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แนวทางการกำกับการใชยา Imiglucerase 
ในขอบงใช Gaucher’s disease type 1 

1. ระบบอนุมัติการใชยา 

1.1 กำหนดใหขออนุมัติการใชยา Imiglucerase ชนิดฉีดจากหนวยงานสิทธิประโยชนกอนการรักษา  
(pre-authorization) โดยมีการลงทะเบียนกอนทำการรักษากับหนวยงานสิทธ ิประโยชนไดแก 
สถานพยาบาล แพทยผูเชี่ยวชาญดานโลหิตวิทยาและเวชพันธุศาสตรและลงทะเบียนผูปวยโดยมีแพทย
สองสาขาวิชาดังกลาวตอผูปวย 1 ราย 

1.2 แพทยผูทำการรักษาตอเนื่องกรอกแบบฟอรมท่ีคณะอนุกรรมการพัฒนาบัญชียาหลักแหงชาติกำหนดทุก 3 เดือน

0

† 

2. คุณสมบัติของสถานพยาบาล 
2.1 มีความพรอมในการวินิจฉัยโรคสามารถตรวจและ/หรือ แปลผลการทำงานของเอนไซม glucocerebrosidase ได  

หรือ สามารถตรวจและ/หรือ แปลผลการกลายพันธุของยีน GBA1 
2.2 มีความพรอมในการรักษาโดยการบริหารยา Imiglucerase และ บริหารจัดการในการรักษาตอด วย 

การปลูกถายไขกระดูก 

3. คุณสมบัติของแพทยผูทำการรักษา 
เปนอายุรแพทยหรือกุมารแพทยที่ไดรับหนังสืออนุมัติหรือวุฒิบัตรจากแพทยสภา และมีความเชี่ยวชาญ 

ในอนุสาขาโลหิตวิทยา หรือ เวชพันธุศาสตรซ่ึงปฏิบัติงานในสถานพยาบาลตามขอ 2  

4. เกณฑอนุมัติการใชยา 

อนุมัติการใชยา Imiglucerase ในโรค Gaucher’s disease type 1  โดยมีเกณฑดังนี้ 
4.1 ไดรับการวินิจฉัยวาเปนโรค Gaucher’s disease type 1 โดยมีเกณฑการวินิจฉัยครบทุกขอดังนี้ 

4.1.1 ไดรับการตรวจยืนยันทางหองปฏิบัติการดวยวิธีใดวิธีหนึ่งตอไปนี้  
1). Enzyme analysis แลวพบวาเอนไซม glucocerebrosidase มีการทำงานที่ลดลงในระดับท่ี

เขาขายการเปนโรค หรือ  

2). ตรวจพบการกลายพันธุกอโรคของยีน GBA1 
4.1.2 ผูปวยเปนไปตามเกณฑอยางนอย 2 ขอ ดังตอไปนี้ 

1) มีภาวะเลือดจางโดย Hb นอยกวา 85% ของ lower limit ของคาปกติ 
2) เกล็ดเลือดต่ำกวา 50,000/mm3 อยางนอย 2 ครั ้งตอเนื ่องกันเปนเวลา หางกัน 1 เดือน  

โดยไมมีสาเหตุอ่ืนท่ีสามารถแกไขได หรือ มี spontaneous bleeding จากเกล็ดเลือดต่ำ  

3) แสดงอาการรุนแรงท่ีเกิดจาก splenic infarct 

 
† โปรดเก็บรักษาขอมูลไวเพื่อใชเปนหลักฐานในการตรวจสอบการใชยา โดยหนวยงานการกำกับดูแลการส่ังใชยาบัญชี จ(2) 
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4) ตรวจมามพบ huge splenomegaly (หมายถึง ขอบลางของมามลงมาถึงขอบบนของ iliac 
crest  หรือ ขอบดานในขาม midline) 

5) มีอาการทางกระดูก ไดแก อาการวิกฤติฉับพลัน (acute bone crisis) ไดแก ปวดกระดูกรุนแรง

รวมกับมีไขและเม็ดเลือดขาวเพิ่มสูงขึ้น โดยไมพบเชื้อจาก blood culture หรือ avascular 
necrosis หรือ กระดูกหักเอง 

6) มีอาการทางปอดที่รุนแรง เชน ความอิ่มตัวของออกซิเจนในเลือดผิดปกติ (เชน SpO2 ต่ำกวา 95% 
ท ี ่  room air) ความด ั น เล ื อด ในปอดส ู ง  (pulmonary hypertension ตรวจ โดยการ 
สวนหัวใจ หรือ echocardiogram) หรือมีภาวะแทรกซอน hepatopulmonary syndrome 

7) การเจริญเติบโตของรางกายชามาก (failure to thrive) คือมีน้ำหนักหรือสวนสูงต่ำกวา 3rd 
percentile เม่ือเทียบกับอายุท้ังนี้โดยไมเกิดจากสาเหตุอ่ืน 

4.1.3 ตรวจไมพบอาการรุนแรงทางระบบประสาทซึ่งเปนลักษณะของ Gaucher’s disease type 2 และ 3 
ดังนี้ 
1) พัฒนาการชาในเด็ก 

2) พัฒนาการหรือสติปญญาถดถอยในเด็กและสมองเสื่อมในผูใหญ (dementia) 
3) การกลอกตาผิดปกติ (oculomotor apraxia) 
4) กลืนลำบาก 
5) อาปากไมข้ึน (trismus) 
6) แขนขาเกร็ง 

7) มีการเคลื่อนไหวผิดปกติ เชน เกร็งหลังแอน (opisthotonos) เดินเซ ชัก  
4.1.4 ผู ปวยและผู ปกครองลงนามรับทราบวา ตองมารักษาอยางตอเนื ่องดวยยาและการปลูกถาย 

ไขกระดูก หากไมมาติดตามตามนัดหรือปฏิเสธการปลูกถายไขกระดูกเมื่อสามารถทำได อาจมีผล
ตอการไดรับยาตอ 

4.2 ตองไมเปนผูปวยระยะสุดทาย (terminally ill)‡ 

4.3 หนวยงานสิทธิประโยชนจัดตั้งคณะทำงานฯ (Clinical Review Committee) เพื่อทำการทบทวนขอมูล
ผูปวย Gaucher’s disease ทุก 6 เดือน 

5. ขนาดยาท่ีแนะนำ 
ขนาดยา Imiglucerase ที่แนะนำ ในที่นี้ระบุเฉพาะที่มีจำหนาย (Cerezyme®) คือ ขนาดยาเริ่มตน 30-60 U/kg 

โดยใหหยดทางหลอดเลือดดำอยางชาๆ ภายใน 1-2 ชั่วโมง ทุก 2 สัปดาห กรณีผลการตอบสนองเปนไปอยาง

เหมาะสม ใหพิจารณาลดขนาดยาลง 10-15 U/kg โดยขนาดยาสูงสุดของผูปวย ไมเกิน 60 U/kg ทุก 2 สัปดาห 

6. ระยะเวลาในการรักษาและเกณฑการหยุดยา 
 

‡ ผูปวยระยะสุดทาย (terminally ill) หมายถึง ผูปวยโรคทางกายซ่ึงไมสามารถรักษาได (incurable) และไมสามารถชวยใหชีวิตยืนยาวขึ้น (irreversible)  ซ่ึงใน
ความเห็นของแพทยผูรักษา ผูปวยจะเสียชีวิตในระยะเวลาอันส้ัน 
หมายเหตุ ผูปวยดังกลาวควรไดรับการรักษาแบบประคับประคอง (palliative care) โดยมุงหวังใหลดความเจ็บปวดและความทุกขทรมานเปนสำคัญ 
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6.1 ใหทำการประเมินผลการรักษาทุก 6 เดือน เพ่ือพิจารณาปรับขนาดยาตามเกณฑในขอท่ี 5 
6.2 ใหพิจารณาหยุดยาเม่ือผูปวยมีเกณฑเขากันไดกับเกณฑขอใดขอหนึ่งดังตอไปนี้ 

6.2.1 ไมตอบสนองตอการรักษาแมจะใหยาในขนาดสูงสุดเปนเวลา 6 เดือนแลว โดยประเมินจากเกณฑ

บงชี้การรักษาท่ีเริ่มใหยา ตามตารางท่ี 1 
6.2.2 มีการกำเริบของระบบอ่ืน 
6.2.3 เกิดปฏิกิริยาการแพยา Imiglucerase แบบรุนแรง 
6.2.4 ผูปวยไมมารับการฉีดยาเกิน 3 ครั้ง ในระยะเวลา 3 เดือน อยางไมสมเหตุผล 
6.2.5 ไดรับการรักษาดวยการปลูกถายไขกระดูกเปนผลสำเร็จ ดวยการตรวจเอนไซม glucocerebrosidase 

ในเม็ดเลือดขาว มีการทำงานไมต่ำกวาครึ่งหนึ่งของคาปกต ิ
6.2.6 ผูปวยหรือผูปกครองปฏิเสธการปลูกถายไขกระดูก เม่ือสามารถหา donor ไดแลว 

6.3 ใหมีคณะกรรมการที ่หนวยงานสิทธิประโยชนแตงตั ้ง (Clinical Review Committee) พิจารณาเปน
รายบุคคลในกรณีอ่ืนๆ 

 
ตารางท่ี 1 เกณฑบงช้ีการรักษาและดัชนีวัดผลการรักษา Gaucher’s disease type 1 ดวยยา Imiglucerase 

อวัยวะ/ระบบ
รางกาย (Domain) 

เกณฑบงช้ีการรักษา  
(Indication for therapy) 

 Therapeutic goals 

ระบบโลหิต 1. เลือดจาง Hb นอยกวา 85% ของ 
lower limit ของคาปกติ 

ผูชาย ตั้งแต 12 g/dL 
ผูหญิง ตั้งแต 11 g/dL; 
เด็ก ตั้งแต 10 g/dL 

2. เกล็ดเลือดต่ำกวา 50,000 /mm3 
โดยไมมีสาเหตุอื ่นที ่สามารถแกไขได 
หรือ มีspontaneous bleeding 

ปริมาณเกล ็ดเล ือดเพิ ่มข ึ ้นจนถึงระดับที ่ ไม  เ กิด
เลือดออกเอง 
ปริมาณเกล็ดเลือดเปนปกติในผูปวยท่ีตัดมามแลว 
ปริมาณเกล็ดเลือดเพ่ิมข้ึน 1.5 เทา เทียบกับกอนไดรับ
การรักษาในผูปวยท่ีไมไดตัดมาม 

ตับและมาม 
 
 
 
 
 
 

3 .แสดงอาการร ุนแรงท ี ่ เ ก ิดจาก 
splenic infarct 

มามมีขนาดยุบลงอยางนอย 50%  
ไมมีอาการจากมามขาดเลือดอีก 

4.Huge splenomegaly  
ขอบลางของมามลงมาถึงขอบบนของ 
iliac crest  หร ือ ขอบด านในข  าม 
midline  
ซ่ึงวัดขนาดโดยการตรวจรางกาย 

มามมีขนาดยุบลง 50% เทียบกับกอนไดรับการรักษาหรือ 
มามมีขนาดยุบลงและใหญไมเกิน 8 เทาของคนปกติ ซ่ึง
ตรวจหรือวัดโดยวิธ ีultrasonography หรือ MRI 
ตับมีขนาดยุบลง 30% เทียบกับกอนไดรับการรักษาหรือ 
ตับมีขนาดยุบลงและใหญไมเกิน 1.25 เทาของคนปกติ ซ่ึง
ตรวจหรือวัดโดยวิธี ultrasonography หรือ MRI 
หนาท่ีตับทีผิดปกติมีการเปลี่ยนแปลงดีข้ึน 

กระดูก 5. อาการวิกฤติฉับพลัน (acute bone 
crisis) โดยปวดกระดูกรุนแรงรวมกับมี
ไขและเม็ดเลือดขาวเพิ ่มสูงขึ ้น โดย
เพาะเชื้อจากเลือดไมข้ึน  

ไมมีอาการวิกฤติฉับพลันเกิดข้ึนอีก 
อาการปวดลดลง 
เอกซเรยหรือ MRI กระดูกมีการเปลี ่ยนแปลงดีข้ึน 
(either MRI, QCSI2, or BMD) 
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อวัยวะ/ระบบ
รางกาย (Domain) 

เกณฑบงช้ีการรักษา  
(Indication for therapy) 

 Therapeutic goals 

หรือ มี avascular necrosis หรือ 
กระดูกหักเอง 

ไมมีกระดูกหักเองเพ่ิมใหมอีก 
เพ่ือใหผลรักษาดวยการผาตัดโรคทางกระดูกดีข้ึน 

ปอด 
 
 

6.มีอาการทางปอดที่รุนแรง เชน ความ
อิ่มตัวของออกซิเจนในเลือดต่ำผิดปกติ 
(SpO2 less than 95%, room air) ความ
ด ั น เ ล ื อด ในปอดส ู ง  (pulmonary 
hypertension) หรือมีภาวะแทรกซอน 
hepatopulmonary syndrome 

ความดันเลือดในปอดสูงมีการเปลี่ยนแปลงดีข้ึน 
ความอ่ิมตัวของออกซิเจนในเลือดไมต่ำ 
ภาวะ hepatopulmonary syndrome  
กลับมาดีข้ึนหรือหายไป 

การเจริญเติบโต 7. การเจริญเติบโตของรางกายชามาก 
คือ มีน้ำหนักหรือสวนสูงต่ำกวา 3rd 
percentile เม่ือเทียบกับอาย ุ

น้ำหนักสวนสูงคอย ๆ กลับมาดีข้ึนเขาสูเกณฑปกต ิ

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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