Zalacznik B.174.

LECZENIE CHORYCH NA ATAKSJE FRIEDREICHA (ICD-10: G11.1)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW
W PROGRAMIE

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE
W RAMACH PROGRAMU

Kwalifikacji $wiadczeniobiorcow do terapii oraz ocene skutecznosci
leczenia dokonuje Zespét Koordynacyjny ds. Leczenia chorych na
ataksje Friedreicha, powolywany przez Prezesa Narodowego
Funduszu Zdrowia.

1. Kryteria kwalifikacji

Do leczenia omaweloksolonem kwalifikowani
spelniajacy acznie ponizsze kryteria:

sq pacjenci

1) wiek:16 lat i powyzej;
2) rozpoznanie
genetycznym;

ataksji  Friedreicha potwierdzone badaniem

3) adekwatna wydolno$¢ narzadowa okre$lona na podstawie

wynikéw badan laboratoryjnych krwi zgodnie z zapisami
aktualnej ChPL;

4) brak istotnych choréb wspotistniejacych stanowigcych
przeciwskazanie do terapii stwierdzonych przez lekarza
prowadzacego w oparciu o aktualng ChPL;

5) wykluczenie cigzy lub karmienia piersia.

Ponadto do programu lekowego kwalifikowani sa réwniez pacjenci
wymagajacy kontynuacji leczenia, ktérzy byli leczeni dotychczas w
ramach innego sposobu finansowania terapii, za wyjatkiem

1. Dawkowanie leku w programie

Spos6éb podawania oraz ewentualne czasowe
wstrzymania leczenia, prowadzone zgodnie z
aktualng Charakterystyka Produktu Leczniczego
(ChPL) lub przyjeta praktyka kliniczna.
Maksymalna dawka to 150 mg omaweloksolonu
raz na dobe.

1. Badania przy kwalifikacji:
1) oznaczenie stezenia aminotransferazy alaninowej;
2) oznaczenie stezenia aminotransferazy asparaginianowej;
3) oznaczenie stezenia bilirubiny we krwi;
4) oznaczenie stezenia glukozy i HbA1lc we krwi;

5) lipidogram — oznaczenie cholesterolu catkowitego,
cholesterolu frakcji LDL i HDL, triglicerydow;

6) badanie stezenia peptydu natriuretycznego typu B (BNP lub
NT-pro-BNP);

7) elektrokardiografia (EKG);

8) echokardiografa (ECHO);

9) konsultacja kardiologiczna;

10) pomiar masy ciata;

11) test ciazowy (oSwiadczenie o stosowaniu skutecznej
antykoncepcji w trakcie trwania terapii - u kobiet w wieku
reprodukcyjnym);

12) konsultacja neurologiczna z oceng stopnia ciezkosci choroby

w skali mFARS wraz z okresleniem warto$ci przy
rozpoczynaniu leczenia.
Warunkiem  kwalifikacji do programu jest posiadanie

dokumentacji medycznej wraz z badaniem genetycznym na




trwajacych badan klinicznych, pod warunkiem, ze w chwili
rozpoczecia leczenia omaweloksolonem  spelniali  kryteria
kwalifikacji do programu lekowego.

2. Okreslenie czasu leczenia w programie

U pacjentow po ukonczeniu 18 r.z., leczenie trwa do momentu
okreslonego kryteriami wylaczenia w pkt. 3. W szczeg6lnych
przypadkach, w ktérych w przebiegu choroby udokumentowano
istotne spowolnienie postepu dysfunkcji innych niz uwzgledniane w
skali mFARS, na wniosek o$rodka prowadzacego, Zesp6t
Koordynacyjny ds. Leczenia chorych na ataksje Friedreicha moze
podjac decyzje o kontynuacji leczenia.

U pacjentéw przed ukonczeniem 18 r.z., leczenie trwa do momentu
podjecia decyzji przez Zesp6t Koordynacyjny ds. Leczenia chorych
na ataksje Friedreicha.

Z powodu potwierdzonej cigzy oraz w okresie karmienia piersia,
mozliwe jest czasowe zawieszenie leczenia z mozliwoScia powrotu
do stosowanej terapii.

Po ukoniczeniu 18 r.z. nie ma koniecznosci ponownej kwalifikacji
pacjenta do programu po przeniesieniu leczenia do osrodka dla
dorostych.

Pacjent bedacy w trakcie terapii, ktéry ukonczyt 18 rok zZycia moze
kontynuowa¢ terapie w pediatrycznym osrodku realizujacym
program lekowy do ukonczenia 20 roku zycia, po uzyskaniu
indywidualnej zgody dyrektora wojewddzkiego oddziatu NFZ.

3. Kryteria wylaczenia z programu

1) brak skuteczno$ci terapii definiowany jako pogorszenie o
wiecej niz 2 punkty S$rednio rocznie w skali mFARS
potwierdzone w dwdch kolejnych ocenach rocznych z
zaznaczeniem, ze:

podstawie ktérej postawiono rozpoznanie ataksji Friedreicha;

2. Monitorowanie leczenia

Raz w miesigcu, przez pierwsze 3 miesigce leczenia, a nastepnie
okresowo, zaleznie od wskazan klinicznych nalezy wykonac¢:

1) oznaczenie stezenia aminotransferazy alaninowej;
2) oznaczenie stezenia aminotransferazy asparaginianowej;

3) oznaczenie stezenia bilirubiny we krwi.

Co 6 miesiecy, w 1. roku leczenia i raz na 12 miesiecy od 2. roku
leczenia nalezy wykonac:

1) lipidogram - oznaczenie cholesterolu  catkowitego,
cholesterolu frakcji LDL i HDL, triglicerydéw;

2) badanie stezenia peptydu natriuretycznego typu B (BNP lub
NT-pro-BNP);

3) pomiar masy ciala.

Raz na 12 miesiecy nalezy wykonac:
1) elektrokardiografia (EKG);
2) echokardiografa (ECHO);

3) konsultacja kardiologiczna.

Ocene skuteczno$ci na podstawie redukcji stopnia ciezkoSci
choroby w skali mFARS wykonuje sie co 6 miesiecy.

Na podstawie ww. badain w celu monitorowania skuteczno$ci
leczenia Zesp6t Koordynacyjny ds. Leczenia chorych na ataksje
Friedreicha okre$la dla indywidualnego pacjenta wskazniki
odpowiedzi na leczenie, w tym:




a)w szczeg6lnych przypadkach, w ktérych w przebiegu
choroby udokumentowano istotne spowolnienie postepu
dysfunkcji innych niz uwzgledniane w skali mFARS, na
whniosek osrodka prowadzacego, Zesp6t Koordynacyjny ds.
Leczenia chorych na ataksje Friedreicha moze podjac¢
decyzje o kontynuacji leczenia,

b) nie dotyczy pacjentéw przed ukoniczeniem 18 r.z., u ktérych
leczenie trwa do momentu podjecia decyzji przez Zespét
Koordynacyjny ds. Leczenia chorych na ataksje
Friedreicha;

2) pojawienie sie przeciwwskazan do leczenia wymienionych w
Charakterystyce Produktu Leczniczego;

3) wystapienie choréb lub stanéw, ktére w opinii Zespohlu
Koordynacyjnego ds. Leczenia chorych na ataksje Friedreicha
uniemozliwiajq kontynuacje leczenia;

4) wystapienie dzialan niepozadanych, ktére w opinii Zespolu
Koordynacyjnego ds. Leczenia chorych na ataksje Friedreicha
uniemozliwiajq kontynuacje leczenia;

5) wystapienie nadwrazliwosci na lek lub substancje pomocnicza
uniemozliwiajgce kontynuacje leczenia;

6) wystapienie zagrazajacej zyciu albo nieakceptowalnej
toksycznos$ci pomimo zastosowania adekwatnego
postepowania;

7) brak wspéipracy lub nieprzestrzeganie zalecenn lekarskich ze
strony $wiadczeniobiorcy lub jego prawnych opiekunéw w
szczeg6lnosSci dotyczacych okresowych badan kontrolnych
oceniajacych skutecznos¢ i bezpieczenstwo leczenia.

- zmiana wyniku w skali mFARS w ciagu 12 miesiecy leczenia.

Dane gromadzone sa w elektronicznym systemie monitorowania
programo6w lekowych i analizowane przez Zespét Koordynacyjny
ds. Leczenia chorych na ataksje Friedreicha, ktéry podsumowuje
wyniki leczenia w programie lekowym na koniec kazdego roku.

2. Monitorowanie programu

1) gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta danych
dotyczacych monitorowania leczenia i kazdorazowe ich
przedstawianie na Zadanie kontroleréw Narodowego
Funduszu Zdrowia;

2) uzupelnienie danych zawartych w elektronicznym systemie
monitorowania programéw lekowych dostepnym za pomoca
aplikacji internetowej udostepnionej przez OW NFZ, z
czestotliwo$cia zgodna =z opisem programu oraz na
zakonczenie leczenia; w tym przekazywanie danych
dotyczacych wskaznikéw efektywnosci:

a) wynik w skali mFARS przy rozpoczynaniu leczenia,
b) wynik w skali mFARS podczas oceny skutecznosci;

3) przekazywanie informacji sprawozdawczo-rozliczeniowych
do NFZ: informacje przekazuje sie do NFZ w formie
papierowej lub w formie elektronicznej, zgodnie =z

wymaganiami opublikowanymi przez Narodowy Fundusz
Zdrowia.




