Zatacznik 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 §wiadczeniobiorcéw do terapii oraz oceng skutecznosci
leczenia dokonuje Zespot Koordynacyjny ds. Leczenia chorych na
ataksje Friedreicha, powotywany przez Prezesa Narodowego
Funduszu Zdrowia.

1. Kryteria kwalifikacji
Do leczenia omaweloksolonem kwalifikowani sa pacjenci spetniajacy
tacznie ponizsze kryteria:
1) wiek:16 lat i powyzej;
2) rozpoznanie
genetycznym;
3) adekwatna wydolno$¢ narzadowa okreslona na podstawie

wynikow badan laboratoryjnych krwi zgodnie z zapisami
aktualnej ChPL;

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

ataksji Friedreicha potwierdzone badaniem

5) wykluczenie cigzy lub karmienia piersia.

Ponadto do programu lekowego kwalifikowani sa rowniez pacjenci
wymagajacy kontynuacji leczenia, ktorzy 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
aktualna Charakterystyka Produktu Leczniczego
(ChPL) lub przyjeta praktyka kliniczna.
Maksymalna dawka to 150 mg omaweloksolonu
raz na dobg.

1. Badania przy kwalifikacji:
1) oznaczenie stezenia aminotransferazy alaninowej;
2) oznaczenie stezenia aminotransferazy asparaginianowe;j;
3) oznaczenie st¢zenia bilirubiny we krwi;
4) oznaczenie stezenia glukozy i HbAlc 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 cigzowy (o$wiadczenie o stosowaniu skuteczne;j
antykoncepcji w trakcie trwania terapii - u kobiet w wieku
reprodukcyjnym);

12) konsultacja neurologiczna z oceng stopnia cigzkosci choroby
w skali mFARS wraz z okre§leniem warto$ci przy

rozpoczynaniu leczenia.




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

2. OkreSlenie czasu leczenia w programie

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

U pacjentow przed ukonczeniem 18 r.z., leczenie trwa do momentu
podjecia decyzji przez Zespot 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 ukonczeniu 18 r.z. nie ma koniecznosci ponownej kwalifikacji
pacjenta do programu po przeniesieniu leczenia do o$rodka dla
dorostych.

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

3. Kryteria wylaczenia z programu

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

Warunkiem kwalifikacji do programu jest posiadanie
dokumentacji medycznej wraz z badaniem genetycznym na
podstawie ktorej postawiono rozpoznanie ataksji Friedreicha;

2. Monitorowanie leczenia

Raz w miesiacu, przez pierwsze 3 miesigce leczenia, a nastgpnie
okresowo, zaleznie od wskazan klinicznych nalezy wykonaé:

1) oznaczenie stezenia aminotransferazy alaninowej;
2) oznaczenie st¢zenia aminotransferazy asparaginianowej;

3) oznaczenie stezenia bilirubiny we krwi.

Co 6 miesigcy, 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, triglicerydow;

2) badanie st¢zenia peptydu natriuretycznego typu B (BNP lub
NT-pro-BNP);

3) pomiar masy ciata.

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

3) konsultacja kardiologiczna.

Oceng skutecznosci na podstawie redukcji stopnia cigzkosci choroby
w skali mFARS wykonuje si¢ co 6 miesiecy.

Na podstawie ww. badan w celu monitorowania skutecznosci
leczenia Zespot Koordynacyjny ds. Leczenia chorych na ataksje




a)w szczegolnych przypadkach, w ktorych w przebiegu
choroby udokumentowano istotne spowolnienie postepu
dysfunkcji innych niz uwzgledniane w skali mFARS, na
wniosek osrodka prowadzacego, Zespol Koordynacyjny ds.
Leczenia chorych na ataksje Friedreicha moze podjac
decyzje o kontynuacji leczenia,

b) nie dotyczy pacjentdw przed ukonczeniem 18 r.z., u ktorych
leczenie trwa do momentu podjecia decyzji przez Zespodt
Koordynacyjny ds. Leczenia chorych na ataksj¢ Friedreicha;

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

3) wystgpienie chordb Iub standéw, ktore w opinii Zespotu
Koordynacyjnego ds. Leczenia chorych na ataksj¢ Friedreicha
uniemozliwiajg kontynuacj¢ leczenia;

4) wystapienie dzialan niepozadanych, ktore w opinii Zespotu
Koordynacyjnego ds. Leczenia chorych na ataksje Friedreicha
uniemozliwiajg kontynuacj¢ leczenia;

5) wystapienie nadwrazliwos$ci na lek lub substancje pomocnicza
uniemozliwiajace kontynuacje leczenia;

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

7) brak wspotpracy lub nieprzestrzeganie zalecen lekarskich ze
strony $wiadczeniobiorcy lub jego prawnych opiekunow w
szczegodlnosei dotyczacych okresowych badan kontrolnych
oceniajacych skutecznos$¢ i bezpieczenstwo leczenia.

Friedreicha okresla dla indywidualnego pacjenta wskazniki
odpowiedzi na leczenie, w tym:

- zmiana wyniku w skali mFARS w ciggu 12 miesigcy leczenia.

Dane gromadzone sa w elektronicznym systemie monitorowania
programow lekowych i analizowane przez Zespot Koordynacyjny ds.
Leczenia chorych na ataksj¢ Friedreicha, ktory 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 kontrolerow Narodowego Funduszu
Zdrowia;

2) uzupetnienie danych zawartych w elektronicznym systemie
monitorowania programow lekowych dostepnym za pomoca
aplikacji internetowej udostgpnionej przez OW NFZ, z
czestotliwoscia  zgodng z opisem programu oraz na
zakonczenie leczenia; w tym przekazywanie danych
dotyczacych wskaznikow 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 si¢ do NFZ w formie papierowej
lub w formie -elektronicznej, zgodnie z wymaganiami
opublikowanymi przez Narodowy Fundusz Zdrowia.




