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แนวทางกำกับการใชยา Nitisinone 
เง่ือนไขใชสำหรับรักษา โรคไทโรซีนีเมียชนิดท่ี 1 (hereditary tyrosinemia type 1)  

โดยใชเฉพาะการรักษาผูปวยกอนไดรับการปลูกถายตับ (liver transplant) 

1. ระบบอนุมัติการใชยา 
1.1 ขออนุมัติการใชยา Nitisinone จากหนวยงานสิทธิประโยชนกอนการรักษา (pre-authorization) โดยมีการ

ลงทะเบียนแพทย สถานพยาบาลและผูปวยกอนทำการรักษากับหนวยงานสิทธิประโยชน  
1.2 กรอกแบบฟอรมกำกับการใชยาบัญชี จ(2) ในครั้งแรก และขออนุมัติครั้งตอไปทุก ๆ 6-12 เดือน 
1.3 การขออนุมัติการใชยาเริ่มตน การใชยาตอเนื่อง และการหยุดยาของผูปวยแตละรายนั้น แพทยผูทำการ

รักษาหลักและสมทบควรมีการนำผลการรักษา ขอมูลผูปวย และแบบฟอรมกำกับการใชยาบัญชี จ(2) เสนอ
ตอหนวยงานสิทธิประโยชนโดยใชแนวทางตามที่หนวยงานกำหนดไว หรือคณะทำงานที่เกี่ยวของกำหนด 
และเม่ือมีการแตงตั้งหนวยงานกลางเพ่ือดำเนินการในเรื่องนี้ใหเปนหนาท่ีของหนวยงานนั้นแทน 

2. คุณสมบัติของสถานพยาบาล 
2.1 สถานพยาบาลหลัก หมายถึง สถานพยาบาลท่ีมีการใชยาตองเปนสถานพยาบาลท่ีมีความพรอมในการ

วินิจฉัยและรักษาโรค คือ 
2.1.1 เปนสถานที่มีแพทยที่ระบุไวในขอที่ 3 โดยใหสถานพยาบาลนั้นแจงความประสงคตอหนวยงาน

สิทธิประโยชนเพื่อขออนุมัติและลงทะเบียนสถานพยาบาลแตละแหงเปนกรณีไป โดยมีการ
ลงทะเบียนสถานพยาบาลกับหนวยงานสิทธปิระโยชนหรือหนวยงานกลางท่ีไดรับมอบหมาย 

2.1.2 มีแพทยเฉพาะทางตามที่ระบุไวในขอ 3 และมีแพทยเฉพาะทางสาขาอื่นที่พรอมจะรวมดูแลรักษา
ปญหาแทรกซอนท่ีอาจจะเกิดจากโรคและ/หรือการรักษา 

2.2 สถานพยาบาลสมทบ หมายถึง สถานพยาบาลท่ีรับสงตอ หรือดูแลผูปวยรวมกับสถานพยาบาลหลัก 

3. คุณสมบัติของแพทยผูทำการรักษา 
3.1 เปนแพทยผู เชี ่ยวชาญที่ไดรับหนังสืออนุมัติหรือวุฒิบัตรจากแพทยสภาในอนุสาขาเวชพันธุศาสตร 

ซ่ึงปฏิบัติงานในสถานพยาบาลตามขอ 2.1 
3.2 ในกรณีที ่ไมมีแพทยผู ทำการรักษาหลักในอนุสาขาเวชพันธุศาสตรที ่กำหนดไว (ตามขอ 3.1)  

ใหผูอำนวยการโรงพยาบาลแตงตั้งแพทยที่มีความรูความชำนาญในการใชยาดังกลาวซึ่งไดรับหนังสือ
อนุมัติหรือวุฒิบัตรจากแพทยสภาในสาขาดังตอไปนี้ 
3.2.1 กรณีผูปวยเด็ก 

- อนุสาขากุมารเวชศาสตรโรคระบบทางเดินอาหารและโรคตับ 
3.2.1 กรณีผูปวยผูใหญ 

- อนุสาขาโรคระบบทางเดินอาหาร 

4. เกณฑอนุมัติการใชยา  
โดยตองมีครบทุกขอดังตอไปนี้ 
4.1 ไมเปนผูปวยระยะสุดทาย (terminally ill)† 

 
† ผูปวยระยะสุดทาย (terminally ill) หมายถึง ผูปวยโรคทางกายซ่ึงไมสามารถรักษาได (incurable) และไมสามารถชวยใหชีวิตยืนยาวขึ้น (irreversible)  
ซ่ึงในความเห็นของแพทยผูรักษา ผูปวยจะเสียชีวิตในระยะเวลาอันส้ัน  
หมายเหตุ ผูปวยดังกลาวควรไดรับการรักษาแบบประคับประคอง (palliative care) โดยมุงหวังใหลดความเจ็บปวด และความทุกขทรมานเปนสำคัญ 
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4.2 ผูปวยมีขอสงสัยตามขอใดขอหนึ่ง กรณีดังตอไปนี ้
4.2.1 ผูปวยเด็กท่ีมีประวัติครอบครัวเปน tyrosinemia type I 
4.2.2 มีอาการทางตับ/อาการท่ีเขากับ tyrosinemia type I 
4.2.3 Newborn screening แลวมีผลเปนบวก (positive) 

4.3 การไดรับการตรวจยืนยันการวินิจฉัย โรคไทโรซีนีเมียชนิดท่ี 1 (Hereditary Tyrosinemia type 1) โดยขอใด
ขอหนึ่งตอไปนี้  
4.3.1 ไดรับการตรวจยืนยันดวยการตรวจหาการกลายพันธุของยีน fumarylacetoacetate hydrolase 

(FAH) 
4.3.2 ตรวจพบสารซัคซ ิน ิลอะซ ิโทน (succinylacetone) ในเล ือด (ด วยว ิธ ี  Tandem mass 

spectrometry (MS/MS)) 
4.3.3 ตรวจพบสารซัคซินิลอะซิโทน (succinylacetone) ในปสสาวะ (ดวยวิธี Gas chromatography 

mass spectrometry (GCMS))  
4.4 ผูปวยยังไมไดทำการปลูกถายตับ (liver transplant) 
4.5 มีการกรอกแบบฟอรมกำกับการใชยาบัญชี จ(2) ทุกครั้งท่ีจะใชยากับผูปวย1

†† 

5. ขนาดยาและวิธีการใชยา 
กรณีการรักษากอนปลูกถายตับ ขนาดยาเริ่มตน 1 มิลลิกรัม/กิโลกรัม/วัน แบงใหวันละ 2 ครั้ง 
หลังจากไดยานาน 4 สัปดาหหากยังพบ succinylacetone ปริมาณมาก สามารถเพิ่มขนาดยาเปน  

1.5 มิลลิกรัม/กิโลกรัม/วัน แบงใหวันละ 2 ครั้ง และหากจำเปนอาจเพ่ิมยาไปจนถึง มิลลิกรัม/กิโลกรัม/วัน 
แบงใหวันละ2 ครั้ง (ขนาดยาสูงสุด คือ 2 มิลลิกรัม/กิโลกรัม/วัน) 

ในกรณีท่ีอาการควบคุมไดเปนปกติเปนระยะเวลาหนึ่ง แพทยอาจพิจารณาปรับการบริหารยาใหเหลือ 
วันละครั้ง โดยคงขนาดยาตอวันเทาเดิม 

หมายเหตุ หามปรับขนาดยาตามระดับ tyrosine ในเลือด แตใหปรับอาหารและจำกัดปริมาณ 
tyrosine และ phenylalanine 

6. การติดตามและประเมินผลการรักษา 
6.1 ใหทำการประเมินผลการรักษาทุก 6-12 เดือน  
6.2 การเริ่มใหยาครั้งแรกตองสั่งโดยแพทยผูทำการรักษาหลักที่ลงทะเบียนใหผูปวย และในสถานพยาบาลของ

แพทยผูทำการรักษาหลัก และสำหรบัการสั่งยาครั้งถัดไปสามารถทำการสั่งโดยแพทยผูทำการรักษาสมทบ 
6.3 ผูปวยทุกรายตองไดรับการตรวจประเมินโดยแพทยผูทำการรักษาหลักเพ่ือติดตามอาการอยางนอยทุก 6-12 

เดือนกอนท่ีจะสั่งยารอบตอไป 
6.4 แพทยผูทำการรักษาหลักตองสงรายงานการประเมินติดตามอาการและผลการตอบสนองตอการรักษา

หลังการรักษาตามตารางท่ี 1 ใหแก หนวยงานสิทธิประโยชนโดยใชแนวทางตามท่ีหนวยงานกำหนดไว 
หรือคณะทำงานที่เกี ่ยวของกำหนด และเมื่อมีการแตงตั้งหนวยงานกลางเพื่อดำเนินการในเรื ่องนี้ 
ใหเปนหนาท่ีของหนวยงานนั้นแทน ทุก 6-12 เดือน 

 
 

 
†† โปรดเก็บรักษาขอมูลไวเพื่อใชเปนหลักฐานในการตรวจสอบการใชยา โดยหนวยงานการกำกับดูแลการส่ังใชยาบัญชี จ(2) 
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ตารางท่ี 1 การติดตามผลการรักษา  
  

อายุนอยกวา 1 ป อายุ 1-5 ป 
อายุ 5 ปข้ึนไป 

และผูใหญ 
หมายเหตุ 

1.  Succinylacetone (พลาสมา
หรือเลือดบนกระดาษกรอง/
ปสสาวะ-quantitative) 

ทุก 1-3 เดือน ทุก 3-6 เดือน ทุก 6-12 เดือน  

2.  Plasma amino acids ทุก 1-3 เดือน ทุก 3-6 เดือน ทุก 6-12 เดือน  

3.  CBC ทุก 3 เดือน ทุก 12 เดือน ทุก 12 เดือน  

4.  Liver function test และ 
Coagulogram 

ทุก 1-3 เดือน 
จนกวาจะเปนปกติ 

ทุก 6 เดือน ทุก 12 เดือน  

5.  Alpha-fetoprotein (AFP) ทุก 1-3 เดือน ทุก 6-12 เดือน ทุก 6-12 เดือน  
6.  Abdominal imaging 

(ultrasound/ CT or MRI) 
ทุก 12 เดือน* ทุก 12 เดือน* ทุก 12 เดือน* *หรือเม ื ่อมี

ขอบงชี ้หรือ
จำเปน 

7.  Electrolytes, BUN, Cr, Ca, P - ทุก 12 เดือน ทุก 12 เดือน  
8.  Developmental evaluation - กอนวัยเขาโรงเรียน  กอนวัยเขาโรงเรียน  
9.  Ophthalmology เม่ือมีอาการหรือมี

ขอบงชี้ทางคลินิก 
เม่ือมีอาการหรือมี
ขอบงชี้ทางคลินิก 

เม่ือมีอาการหรือมี
ขอบงชี้ทางคลินิก 

 

 
7. เกณฑการหยุดยา 

ใหพิจารณาหยุดยาเม่ือผูปวยมีลักษณะท่ีเขาไดกับเกณฑขอใดขอหนึ่งดังตอไปนี้ 
7.1 ผูปวยมีภาวะแทรกซอนจากยาซ่ึงอาจเปนอันตรายถึงแกชีวิต  
7.2 ผูปวยเกิดปฏิกิริยาการแพยา Nitisinone ชนิดรุนแรง 
7.3 ผูปวยไมใหความรวมมือในการรับยาตามกำหนดการรักษาหรือไมยินยอมท่ีจะใชยา Nitisinone  
7.4 ผูปวยขาดการติดตามผลการรักษาโดยไมมีเหตุผลอันสมควร  
7.5 ผูปวยไดรับการปลูกถายตับ (liver transplant) เปนผลสำเร็จ  
7.6 สถานะโรคเดิมของผูปวยเปลี่ยนเปนผูปวยระยะสุดทาย (terminally ill) 
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