Zalacznik B.25.

LECZENIE PACJENTOW Z MUKOPOLISACHARYDOZA TYPU II (ZESPOL HUNTERA) (ICD-10 E 76.1)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

. SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW W BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE W
SWIADCZENIOBIORCY
w PROGRAMIE RAMACH PROGRAMU
Kwalifikacji Swiadczeniobiorcow do terapii dokonuje Zesp6t 1. Dawkowanie 1. Badania przy kwalifikacji
Koordynacyjny ds. Choréb Ultrarzadkich powotywany przez | gyfataza iduronianu podawana jest w dawce 0,5 mg/kg 1) badanie molekularne w kierunku mukopolisacharydozy
Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia. masy ciata, co tydzien, w postaci dozylnego wlewu, typu II;
Kwalifikacja do programu oraz weryfikacja skutecznosci trwajacego ok. 3 godzin, ktéry moze by¢ stopniowo 2) uktad krzepniecia;
leczenia odbywa sie, co 6 miesiecy, w oparciu o ocene stanu skracany do 1 godziny, jesli nie wystepuja reakcje 3) gazometria;
klinicznego $wiadczeniobiorcy oraz ocene efektywnosci niepozadane zwiazane z jego podaniem. ’

4) oznaczenie: AST, ALT, CK, bilirubina;

5) wydalanie glikozaminoglikanéw z moczem;

zastosowanej terapii.

W ramach programu lekowego udostepnia sie terapie:
6) poziom przeciwciat przeciwko sulfatazie iduronianu

1) idursulfazq
(badanie nie jest obligatoryjne);

zgodnie ze wskazanymi w opisie programu warunkami i

kryteriami. 7) parametry zyciowe;

8) pomiary antropometryczne;
9) elektroencefalografia EEG;
10) elektrokardiografia EKG;

1. Kryteria kwalifikacji

1) mukopolisacharydoza typu II (MPS II) zdiagnozowana na
podstawie udokumentowanego, znacznego deficytu 11) echokardiografia;
aktywnosci enzymu sulfatazy iduronianu w surowicy lub 12) RTG Klatki piersiowej;

leukocytach krwi obwodowej lub w fibroblastach skory; 13) USG jamy brzusznej;

2) adekwatna wydolno$¢ narzadowa okreslona na podstawie
wynikéw badan laboratoryjnych umozliwiajaca w opinii
lekarza prowadzacego bezpieczne rozpoczecie terapii;

14) MRI OUN z uwzglednieniem odcinka szyjnego
kregostupa;
15) RTG kregostupa;

3) brak przeciwskazan do stosowania leku zgodnie =z ) o
16) diagnostyka zespotu cie$ni nadgarstka (EMG);

aktualna Charakterystyka Produktu Leczniczego (ChPL);
17) badanie pulmonologiczne (wydolnos¢ oddechowa,

4) nieobecnos$¢ istotnych schorzen wspolistniejacych lub




stanéw klinicznych stanowiacych przeciwskazanie do
terapii stwierdzonych przez lekarza prowadzacego w
oparciu o aktualng ChPL.
Kryteria kwalifikacji muszq by¢ spelnione tacznie.
Ponadto do programu lekowego kwalifikowani sa réwniez
pacjenci wymagajacy kontynuacji leczenia, ktérzy byli leczeni
idursulfaza w ramach innego sposobu finansowania terapii,
za wyjatkiem trwajacych badan klinicznych tego leku, pod
warunkiem, ze w chwili rozpoczecia leczenia speniali kryteria
kwalifikacji do programu lekowego.

2. Okreslenie czasu leczenia w programie

Leczenie trwa do czasu podjecia przez Zesp6t Koordynacyjny
ds. Chordb Ultrarzadkich lub lekarza prowadzacego decyzji o
wylaczeniu $wiadczeniobiorcy z programu, zgodnie z
kryteriami wylaczenia.

3. Kryteria wylaczenia

1) stwierdzenie braku skutecznosci leczenia — weryfikacje
skutecznosci leczenia dokonuje co 6 miesiecy Zespdt
Koordynacyjny ds. Choréb Ultrarzadkich, na podstawie
nadestanej karty monitorowania terapii;

2) znaczna progresja choroby pojawiajaca sie pomimo
leczenia;

3) wystapienie zagrazajacej zyciu albo nieakceptowalnej
toksycznosci pomimo  zastosowania  adekwatnego
postepowania;

4) obecno$¢ powaznych wrodzonych anomalii lub choréb
wspotistniejacych, ktére w ocenie lekarza
kwalifikujacego do leczenia lub Zespotu
Koordynacyjnego ds. Choréb Ultrarzadkich, moga

spirometria);

18) badanie audiometryczne;

19) badanie ortopedyczne, z oceng ruchomosci stawow;

20) badanie okulistyczne;

21) badanie  psychologiczne z  okreSleniem ilorazu
inteligencji lub rozwoju psychoruchowego u mtodszych
dzieci;

22) badanie narzadu ruchu oraz funkcji motorycznych;

23) test 3/6 minutowego marszu;

24) test SF36.

2. Monitorowanie leczenia
2.1. Badania wykonywane co 6 miesiecy:
1) uklad krzepniecia;
2) gazometria;
3) oznaczenie: AST, ALT, CK, bilirubina;
4) wydalanie glikozaminoglikanéw z moczem;

5) poziom przeciwcial przeciwko sulfatazie iduronianu
(badanie nie jest obligatoryjne);

6) ocena parametréw zyciowych;
7) pomiary antropometryczne;

8) elektroencefalografia EEG;

9) elektrokardiografia EKG;

10) echokardiografia;

11) USG jamy brzusznej;

12) badanie pulmonologiczne (wydolno$¢ oddechowa,
spirometria);

13) badanie ortopedyczne, z oceng ruchomosci stawow;




uniemozliwi¢ poprawe stanu zdrowia $wiadczeniobiorcy;
5) okres cigzy lub karmienia piersia;

6) wystapienie nadwrazliwosci na lek lub substancje
pomocnicza uniemozliwiajace kontynuacje leczenia;

7) brak wspdtpracy lub nieprzestrzeganie zalecen lekarskich,
w tym zwlaszcza dotyczacych okresowych badan
kontrolnych oceniajacych skuteczno$¢ i bezpieczenstwo
leczenia ze strony $wiadczeniobiorcy lub jego prawnych
opiekunow.

14) badanie narzadu ruchu oraz funkcji motorycznych;

15) badanie  psychologiczne z  okre$leniem ilorazu
inteligencji lub rozwoju psychoruchowego u mtodszych
dzieci;

16) test 3/6 minutowego marszu;

17) test SF36.

2.2. Badania wykonywane co 12 miesiecy:

1) RTG klatki piersiowej;
2) RTG kregostupa;

3) MRI OUN wskazane przede wszystkim w przypadku
wspotistniejacego wodoglowia (w zaleznosci od decyzji
lekarza);

4) badanie audiometryczne;
5) badanie okulistyczne, z ocena dna oka;

6) diagnostyka zespotu cie$ni nadgarstka (EMG).

Przedtuzenie leczenia nastepuje, co 6 miesiecy, decyzja
Zespotu Koordynacyjnego ds. Chor6b Ultrarzadkich,
na podstawie nadestanej karty monitorowania terapii.

3. Monitorowanie programu

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

2) uzupetnienie danych zawartych w elektronicznym
systemie  monitorowania  programéw  lekowych,
dostepnym za pomoca aplikacji internetowej




udostepnionej przez OW NFZ, z czestotliwoscia zgodng
z opisem programu oraz na zakonczenie leczenia, w tym
przekazywanie danych dotyczacych  wskaznikow
skutecznosci terapii tj.: wynik badania psychologicznego
(okreslenie  ilorazu  inteligencji  lub  rozwoju
psychoruchowego u milodszych dzieci) oraz wynik w
tescie 3/6 minutowego marszu;

3) przekazywanie informacji sprawozdawczo-

rozliczeniowych do NFZ: informacje przekazuje sie do
NFZ w formie papierowej lub w formie elektronicznej,
zgodnie z wymaganiami opublikowanymi przez NFZ.




