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แนวทางการกำกับการใชยา Imiglucerase 
ในขอบงใช Gaucher’s disease type 1 

1. ระบบอนุมัติการใชยา 

1.1 กำหนดใหขออนุมัติการใชยา Imiglucerase ชนิดฉีดจากหนวยงานสิทธิประโยชนกอนการรักษา  
(pre-authorization) โดยมีการลงทะเบียนกอนทำการรักษากับหนวยงานสิทธ ิประโยชนไดแก 
สถานพยาบาล แพทยผูเชี่ยวชาญดานโลหิตวิทยาและเวชพันธุศาสตรและลงทะเบียนผูปวยโดยมีแพทย
สองสาขาวิชาดังกลาวตอผูปวย 1 ราย 

1.2 แพทยผูทำการรักษาตอเนื่องกรอกแบบฟอรมท่ีคณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแหงชาติกำหนดทุก 3 เดือน

0

† 

2. คุณสมบัติของสถานพยาบาล 
2.1 มีความพรอมในการวินิจฉัยโรคสามารถตรวจและ/หรือ แปลผลการทำงานของเอนไซม glucocerebrosidase ได  

หรือ สามารถตรวจและ/หรือ แปลผลการกลายพันธุของยีน GBA1 
2.2 มีความพรอมในการรักษาโดยการบริหารยา Imiglucerase และ บริหารจัดการในการรักษาตอด วย 

การปลูกถายไขกระดูก 

3. คุณสมบัติของแพทยผูทำการรักษา 
เปนอายุรแพทยหรือกุมารแพทยที่ไดรับหนังสืออนุมัติหรือวุฒิบัตรจากแพทยสภา และมีความเชี่ยวชาญ 

ในอนุสาขาโลหิตวิทยา หรือ เวชพันธุศาสตรซ่ึงปฏิบัติงานในสถานพยาบาลตามขอ 2  

4. เกณฑอนุมัติการใชยา 

อนุมัติการใชยา Imiglucerase ในโรค Gaucher’s disease type 1  โดยมีเกณฑดังนี้ 
4.1 ไดรับการวินิจฉัยวาเปนโรค Gaucher’s disease type 1 โดยมีเกณฑการวินิจฉัยครบทุกขอดังนี้ 

4.1.1 ไดรับการตรวจยืนยันทางหองปฏิบัติการดวยวิธีใดวิธีหนึ่งตอไปนี้  
1). Enzyme analysis แลวพบวาเอนไซม glucocerebrosidase มีการทำงานที่ลดลงในระดับท่ี

เขาขายการเปนโรค หรือ  

2). ตรวจพบการกลายพันธุกอโรคของยีน GBA1 
4.1.2 ผูปวยเปนไปตามเกณฑอยางนอย 2 ขอ ดังตอไปนี้ 

1) มีภาวะเลือดจางโดย Hb นอยกวา 85% ของ lower limit ของคาปกติ 
2) เกล็ดเลือดต่ำกวา 50,000/mm3 อยางนอย 2 ครั ้งตอเนื ่องกันเปนเวลา หางกัน 1 เดือน  

โดยไมมีสาเหตุอ่ืนท่ีสามารถแกไขได หรือ มี spontaneous bleeding จากเกล็ดเลือดต่ำ  

3) แสดงอาการรุนแรงท่ีเกิดจาก splenic infarct 

 
† โปรดเก็บรักษาขอมูลไวเพื่อใชเปนหลักฐานในการตรวจสอบการใชยา โดยหนวยงานการกำกับดูแลการส่ังใชยาบัญชี จ(2) 
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4) ตรวจมามพบ huge splenomegaly (หมายถึง ขอบลางของมามลงมาถึงขอบบนของ iliac 
crest  หรือ ขอบดานในขาม midline) 

5) มีอาการทางกระดูก ไดแก อาการวิกฤติฉับพลัน (acute bone crisis) ไดแก ปวดกระดูกรุนแรง

รวมกับมีไขและเม็ดเลือดขาวเพิ่มสูงขึ้น โดยไมพบเชื้อจาก blood culture หรือ avascular 
necrosis หรือ กระดูกหักเอง 

6) มีอาการทางปอดที่รุนแรง เชน ความอิ่มตัวของออกซิเจนในเลือดผิดปกติ (เชน SpO2 ต่ำกวา 95% 
ท ี ่  room air) ความด ั น เล ื อด ในปอดส ู ง  (pulmonary hypertension ตรวจ โดยการ 
สวนหัวใจ หรือ echocardiogram) หรือมีภาวะแทรกซอน hepatopulmonary syndrome 

7) การเจริญเติบโตของรางกายชามาก (failure to thrive) คือมีน้ำหนักหรือสวนสูงต่ำกวา 3rd 
percentile เม่ือเทียบกับอายุท้ังนี้โดยไมเกิดจากสาเหตุอ่ืน 

4.1.3 ตรวจไมพบอาการรุนแรงทางระบบประสาทซึ่งเปนลักษณะของ Gaucher’s disease type 2 และ 3 
ดังนี้ 
1) พัฒนาการชาในเด็ก 

2) พัฒนาการหรือสติปญญาถดถอยในเด็กและสมองเสื่อมในผูใหญ (dementia) 
3) การกลอกตาผิดปกติ (oculomotor apraxia) 
4) กลืนลำบาก 
5) อาปากไมข้ึน (trismus) 
6) แขนขาเกร็ง 

7) มีการเคลื่อนไหวผิดปกติ เชน เกร็งหลังแอน (opisthotonos) เดินเซ ชัก  
4.1.4 ผู ปวยและผู ปกครองลงนามรับทราบวา ตองมารักษาอยางตอเนื ่องดวยยาและการปลูกถาย 

ไขกระดูก หากไมมาติดตามตามนัดหรือปฏิเสธการปลูกถายไขกระดูกเมื่อสามารถทำได อาจมีผล
ตอการไดรับยาตอ 

4.2 ตองไมเปนผูปวยระยะสุดทาย (terminally ill)‡ 

4.3 หนวยงานสิทธิประโยชนจัดตั้งคณะทำงานฯ (Clinical Review Committee) เพื่อทำการทบทวนขอมูล
ผูปวย Gaucher’s disease ทุก 6 เดือน 

5. ขนาดยาท่ีแนะนำ 
ขนาดยา Imiglucerase ที่แนะนำ ในที่นี้ระบุเฉพาะที่มีจำหนาย (Cerezyme®) คือ ขนาดยาเริ่มตน 30-60 U/kg 

โดยใหหยดทางหลอดเลือดดำอยางชาๆ ภายใน 1-2 ชั่วโมง ทุก 2 สัปดาห กรณีผลการตอบสนองเปนไปอยาง

เหมาะสม ใหพิจารณาลดขนาดยาลง 10-15 U/kg โดยขนาดยาสูงสุดของผูปวย ไมเกิน 60 U/kg ทุก 2 สัปดาห 

6. ระยะเวลาในการรักษาและเกณฑการหยุดยา 
 

‡ ผูปวยระยะสุดทาย (terminally ill) หมายถึง ผูปวยโรคทางกายซ่ึงไมสามารถรักษาได (incurable) และไมสามารถชวยใหชีวิตยืนยาวขึ้น (irreversible)  ซ่ึงใน
ความเห็นของแพทยผูรักษา ผูปวยจะเสียชีวิตในระยะเวลาอันส้ัน 
หมายเหตุ ผูปวยดังกลาวควรไดรับการรักษาแบบประคับประคอง (palliative care) โดยมุงหวังใหลดความเจ็บปวดและความทุกขทรมานเปนสำคัญ 
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6.1 ใหทำการประเมินผลการรักษาทุก 6 เดือน เพ่ือพิจารณาปรับขนาดยาตามเกณฑในขอท่ี 5 
6.2 ใหพิจารณาหยุดยาเม่ือผูปวยมีเกณฑเขากันไดกับเกณฑขอใดขอหนึ่งดังตอไปนี้ 

6.2.1 ไมตอบสนองตอการรักษาแมจะใหยาในขนาดสูงสุดเปนเวลา 6 เดือนแลว โดยประเมินจากเกณฑ

บงชี้การรักษาท่ีเริ่มใหยา ตามตารางท่ี 1 
6.2.2 มีการกำเริบของระบบอ่ืน 
6.2.3 เกิดปฏิกิริยาการแพยา Imiglucerase แบบรุนแรง 
6.2.4 ผูปวยไมมารับการฉีดยาเกิน 3 ครั้ง ในระยะเวลา 3 เดือน อยางไมสมเหตุผล 
6.2.5 ไดรับการรักษาดวยการปลูกถายไขกระดูกเปนผลสำเร็จ ดวยการตรวจเอนไซม glucocerebrosidase 

ในเม็ดเลือดขาว มีการทำงานไมต่ำกวาครึ่งหนึ่งของคาปกต ิ
6.2.6 ผูปวยหรือผูปกครองปฏิเสธการปลูกถายไขกระดูก เม่ือสามารถหา donor ไดแลว 

6.3 ใหมีคณะกรรมการที ่หนวยงานสิทธิประโยชนแตงตั ้ง (Clinical Review Committee) พิจารณาเปน
รายบุคคลในกรณีอ่ืนๆ 

 
ตารางท่ี 1 เกณฑบงช้ีการรักษาและดัชนีวัดผลการรักษา Gaucher’s disease type 1 ดวยยา Imiglucerase 

อวัยวะ/ระบบ
รางกาย (Domain) 

เกณฑบงช้ีการรักษา  
(Indication for therapy) 

 Therapeutic goals 

ระบบโลหิต 1. เลือดจาง Hb นอยกวา 85% ของ 
lower limit ของคาปกติ 

ผูชาย ตั้งแต 12 g/dL 
ผูหญิง ตั้งแต 11 g/dL; 
เด็ก ตั้งแต 10 g/dL 

2. เกล็ดเลือดต่ำกวา 50,000 /mm3 
โดยไมมีสาเหตุอื ่นที ่สามารถแกไขได 
หรือ มีspontaneous bleeding 

ปริมาณเกล ็ดเล ือดเพิ ่มข ึ ้นจนถึงระดับที ่ ไม  เ กิด
เลือดออกเอง 
ปริมาณเกล็ดเลือดเปนปกติในผูปวยท่ีตัดมามแลว 
ปริมาณเกล็ดเลือดเพ่ิมข้ึน 1.5 เทา เทียบกับกอนไดรับ
การรักษาในผูปวยท่ีไมไดตัดมาม 

ตับและมาม 
 
 
 
 
 
 

3 .แสดงอาการร ุนแรงท ี ่ เ ก ิดจาก 
splenic infarct 

มามมีขนาดยุบลงอยางนอย 50%  
ไมมีอาการจากมามขาดเลือดอีก 

4.Huge splenomegaly  
ขอบลางของมามลงมาถึงขอบบนของ 
iliac crest  หร ือ ขอบด านในข  าม 
midline  
ซ่ึงวัดขนาดโดยการตรวจรางกาย 

มามมีขนาดยุบลง 50% เทียบกับกอนไดรับการรักษาหรือ 
มามมีขนาดยุบลงและใหญไมเกิน 8 เทาของคนปกติ ซ่ึง
ตรวจหรือวัดโดยวิธ ีultrasonography หรือ MRI 
ตับมีขนาดยุบลง 30% เทียบกับกอนไดรับการรักษาหรือ 
ตับมีขนาดยุบลงและใหญไมเกิน 1.25 เทาของคนปกติ ซ่ึง
ตรวจหรือวัดโดยวิธี ultrasonography หรือ MRI 
หนาท่ีตับทีผิดปกติมีการเปลี่ยนแปลงดีข้ึน 

กระดูก 5. อาการวิกฤติฉับพลัน (acute bone 
crisis) โดยปวดกระดูกรุนแรงรวมกับมี
ไขและเม็ดเลือดขาวเพิ ่มสูงขึ ้น โดย
เพาะเชื้อจากเลือดไมข้ึน  

ไมมีอาการวิกฤติฉับพลันเกิดข้ึนอีก 
อาการปวดลดลง 
เอกซเรยหรือ MRI กระดูกมีการเปลี ่ยนแปลงดีข้ึน 
(either MRI, QCSI2, or BMD) 
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อวัยวะ/ระบบ
รางกาย (Domain) 

เกณฑบงช้ีการรักษา  
(Indication for therapy) 

 Therapeutic goals 

หรือ มี avascular necrosis หรือ 
กระดูกหักเอง 

ไมมีกระดูกหักเองเพ่ิมใหมอีก 
เพ่ือใหผลรักษาดวยการผาตัดโรคทางกระดูกดีข้ึน 

ปอด 
 
 

6.มีอาการทางปอดที่รุนแรง เชน ความ
อิ่มตัวของออกซิเจนในเลือดต่ำผิดปกติ 
(SpO2 less than 95%, room air) ความ
ด ั น เ ล ื อด ในปอดส ู ง  (pulmonary 
hypertension) หรือมีภาวะแทรกซอน 
hepatopulmonary syndrome 

ความดันเลือดในปอดสูงมีการเปลี่ยนแปลงดีข้ึน 
ความอ่ิมตัวของออกซิเจนในเลือดไมต่ำ 
ภาวะ hepatopulmonary syndrome  
กลับมาดีข้ึนหรือหายไป 

การเจริญเติบโต 7. การเจริญเติบโตของรางกายชามาก 
คือ มีน้ำหนักหรือสวนสูงต่ำกวา 3rd 
percentile เม่ือเทียบกับอาย ุ

น้ำหนักสวนสูงคอย ๆ กลับมาดีข้ึนเขาสูเกณฑปกต ิ

หมาย เห ตุ  ป ร ั บ ป ร ุ ง จ า ก  Modified from Ontario Guidelines for Treatment of Gaucher Disease by Enzyme 
Replacement with Imiglucerase of Velaglucerase or Substrate Reduction Therapy with Miglustat (Version 9; 
August 2011) (which is based on Responses are based on those shown for ERT as presented by Pastores et al. 
Therapeutic Goals in the treatment of Gaucher Disease, Seminars in Hematology, 2004) 
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