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Költséghatékonysági elemzést végeztünk a mielo-
diszpláziás szindróma (MDS) talaján kialakult vastúlter-
helés, az ún. hemosziderózis terápiája kapcsán, mely-
ben két vaskelációs kezelést, a nálunk is elérhetô defer-
oxamin (Desferal) és az új deferazirox (Exjade) terápiá-
kat hasonlítottuk össze. 

Az Exjade a Desferal kezeléssel összehasonlításban
dominánsnak mutatkozott, vagyis jobb minôségû keze-
lés volt elérhetô vele alacsonyabb áron. Érzékenységi
vizsgálataink megerôsítették a megdöbbentô szakiro-
dalmi adatokat, mely szerint megfelelô kezelés nélkül a
betegek közel 1,5 évvel korábban halnak meg, mint kel-
lene, valamint hátralévô életük során 100%-ban alakul ki
szívelégtelenség, diabétesz és hipoparatireózis szö-
vôdménye. Ezen vastúlterhelt betegek 50%-ánál elsôd-
legesen a szívelégtelenség a halál oka. Az Exjade keze-
lést költséghatékonynak találtuk, melynek terápiás költ-
sége összemérhetô más onkológiai készítmények 
árával. 

Economic analysis was conducted to assess the
costs, effectiveness and cost-effectiveness of Exjade, a
novel treatment of chronic iron overload due to the fre-
quent blood transfusions in MDS (mielodisplastic syn-
drome) compared to Desferal that of the usual treatment.

Exjade iron chelating therapy when compared to
Desferal was dominant; hence it provides a better care
with a higher QALY gain at a lower cost. The results of
the sensitivity analysis show that patients die 1,5 year
earlier without adequate iron chelation and they have a
probability of 100% to develop heart insufficiency, dia-
betes and hypoparathireosis. In these patients the pri-
mary cause of death is heart insufficiency in 50% of the
cases. Exjade therapy proved to be cost-effective and the
therapeutic costs were comparable to other therapies in
the oncology field. 

BEVEZETÉS

Az emberi test nem képes a feleslegesen felhalmozódott
vasat a szervezetbôl kiüríteni. Ez az oka annak, hogy a gya-
kori vértranszfúziót igénylô állapotokban (thalasszémia, sar-
lósejtes anémia, mielodiszpláziás szindrómában) a vas fel-
halmozódik a létfontosságú szervekben, így a szívben, a
lépben, a májban és az endokrin szervekben. E szervek
megbetegedése funkciókárosodásokhoz, szívelégtelenség,
cukorbetegség, májbetegség kialakulásához és a betegek
korai halálához vezet. [1] Azonban a vastúlterhelés rejtette

kockázatok megfelelô vaskelációs kezelés mellett meg-
elôzhetôk és kivédhetôk.  

A jelenleg hazánkban az egyetlen rendelkezésre álló te-
rápia a deferoxamine mesylate (Desferal), melyet az 1960-
as években alkalmaztak elôször és mára a standard
vaskelációs kezelés alapjává vált. Az elmúlt 40 év klinikai ta-
pasztalatai igazolták a vaskelációs kezelés morbiditás és
mortalitás-csökkentô szerepét, azonban a gyenge biológiai
elérhetôség és a rövid plazmafelezési idô miatt heti 5-7 al-
kalommal adott 8-12 órás folyamatos infúziós adagolás nem
felel meg modern korunk terápiás követelményeinek. A bo-
nyolult és hosszadalmas adagolás ellenérzést vált ki mind a
betegek, mind a kezelést végzô egészségügyi személyzet
részérôl, és rendkívûl alacsony betegcompliance-hez vezet.
A  szuboptimális kezelés pedig alacsony hatásosságot ered-
ményez, ami elvesztett életévekben és alacsonyabb élet-
minôségben nyilvánul meg a betegek számára [2,3].

Jelen elemzésünk tárgya a deferasirox (ICL670,
EXJADE), amely a tridentate típusú vaskelátorok új osztá-
lyának képviselôje [4]. A szer orálisan adagolható, mert a
bélcsatornából jól felszívódik, és kedvezô  plazmafelezési
mutatói miatt elegendô a napi egyszeri adagolás [5]. Ösz-
szehasonlító vizsgálatokban az Exjade terápiát hasonlóan
biztonságosnak, vaskötô képességét tekintve pedig ugyan-
olyan eredményesnek találták, mint a már jól ismert defer-
oxamin terápiát [6].

A legtöbb vaskelációs kezeléssel végzett nemzetközi kli-
nikai vizsgálatot β-thalassemiában és sarlósejtes anémiá-
ban szenvedô betegek körében végezték, amíg Magyaror-
szágon potenciálisan a mielodiszpláziás szindrómában
(MDS) szenvedô betegek számára jelenthet terápiát. A
vaskelációs kezelés a felsorolt alapbetegségtôl független és
nem is gyógyítja azokat, hanem a vaskelációs kezelés a
különbözô alapbetegségekre alkalmazott közös terápia, va-
gyis a vértranszfúzió egyik káros következményének, a
hemosziderózisnak hosszú távú hatásait hivatott kivédeni.
Ezért az alapbeteségtôl független események vizsgálatában
megjelent tanulmányok eredményei az alapbetegségtôl füg-
getlenül felhasználhatók és a megfelelô statisztikai módsze-
rek segítségével extrapolálhatók. Ez azt jelenti, hogy a tech-
nológia-elemzési technikák szabályainak betartásával, pl. a
β-thalassemiában kapott, az alapbetegség független morta-
litási eredményeket alkalmazni lehet az MDS betegek élet-
kilátásainak becsléséhez. Ma már nem elegendô a társada-
lombiztosítási kérelmek benyújtásánál a szer biztonságos-
ságát és klinikai eredményességét bizonyítani, hanem an-
nak költségeit, költséghatékonyságát is számba kell venni.
[7] A fent említett technikák segítségével Markov-modellt ké-
szítettünk az Exjade vaskelációs kezelés következményei-
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nek, költségeinek és költséghatékonyságának bizonyításá-
ra. Modellünket általános hemosziderózis konzekvenciái-
nak, illetve általános kezelésének modellezésére fejlesztet-
tük ki és a jelen beadványunk kedvéért optimalizáltuk az
MDS-ben szenvedô és gyakori vértranszfúzióban részesülô
betegek eseteire. A költséghatékonysági elemzések azt ha-
tározzák meg, hogy egy új terápia, jelen esetben az Exjade
bevezetésének hozzáadott költségei hogyan viszonyulnak
annak hozzáadott eredményeihez. 

MODELL LEÍRÁSA

Az Exjade költséghatékonységi modell egy döntéshoza-
tali eszköz az Exjade vaskelációs kezelés következményei-
nek, költségeinek és költséghatékonyságának megítélésé-
hez a biztosító perspektívájából. Költség-hatékonysági
elemzésünket Markov-modellezési technika segítségével
valósítottuk meg.  A Markov-modell a matematikai modellek
speciális típusa, amely lehetôvé teszi egy adott betegség
progressziójának meghatározását egy kiterjesztett idô-
távban [8]. A Markov modellben a a betegek meghatározott
számú betegség vagy egészségi állapotban tartózkodhat-
nak (pl. betegségmentes, beteg vagy halott stb.). A betegek
meghatározott idôközönként (modellciklusonként), megha-
tározott valószínûséggel kerülhetnek át az egyik állapotból a
másikba. Ezek az átmeneti valószínûségek természetes fo-
lyamatokat tükröznek, úgymint incidenciát, mortalitási rátá-
kat, klinikai események elôfordulási arányait stb, így ezek
mindig beteg illetve betegségfüggô paraméterek. A modell
alapján várható össz-, tehát kumulatív költség és egészség-
nyereség kiszámítása úgy történik, hogy az egyes modellál-
lapotokban tartózkodó betegek arányát (az össz 100%)
megszorozzák az adott állapothoz tartozó költség- és élet-
minôség vonzatokkal. 

Az általános modellt eredetileg a hemosziderózisra, az
Exjade vaskelációs kezelés költséghatékonyságának vizs-
gálatára fejlesztették ki, melyet a myelodiszpláziában szen-
vedô betegekre és a magyar egészségügyi ellátórendszer
viszonyaira adoptáltuk. Az MDS krónikus jellegét és lefolyá-
sát is figyelembe véve – a külföldi ajánlásokkal összhang-
ban –, 10 évben jelöltük meg a modellezni kívánt idôszakot.
A kapott klinikai és gazdasági eredményeket 5%-os disz-
kontrátával vettük figyelembe a magyar ajánlásoknak
megfelelôen. Elemzésünk perspektívája elsôdlegesen a fi-
nanszírozó szempontjait tükrözi, mivel csak közvetlen
egészségügyi költségeket vettünk figyelembe. Mindemellett
a modell felépítése lehetôvé teszi, hogy számításokat vé-
gezzünk a társadalom perspektívájából is, a beteggondozás
olyan közvetlen vagy közvetett költségeit is számolva, ame-
lyeket a betegek maguk fizetnek, úgymint a fizetett vagy ön-
kéntes gondozói ellátások vagy a munkabér- és termelé-
kenység-veszteség.  

A modell mûködését tekintve Markov-modell, kumulatív
módon kiszámolja az egyes terápiás alternatívák (defera-
zirox, deferoxamine) által várható élettartamot, a vastúlterhe-
lés miatti különbözô komplikációk kialakulásának élethossz-

ra vonatkoztatott valószínûségét, a hemosziderózis és
komplikációinak kezelési költségét, a várhatóan megment-
hetô életévek számát, a szívbetegség mentes várható túl-
élést és a minôségben megélhetô életévek számát, a QALY-t.
A QALYs az egészségnyereség mértéke, amely a terápia so-
rán megnyerhetô életéveket korrigálja azok életminôségével
és egy általánosan használható mértékegységet jelent,
amellyel összehasonlító megállapítások tehetôk a különbözô
betegségek és terápiák között. A QALY-t úgy kapjuk meg,
hogy az életévek számát megszorozzuk az adott (beteg-
ség)állapothoz tartozó hasznossági index-szel. A hasznos-
sági súlyok pedig a társadalom megítélését tükrözik egy
adott állapotról a halált jelentô 0 és a tökéletes egészséget
reprezentáló 1 között. Az inkrementális költséghatékonysági
ráta (ICER) jelen esetben úgy fogalmazható meg, hogy a
deferazirox költségébôl levonjuk a deferoxamin költségét és
ezt pedig elosztjuk a deferazirox által megnyerhetô QALY-k
mínusz a dereroxamin QALY-k értékével, vagyis a terápiák
közti költségkülönbséget osztjuk a QALY-k különbségével.
Az említett paramétereket a modell kiszámítja. 

A komplikációk magukba foglalják a hemosziderózis
okozta szívpanaszokat, mint az aritmiák és a szívelégtelen-
ség, májbetegségek, a cukorbetegség, és a hypogonadiz-
mus, hypoparathyreodizmus vagy a hypothyreoizmus. A mo-
dell futása során a betegek elszenvedhetnek egy vagy több
ilyen komplikációt azok kialakulási valószínûségétôl füg-
gôen, valamint meghalhatnak. A modell állapotai képesek fi-
gyelembe venni a komplikációk összes lehetséges kombiná-
cióját, ami kiegészül még két lehetséges állapottal, a kompli-
kációmentesség és a halál gyûjtôállapotával. Az egyes be-
tegségállapotok közötti átmenetek éves valószínûséggekkel
történnek, vagyis a modell éves ciklusokban fut.  

A MODELL FELTÉTELEZÉSEI 

A modellnek nem a valóságot kell leképeznie, hanem
annak az éppen vizsgált folyamatát nyílt rendszerben, azon-
ban azt a lehetô legjobban kell tükröznie, és emiatt a model-
lezés során szükség van bizonyos általánosításokra és
kompromisszumokra a számítások során.  

Feltételezzük, hogy a betegek csak Exjade vagy csak
Desferal típusú vaskelációs kezelésben részesülhetnek.  A
klinikai vizsgálatok eredményei alapján feltételezzük, hogy a
választott terápiától függetlenül a klinikai eredményekben
nincs eltérés, amennyiben a terápiákat az alkalmazási elôi-
ratban foglaltak szerint alkalmazzák [8]. A komplikációk ki-
alakulásának valószínûségérôl feltételezzük, hogy függ a
beteg életkorától és a vaskelációs kezelés alkalmazásának
módjától, de minden más vonatkozásban megegyezik a
deferazirox és deferoxamin esetében.   

A halálozásról feltételezzük, hogy csak az életkortól és a
vastúlterhelés következtében kialakult szívbetegségtôl függ,
más faktor nem befolyásolja. Tesszük ezt annak ellenére,
hogy tudjuk, az egyéb hemosziderózis okozta komplikációk
is hatással vannak a halálozási rátára, mégis a halálozások
80%-áért a szívbetegségek felelôsek [9,10].
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A MODELL KIINDULÁSI PARAMÉTEREI 

A modell állapotai tükrözik a betegség lefolyását és an-
nak minden lényeges állomását. A modellben mindenki a
komplikációktól mentes állapotban kezd, és az átmeneti
valószínûségeknek megfelelôen meghalhat, vagy átkerülhet
valamelyik komplikációval terhelt állapotba. A modell képes
az egyes komplikációk vagy azok összes kombinációjának
modellezésére. Az átmeneti valószínûségeket klinikai vizs-
gálatok eredményeibôl, adatbázisok és epidemiológia fel-
mérések adatai alapján határozták meg. Pl. a komplikáció-
mentes állapotból a halál állapotába az egyedek a korspeci-
fikus halálozási valószínûségek mentén kerülnek át, amit mi
a KSH hivatalos adatai alapján adaptáltunk úgy, hogy tük-
rözze a magyar halálozási statisztikákat. 

Az MDS krónikus jellegét és lefolyását is figyelembe vé-
ve, a külföldi ajánlásokkal összhangban 10 évben jelöltük
meg a modellezni kívánt idôszakot. A kapott klinikai és gaz-
dasági eredményeket 5%-os diszkontrátával vettük figye-
lembe a magyar ajánlásoknak megfelelôen. Külföldi, elsô-
sorban tengerentúli források 3%-ban jelölik meg a diszkont
tényezôt fejlett nyugati országokra jellemzô infláció mérté-
kének megfelelôen. Az 5%-os diszkontráta megfelelel a
magyar gazdaság inflációs várakozásainak és összhang-
ban van a hazai  technológia-elemzési ajánlással is. 

EREDMÉNYESSÉG MÉRÉSE

Tanulmányunkban a minôségben megélt életévek szá-
ma, a QALY (quality-adjusted life years) volt az elsôdleges
végpont, de mellette a kezeléssel megnyerhetô életévek
száma és a betegségmentes túlélés is megjelenik.    

Az egyes terápiákhoz kapcsolódó hasznossági súlyok
azokat az értékeket jelentik, amelyeket a betegek defera-
zirox illetve desferoxamin terápiával megnyerhetnek. Eze-
ket az értékeket time-trade-off módszerrel végzett élet-
minôségvizsgálatok szolgáltatták. A vizsgálatokban 120 fel-
nôttet kérdeztek meg az orális, illetve az infúziós vaskelá-
ciós kezeléssel kapcsolatos értékelésükrôl. [11] A vizsgálat
eredményeként a napi egyszeri szájon át adott vaskelációs
kezelés hasznossági súlya 0,85 (95%CI 0,81 – 0,89) lett,
amíg az infúziós vaskelációs kezeléshez 0,61 (95%CI 0,56
– 0,66) érték volt rendelhetô. A vastúlterhelés okozta komp-
likációk kialakulása természetesen tovább rontja a betegek
életminôségét, amelynek mértékét szakirodalmi adatok és
Delphi-panel segítségével határozták meg. [12,13]

Ezen vizsgálatok jellemzôje, hogy az egyes betegségál-
lapotokhoz a társadalmi értékítélet alapján hozzárendelhetô
hasznossági értékeket mérik, amelyek idôtávos súlyozásá-
val a minôséggel korrigált életévek száma kiszámítható, az
alábbi képlet alapján:

Ahol n a ciklusok száma (ezek egyben betegségállapoto-
kat is jelentenek), t a betegségállapotokban eltöltött idô és u
az egyes betegségállapotokhoz tartozó hasznossági értékek.  

A QALY segítségével azután költséghatékonysági elem-
zésekben össze lehet hasonlítani a különbözô alternatív te-
rápiák költségei árán megnyerhetô QALY-k mértékét
Ft/QALY hányados formájában.

KÖLTSÉGEK ÉS SZOLGÁLTATÁS-FELHASZNÁLÁSOK 

A hemosziderózis illetve a következményesen kialakult
komplikációk kezelésével kapcsolatos egészségügyi szol-
gáltatások igénybevételi adatait országosan reprezentatív 6
hematológiai centrum szakértôi által megadott helyi proto-
kollok alapján átlagoltuk. A megkérdezett orvosok a saját kli-
nikai praxisukban használt terápiás gyakorlat alapján adtak
választ a betegek egészségügyi erôforrás-felhasználásaira,
amelyeket az OEP 2006. évben érvényes díjtételei alapján
áraztunk be, és így jutottunk a különbözô súlyosságú bete-
gek éves átlagköltségeihez. A kórházi kezelés költségei
nem a valós kiadásokat tartalmazzák, hanem az Országos
Egészségbiztosítási Pénztár (OEP) által HBCS alapján térí-
tett díjakat, ami viszont az OEP perspektívájából költségnek
tekintendô. Ezeket összefoglalva az 1. táblázat mutatja 

1. táblázat
Biztosítói költségek az egyes terápiákban, komplikációkban  

A gyógyszerek költségeit a finanszírozó perspektívájá-
ból, Exjade esetében teljes áron, Desferal esetében az OEP
által megadott 90%-os támogatás mértékével vettük figye-
lembe. A gyógyszerek dózisát, átlagos 70 kg-os beteg szük-
ségleteinek megfelelôen számoltuk. A vaskelációs készít-
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mények napi dózisát, illetve a deferoxamin infúzió beadá-
sára számított egyéb költséget az alkalmazási elôirat alap-
ján határoztuk meg. Heti öt napos infúziós kúrával számol-
tunk, amelyet a megkérdezett orvosok a betegek kórházi
osztályokra történô felvételével tudnak biztosítani. A válasz-
adók több, szakmailag megalapozott kódot alkalmaztak a
betegek kórházi tartózkodása elszámolására, melyek több-
sége 1-nél magasabb volt, mi az átlagszámítás helyett kon-
zervatív módon csak 1 HBCS-t számoltunk kúránként, ami
közel 544 ezer forintos havi költséget jelent, és ami alábecs-
lése a valódi költségeknek.  

A komplikációk költsége közül konzervatív megközelí-
tésként csak a leggyakrabban elôforduló szívelégtelenség
kezelését vettük alapul, a többi, a klinikumban kevésbé
gyakran látott  komplikációkat viszont nem. A gyógyszerek
esetében az OEP térítési díjakkal számoltunk. 

Az intézményben bekövetkezett halálozás költségeként
egy resuscitáció és egy boncolás OEP által kifizetett díjait
vettük alapul. A költségek megállapítását a biztosító pers-
pektívájából végeztük. 

EREDMÉNYEK

Modellünkben átlag 70 kg súlyú hatvanöt éves betegek
betegséglefolyásának szimulációjára került sor, melyet 10
éves idôtávon éves ciklusokban futtattunk. Alapesetként
vettük alapul, hogy az Exjade és Desferal terápiákat 100%-
os compliance mellett kapják a betegek, és így  az alkalma-
zási elôirat szerint adagolt két vaskelációs technika között
nincs különbség a vastúlterhelés miatt kialakult komplikáci-
ók gyakoriságában és a várható élettartamban sem. Ezen
paraméterek esetében elemzésünk költség-minimalizációs
elemzést jelent. Az életminôség tekintetében azonban való-
di költséghatékonysági elemzésrôl van szó, mivel eltérés ta-
pasztalható mind a költségek, mind a minôségben megnyer-
hetô életévek számának tekintetében. Az eredménytábla
alapján a deferazirox (Exjade) kezelés 307 438 Ft-tal ol-
csóbb a jelenleg használatos deferoxamin terápiánál és a

minôségben megnyerhetô életévek száma is 1,128 QALY-
val (diszkontált) több az új terápiánál. Számításaink alapján
kijelenthetô, hogy az Exjade terápia hatásosabbnak és ol-
csóbbnak, vagyis domináns terápiának bizonyult. A kompli-
kációk kezelésének költségei között az egyszerûség kedvé-
ért csak a klinikai gyakorlatban leggyakrabban elôforduló
szívelégtelenség kezelésének költségét tüntettük fel. Jelen
esetben, 100%-os compliance mellett a szívelégtelenség
elôfordulásának gyakoriságában nem volt különbség a két
terápiás alternatíva összehasonlításában, így azok kezelési
költségeiben sem. Alepesetben az összes többi felsorolt
komorbiditás gyakoriságában sincs eltérés a terápiák kö-
zött, így inkrementális költségek az egyszerûség kedvéért
elhagyhatóak voltak.   

Az Exjade terápia domináns lett a Desferal kezeléssel
összehasonlításban, vagyis annál jobb minôségû kezelés
alacsonyabb áron érhetô el. 

ÉRZÉKENYSÉGI VIZSGÁLATOK

Érzékenységi vizsgálatokat végeztünk a következô pa-
raméterek változtatásával: a vastúlterhelés nyomán kialaku-
ló komplikációk valószínûsége és költsége, a szívelegtelen-
ség halálozási rátája, a hasznossági értékek és a gyógyszer-
költségek. A modell eredményeit érzékenyen befolyásolta a
compliance, továbbá érzékenységet mutatott a gyógyszer-
költségekre és a Desferal infúzió beadási költségeinek vál-
toztatására, de összességében robosztusnak találtuk.  

MEGBESZÉLÉS, KÖVETKEZTETÉSEK

Költséghatékonysági elemzést végeztünk a mielodisz-
pláziás szindróma (MDS) talaján kialakult vastúlterhelés, az
ún. hemosziderózis terápiája kapcsán, melyben két vaskelá-
ciós kezelést, a nálunk is elérhetô deferoxamin (Desferal) és
az új deferazirox (Exjade) terápiákat hasonlítottuk össze. 

Az Exjade a Desferal kezeléssel összehasonlításban do-
minánsnak mutatkozott, vagyis jobb minôségû kezelés volt
elérhetô vele alacsonyabb áron. Érzékenységi vizsgálataink
megerôsítették a megdöbbentô szakirodalmi adatokat, mely
szerint megfelelô kezelés nélkül a betegek közel 1,5 évvel
korábban halnak meg, mint kellene, valamint hátralévô éle-
tük során a szívelégtelenség, a diabétesz és a hipopara-
tireózis 100%-ban, a hipogonadizmus 87%-ban, a hipo-
tireózis pedig 50%-ban alakul ki az MDS alapbetegség kap-
csán. Ezen vastúlterhelt betegek 50%-ánál elsôdlegesen a
szívelégtelenség a halál oka. Mindezen szövôdmények ki-
alakulásának és az MDS-ben szenvedô betegek rövidebb
várható élettartamának oka a szuboptimális vaskelációban
keresendô, amelynek szignifikáns meghatározója a beteg-
compliance. Az Exjade, mint az egyetlen orális adagolású
vaskelációs készítmény reményt ad a compliance jelentôs ja-
vítására. A teljes compliance mellett alkalmazott Exjade ke-
zelés költségmegtakarító terápia lehet a magyar egészség-
ügyi ellátórendszer számára, terápiás költsége pedig össze-
mérhetô más onkológiai készítmények árával. 

2. táblázat
Eredmények
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