Zalacznik B.130.

LECZENIE CHORYCH Z DYSTROFIA MIESNIOWA DUCHENNE’A SPOWODOWANA MUTACJA NONSENSOWNA W

GENIE DYSTROFINY (ICD-10: G71.0)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW W
PROGRAMIE

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE W
RAMACH PROGRAMU

SWIADCZENIOBIORCY
Kwalifikacji $§wiadczeniobiorcow do terapii dystrofii
mig$niowej Duchenne’a spowodowane;j mutacja

nonsensowng Ww  genie
Koordynujacy do
migsniowg Duchenne’a spowodowang mutacjg nonsensowng
w genie dystrofiny powotany przez Prezesa Narodowego
Funduszu Zdrowia.

dystrofiny dokonuje Zespot
spraw leczenia chorych z dystrofig

1. Kryteria kwalifikacji

Do programu moga by¢ zakwalifikowani chodzacy pacjenci
w wieku od 2 lat i z masg ciata powyzej 12 kg z dystrofig
mig$niowg Duchenne’a

spowodowang przez mutacje

nonsensowng w genie dystrofiny (nmDMD).

Pacjenci z DMD bez mutacji nonsensownej nie powinni
otrzymywac atalurenu.

Ponadto, do programu lekowego kwalifikuja si¢ pacjenci,
ktorzy rozpoczeli leczenie atalurenem w ramach innego
sposobu finansowania, pod warunkiem, ze w chwili
rozpoczecia leczenia spelniali kryteria kwalifikacji do
niniejszego programu lekowego.

1. Dawkowanie

Ataluren stosowany jest doustnie trzy razy na dobe. Zalecane
jest dawkowanie wg schematu:

1) rano — 10 mg/kg masy ciata,
2) w potudnie — 10 mg/kg masy ciata;
3) wieczorem — 20 mg/kg masy ciata
— do lacznej dawki 40 mg/kg masy ciata na dobe.

Sposdb podawania atalurenu — zgodnie z aktualng na dzien
wydania decyzji o objeciu refundacjg Charakterystyka
Produktu Leczniczego.

1. Badania przy kwalifikacji do leczenia

1) wynik badania genetycznego potwierdzajacy mutacje
nonsensowng genu dystrofiny;

2) kreatynina w surowicy, eGFR;

3) kinaza kreatynowa w surowicy (CPK);
4) azot mocznika we krwi;

5) cholesterol catkowity;

6) LDL;

7) HDL,;

8) trdjglicerydy.

2. Monitorowanie leczenia
1) Co 6 miesiecy:
a) CPK, kreatynina w surowicy, azot mocznika we krwi
(co 6 do 12 miesiecy),

b) ci$nienie tetnicze skurczowe i rozkurczowe w

spoczynku;
2) Co 12 miesigcy ponadto:

a) cholesterol catkowity,




2. Okreslenie czasu leczenia w programie

Leczenie trwa do momentu podjecia przez lekarza
prowadzacego decyzji o wylaczeniu $wiadczeniobiorcy z
programu, zgodnie z kryteriami wylgczenia pkt.3 oraz z
zastrzezeniem zawartym w pkt.4.

3. Kryteria wylaczenia
1) rezygnacja pacjenta;
2) dyskwalifikacja z powodu dziatan niepozadanych;
3) jednoczesne stosowanie dozylnych aminoglikozydow;

4) trwata utratazdolnoscido chodzenia (tj. utrzymujaca sic
powyzej 6-ciu miesiecy).

4. Warunkowe (czasowe) wykluczenie z programu

Jezeli konieczne jest leczenie dozylne aminoglikozydami,
nalezy przerwa¢ leczenie atalurenem.Mozna je wznowi¢ 2
dni po =zakoficzeniu podawania aminoglikozydow. W
przypadku, gdy $wiadczeniobiorca po zakofczenu
podawania aminoglikozydow spelnia kryteria wytgczenia z
programu, lekarz prowadzacy podejmuje decyzje o
wylaczeniu §wiadczeniobiorcy z programu.

b) LDL,
c) HDL,
d) trojglicerydy.

3. Monitorowanie programu

1) Gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta
danych dotyczgcych monitorowania leczenia i
kazdorazowe ich  przedstawienie na  Zzadanie
kontrolerow Narodowego Funduszu Zdrowia.

2) Uzupelnienie danych zawartych w elektronicznym
systemie monitorowania programow lekowych (SMPT)
dostgpnym za pomoca aplikacji internetowej
udostepnionej przez OW NFZ, z czestotliwoscig zgodna
Z opisem programu oraz na zakonczenie leczenia.

3) Przekazywanie informacji sprawozdawczo-
rozliczeniowej do NFZ: informacje przekazuje si¢ do
NFZ w formie papierowej lub w formie elektronicznej,
zgodnie z wymaganiami opublikowanymi przez
Narodowy Fundusz Zdrowia




