loading test ได 

3. คุณสมบัติของแพทยผูทําการรักษา 

เปนแพทยผูเชี่ยวชาญท่ีไดรับหนังสืออนุมัติหรือวุฒิบัตรจากแพทยสภาในอนุสาขาเวชพันธุศาสตร ซ่ึงปฏิบัติงาน

ในสถานพยาบาลท่ีไดรับการอนุมัติในขอ 2 

4. เกณฑอนุมัติการใชยา 

     อนุมัติการใชยา sapropterin ในผูปวย BH4 deficiencies โดยตองมีครบทุกขอ ดังตอไปนี้ 

4.1 ไมเปนผูปวยระยะสุดทาย (terminally ill)0

† 

4.2 ตรวจ plasma amino acids พบระดับ phenylalanine ในเลือดสูงกวาปกติ  

                                                           
† ผูปวยระยะสุดทาย (terminally ill) หมายถึง ผูปวยโรคทางกายซ่ึงไมสามารถรกัษาได (incurable) และไมสามารถชวยใหชีวิตยืนยาวขึ้น (irreversible)  ซ่ึงใน

ความเห็นของแพทยผูรักษา ผูปวยจะเสียชีวติในระยะเวลาอนัส้ัน 

หมายเหตุ ผูปวยดังกลาวควรไดรับการรักษาแบบประคับประคอง (palliative care) โดยมุงหวังใหลดความเจ็บปวดและความทุกขทรมานเปนสําคัญ 
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4.3 ผูปวยท่ีมีอาการหรือตรวจพบ ขอใดขอหนึ่ง ดังตอไปนี้ 

4.3.1 มีอาการทางคลินิกแสดง เชน ลําตัวออนแตแขนขาเกร็ง ชัก oculogyric crisis การเคลื่อนไหว

ผิดปกติ (dystonia, hypokinetic rigid syndrome, bradykinesia, resting tremor, cogwheel 

rigidity) สติปญญาบกพรอง รอบศีรษะเล็ก พูดไมชัด พัฒนาการลาชา 

4.3.2 มีประวัติครอบครัว (พ่ีนองรวมบิดามารดา) เปนโรค BH4 deficiencies 

4.3.3 ตรวจพบความผิดปกติจาก newborn screening โดยพบ phenylalanine สูง  

4.4 ไดรับการตรวจยืนยันดวยขอใดขอหนึ่ง ดังตอไปนี ้

4.4.1 ตรวจยีนและพบตําแหนงกลายพันธุกอโรคในยีน GCH1, PTS, และ/หรือ PCBD1 ยืนยันการวินิจฉัยโรค 

BH4 deficiencies ท่ีควรไดรับการรักษาดวย sapropterin  (หากยังไมมีผลการตรวจยีนในการยื่นขอ

อนุมัติครั้งแรก ควรยื่นผลการตรวจยีนตามหลังการขออนุมัติครั้งแรกภายใน 4 เดือน) 

4.4.2 ผลการทดสอบ BH4 loading test พบวามีการตอบสนองไดดีเขาไดกับ BH4 deficiencies (การ

แปลผลการตอบสนองดูในหมายเหตุขอ 2) 

หมายเหตุ  

1) การเบิกจายการทดสอบ BH4 loading test ใหเปนไปตามท่ีแตละกองทุนประกาศกําหนด 

2) ขนาดยาท่ีใชสําหรับประเมินการตอบสนองตอยา sapropterin (ทดสอบ BH4 loading test) คือ 20 

มิลลิกรัม/กิโลกรัม/วัน และประเมินการตอบสนองท่ี 8 และท่ี 24-48 ชั่วโมง โดยผู ท่ีเขาเกณฑการ

ตอบสนองตอการรักษาตอยาไดดี คือ ระดับ plasma/blood phenylalanine ท่ี 8 ชั่วโมงหลังได 

sapropterin ลดลงมากกวา 80% ของ baseline กอนเริ่มยา มีการกรอกแบบฟอรมกํากับการใชยาบัญชี 

จ (2) ทุกครั้งท่ีจะใชยากับผูปวย1

†† 

5. ขนาดยาและวิธีการใชยา 

กรณีใชเพ่ือการรักษาผูปวย BH4 deficiencies ขนาดยาท่ีใช คือ 2-4 มิลลิกรัม/กิโลกรัม/วัน (ปรับตาม

น้ําหนักตัว อาการและผลทางหองปฏิบัติการ) 

6. การติดตามและการประเมินผลการรักษา  

6.1 ใหทําการประเมินผลการรักษาทุก 3-6 เดือน 

6.2 การเริ่มใหยาครั้งแรก ตองสั่งโดยแพทยผูทําการรักษาท่ีลงทะเบียนใหผูปวย และในสถานพยาบาลของ

แพทยผูทําการรักษา 

6.3 ผูปวยทุกรายตองไดรับการตรวจประเมินโดยแพทยผูทําการรักษาเพ่ือติดตามอาการอยางนอยทุก 6 เดือน 

กอนท่ีจะสั่งยารอบตอไป 

                                                           
†† โปรดเก็บรกัษาขอมูลไวเพ่ือใชเปนหลักฐานในการตรวจสอบการใชยา โดยหนวยงานการกํากับดูแลการส่ังใชยาบัญชี จ (2) 
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6.4 แพทยผูทําการรักษาตองสงรายงานการประเมินติดตามอาการและผลการตอบสนองตอการรักษาหลังการ

รักษาตามตารางท่ี 1 ใหแกหนวยงานสิทธิประโยชนโดยใชแนวทางตามท่ีหนวยงานกําหนดไวหรือ

คณะทํางานท่ีเก่ียวของกําหนด และเม่ือมีการแตงตั้งหนวยงานกลางเพ่ือดําเนินการในเรื่องนี้ใหเปนหนาท่ี

ของหนวยงานนั้นแทน ทุก 6-12 เดือน 

ตารางท่ี 1 ตารางแสดงการติดตามผลการรักษา 

ชวงอายุ ติดตามทางคลินิก 
ประเมินอาการทาง

ระบบประสาท 

ประเมินพัฒนาการและ/หรือ

ระดับเชาวนปญญา 

ติดตามระดบั 

phenylalanine ในเลือด 

0-12 เดือน ทุก 1-3 เดือน ทุก 1-3 เดือน ทุก 3 เดือน ทุก 1-3 เดือน 

1-6 ป ทุก 3-6 เดือน ทุก 3-6 เดือน ทุก 6 เดือน ทุก 3-6 เดือน 

6-12 ป ทุก 4-6 เดือน ทุก 4-6 เดือน ทุก 6-12 เดือน ทุก 6-12 เดือน 

>12 ป ทุก 6 เดือน ทุก 6-12 เดือน ทุก 12 เดือน ทุก 6-12 เดือน 

7. เกณฑการหยุดยา 

พิจารณาหยุดยาเม่ือผูปวยมีลักษณะท่ีเขาไดกับเกณฑขอใดขอหนึ่ง ดังตอไปนี ้

7.1 ผูปวยมีภาวะแทรกซอนซ่ึงอาจเปนอันตรายถึงแกชีวิต 

7.2 ผูปวยไมสามารถใหยาในรูปแบบรับประทานได 

7.3 ผูปวยเกิดปฏิกิริยาการแพยา sapropterin ชนิดรุนแรง 

7.4 ผูปวยไมใหความรวมมือในการรับยาตามกําหนดการรักษาหรือไมยินยอมท่ีจะใชยา sapropterin 

7.5 ผูปวยมีอาการทางระบบประสาทแยลง หรือเปนมากข้ึน (severe or advanced disease) หลังจากให

ยาขนาดสูงสุดตอเนื่องมาแลวอยางนอย 1 ป  

7.6 สถานะโรคเดิมของผูปวยเปลี่ยนเปนผูปวยระยะสุดทาย (terminally ill) 
 



หนา 1 

 

แบบฟอรมกํากับการใชยา sapropterin (BH4) 

เงื่อนไขใชสําหรับโรค tetrahydrobiopterin (BH4) deficiencies 

 (รายละเอียดการใชยาโปรดอางอิงจากแนวทางกํากับการใชยาตามบัญชียาหลักแหงชาติ) 

กรณีขออนุมัติใชคร้ังแรก  

   สวนที่ 1 ขอมูลผูปวย 

1. ชื่อ ............................................ สกุล ...................................................       2. เพศ  🔾🔾 ชาย   🔾🔾 หญิง 
3. HN ……………  4. รหัสโรงพยาบาล ..................................... 

5. เลขที่ประจําตัวประชาชน 🗌🗌  🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌  🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌  🗌🗌🗌🗌  🗌🗌 
6. วัน/เดือน/ปเกิด ........../ ........../ ..............             7. อายุ ........... ป ............. เดือน 

8. สิทธิ์การรักษา 🔾🔾 สปสช. 🔾🔾 ประกันสังคม 

 🔾🔾 สวัสดิการขาราชการ     🔾🔾 อ่ืน ๆ  
 

  สวนที่ 2 ขอมูลประกอบการอนุมัติและขอมูลการใชยา กรณีขออนุมัติใชยาคร้ังแรก 

  ใช ไมใช 
 วัน/เดือน/ปที่ขออนุมัติ ........../ ........../ .........   
1.  ผูปวยไมอยูในภาวะ terminally ill  🔾🔾 🔾🔾 
2.  ตรวจ plasma amino acids พบระดับ phenylalanine ในเลือดสูงกวาปกต ิ

ระบุระดับ phenylalanine ในเลือด = ……………………… µmol/L 
🔾🔾 🔾🔾 

3.  ผูปวยที่มีอาการหรือตรวจพบขอใดขอหนึ่ง ดังตอไปนี ้ 🔾🔾 🔾🔾 
  มีอาการทางคลินกิแสดง ระบุ ............................................................................................   

  มีประวัติครอบครัว (พี่นองรวมบิดามารดา) เปนโรค BH4 deficiencies   

  ตรวจพบความผิดปกติจาก newborn screening โดยพบ phenylalanine สูง 
     ระบุระดับ phenylalanine ในเลือด = ……………………… µmol/L 

  

4 ไดรับการตรวจยืนยันดวยขอใดขอหนึ่ง ดังตอไปนี้ 🔾🔾 🔾🔾 
  ตรวจยีนและพบตําแหนงกลายพันธุกอโรคในยีน GCH1 , PTS, และ/หรือ PCBD1  ยืนยันการวินิจฉัย 

โรค BH4 deficiencies ที่ควรไดรับการรักษาดวย sapropterin 
      ระบุตําแหนงกลายพันธุกอโรค .......................................................................... 

  

  ผลการทดสอบ BH4 loading test พบวามีการตอบสนองไดดีเขาไดกับ BH4 deficiencies   

 หมายเหตุ หากยังไมมีผลการตรวจยีนในการยื่นขออนุมัติคร้ังแรก ควรยื่นผลการตรวจยีนตามหลังการขออนุมัติคร้ังแรก
ภายใน 4 เดือน  

  

5 ขนาดยา sapropterin (BH4) ที่ขออนุมัติใช ................... มิลลิกรัม (............ มิลลิกรัม/กิโลกรัม/วัน)    
6 ระยะเวลาที่ขอใชยา เร่ิมตนใหยาตั้งแตวันที่ ........../ ........../ ......... ถึง .............../ ............../ ................    

  สําหรับผูอนุมัติตามที่กองทุนฯ กําหนด 
             แพทยผูสั่งใชยา                             O อนุมัติ        O ไมอนมุัติ 

ลงชื่อ  ..................................................           ลงชื่อ  ..................................................           
     (…………………...............……………..)                 (…………………...............……………..)            
          ว......................................                          ว......................................                

เอกสาร BH4 deficiencies  

แบบฟอรม จ (2) ครั้งแรก 



หนา 2 

 

แบบฟอรมกํากับการใชยา sapropterin (BH4) 

เงื่อนไขใชสําหรับโรค tetrahydrobiopterin (BH4) deficiencies 

 (รายละเอียดการใชยาโปรดอางอิงจากแนวทางกํากับการใชยาตามบัญชียาหลักแหงชาติ) 

กรณีขออนุมัติใชยาตอเน่ือง คร้ังที่ ............  
  สวนที่ 1 ขอมูลผูปวย 

1. ชื่อ ............................................ สกุล ...................................................       2. เพศ  🔾🔾 ชาย   🔾🔾 หญิง 
3. HN ……………  4. รหัสโรงพยาบาล ..................................... 

5. เลขที่ประจําตัวประชาชน   🗌🗌  🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌  🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌🗌  🗌🗌🗌🗌  🗌🗌 
6. วัน/เดือน/ปเกิด ........../ ........../ ..............             7. อาย ุ........... ป ............. เดือน 

8.  สิทธิ์การรักษา 🔾🔾 สปสช. 🔾🔾 ประกันสังคม 

 🔾🔾 สวัสดิการขาราชการ     🔾🔾 อ่ืน ๆ  
 

  สวนที่ 2 ขอมูลประกอบการอนุมัติและขอมูลการใชยา กรณีขออนุมัติใชยาตอเน่ือง 

  ใช ไมใช 
วัน/เดือน/ปที่ขออนุมัติ ........../ ........../ .........   

1. ผูปวยไมอยูในภาวะ terminally ill 🔾🔾 🔾🔾 
2. ผูปวยไมพบภาวะแทรกซอนซึ่งอาจเปนอันตรายถึงแกชีวิต 

ระบุ (หากพบภาวะแทรกซอน) ........................... 
🔾🔾 🔾🔾 

3. ผูปวยสามารถใหยาในรูปแบบรับประทานได 🔾🔾 🔾🔾 
4. ผูปวยไมเกิดปฏิกิริยาการแพยา sapropterin ชนิดรุนแรง 

ระบุ (หากเกิดปฏิกิริยาการแพยา) ........................................................  
🔾🔾 🔾🔾 

5. ผูปวยใหความรวมมือในการรับยาตามกําหนดการรักษาหรือยินยอมที่จะใชยา sapropterin 🔾🔾 🔾🔾 
6. ผูปวยมีอาการทางระบบประสาทดีข้ึนหรือไมแยลงหลังการรักษา (กรณีแยลง หมายถึง มีอาการทางระบบประสาท

แยลง หรือเปนมากข้ึน (severe or advanced disease) หลังจากใหยาขนาดสูงสุดตอเนื่องมาแลวอยางนอย 1 ป) 
ระบุ (หากมีอาการทางระบบประสาทที่แยลง) ............................................... 

🔾🔾 🔾🔾 

7. การประเมินติดตามอาการและผลการตอบสนองตอการรักษา   

 
ลําดับ รายละเอียด 

วัน/เดือน/ป  
ท่ีตรวจ 

ผลการตรวจ หมายเหตุ 

1 อาการทางคลินิก ........./ ......../ 25.....   

2 
อาการทางระบบ

ประสาท 
........./ ......../ 25..... 

  

3 
พัฒนาการและ/หรือ
ระดับเชาวนปญญา 

........./ ......../ 25..... 
  

4 
ระดับ phenylalanine 

ในเลือด 
........./ ......../ 25..... 

  

 

  

เอกสาร BH4 deficiencies  

แบบฟอรม จ (2) ตอเนื่อง 
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8. ขนาดยา sapropterin (BH4) ที่ขออนุมัติใช ................... มิลลิกรัม (............ มิลลิกรัม/กิโลกรัม/วัน)  
9. ระยะเวลาที่ขอใชยา เร่ิมตนใหยาตั้งแตวนัที่ ........../........../.........ถึง .............../............../................ 

(อนุมัติใหยาทุก 6-12 เดือน) 
 

 สําหรับผูอนุมัติตามที่กองทุนฯ กําหนด 
             แพทยผูสั่งใชยา                                 O อนุมัติ        O ไมอนุมัติ 

 
ลงชื่อ  ..................................................           ลงชื่อ  ..................................................           
     (…………………...............……………..)                 (…………………...............……………..)            
          ว......................................                          ว......................................                

 

 


