Zalacznik B.23

LECZENIE CHOROBY GAUCHERA TYPU I ORAZ TYPU I11 (ICD-10 E 75.2)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW W
PROGRAMIE

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE
W RAMACH PROGRAMU

Kwalifikacji chorych do terapii dokonuje Zesp6t Koordynacyjny ds.
Chorob Ultrarzadkich powotywany przez Prezesa Narodowego
Funduszu Zdrowia.

Kwalifikacja do programu oraz weryfikacja skutecznoscileczenia co
6 miesiccy odbywa sig, w oparciu 0 ocen¢ stanu Klinicznego
$wiadczeniobiorcy oraz ocene efektywnosci zastosowanej terapii.

1. Leczenie choroby Gauchera typu | imiglucerazg albo
welagluceraza alfa albo eliglustatem oraz choroby Gauchera
typu Il imigluceraza

1.1. Kryteria kwalifikacji

1) Brak lub znaczny niedobor aktywnosci
B-glukocerebrozydazy w leukocytach lub fibroblastach skory,
potwierdzony badaniem molekularnym;

2) Pacjenciw wieku >18 lat z typem | choroby Gauchera ze stabym
(PM), sérednim (IM) lub szybkim (EM) metabolizmem z
udziatem izoenzymu CYP2D6 - dotyczy terapii eliglustatem;

3) Refundowane jest leczenie $wiadczeniobiorcow z typem |
choroby w przypadku terapii imigluceraza albo welagluceraza
alfa albo eliglustatem oraz z typem Ill choroby w przypadku
terapii imigluceraza;

4) Nie jest refundowane leczenie $wiadczeniobiorcow 2z
asymptomatycznag (hezobjawowa) postacig choroby Gauchera;

Do programu wigczane sg, bez koniecznosci ponownej kwalifikacji,
pacjentki wytaczone z programu w zwigzku z cigzg lub chorzy

1. Imigluceraza

Dawka imiglucerazy zalezy od cigzkos$ci
objawow i wynosi 15-60 U/kg m.c. podawanych
co 14 +3 dniw postacijednogodzinnych wlewow
dozylnych.

W przypadku braku efektywnos$ci zastosowanej
dawki po 6 mies. terapii dawke imiglucerazy
mozna zwigkszy¢ do maksymalnej dawki, t.j. do
60 U/kg m.c. podawanych co 14 £3 dni.

2. Welagluceraza alfa

Zalecana dawka leku wynosi 60 jednostek/kg i
jest podawana co 14 + 3 dni. Dawka leku moze
by¢ zmodyfikowana od 15 do 60 jednostek/kg
podawane co 14 + 3 dni indywidualnie dla
kazdego pacjenta. Maksymalna dawka leku
wynosi 60 jednostek/kgpodawana co 14 + 3 dni.

3. Eliglustat

U pacjentow ze $rednim (IM) i szybkim
metabolizmem (EM) zalecana dawka eliglustatu
to 84 mgdwa razy na dobg.

U pacjentéw ze stabym metabolizmem (PM)
zalecana dawka eliglustatu to 84 mgraz na dobe.

W przypadku pominigcia dawki, nalezy przyja¢

1. Badania przy kwalifikacji

1) Stwierdzenie braku lub znacznego niedoboru aktywnosci
enzymu  B-glukocerebrozydazy ~w  leukocytach lub
fibroblastach skory, potwierdzone wynikiem badania
molekularnego (nie dotyczy pacjentéw wczeéniej leczonych);

2) Oznaczenie aktywnos$ci cytochromu CYP2D6 (wylgczenie
przy kwalifikacji do terapii eliglustatem);

3) Morfologia krwi petna z rozmazem;

4) Uktad krzepniecia: APTT, INR;

5) Proby watrobowe: AIAT, AspAT, bilirubina;

6) Aktywnos¢ fosfatazy alkalicznej;

7) Stezenia witaminy D, B12, E;

8) Stezenie cholesterolu;

9) Chitotriozydaza;

10) USG jamy brzusznej, z okresleniem wielkosci watroby i
$ledziony;

11) Pomiary  antropometryczne
i wysokosci ciata);

12) Badanie densytometryczne kosci (DEXA);

13) MRI koséci dtugich (badanie obligatoryjne jedynie u
pacjentéw z nieprawidtowos$ciami uktadu kostno-stawowego
lub w przypadku pojawienia si¢ dolegliwosci boélowych);

14) EKG, w przypadku kwalifikacji do terapii eliglustatem EKG
z ocena skorygowanego odstepu QT (QTc);

(co najmniej  masy




wylaczeniz programuw zwiagzku z czasowymi przeciwwskazaniami.

1.2. Okreslenie czasu leczenia w programie

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

Leczenie trwa do czasu podjecia przez Zespot Koordynacyjny ds.
Choréb Ultrarzadkich lub lekarza prowadzacego decyzjio wytaczeniu
$wiadczeniobiorcy z programu, zgodnie z kryteriami wytaczenia.

1.3. Kryteria wylaczenia

1) Wystapienie objawoéw nadwrazliwosci na imiglucerazg albo
welagluceraze alfa albo eliglustat;

2) Znaczna progresja choroby pomimo podjetego leczenia;

3) Cigza albo laktacja - dotyczy terapii eliglustatem;

4) Pacjenci z typem Il choroby. Ponadto w przypadku terapii
welagluceraza alfa albo eliglustatem pacjenci z 111 typem
choroby;

5) Dzieci ponizej 2 roku zycia (dotyczy terapii welaglucerazg alfa);

6) Brak wspotpracy pacjenta przy realizacji programu;

7) Stosowanie lekow metabolizowanych z udziatem izoenzymu
CYP2D6 Ilub CYP3A w skojarzeniu z okreSlonymi w
Charakterystyce Produktu Leczniczego typamimetabolizmu lub

okreslonymi zaburzeniami czynno$ci watroby, stanowigce
przeciwwskazanie do terapii eliglustatem.

2. Kryteria zmiany leczenia imiglucerazy na welagluceraze alfa
oraz welaglucerazy alfa na imigluceraze

Swiadczeniobiorcy aktualnie leczeniw zwigzku z chorobg Gauchera
typu | za pomoca enzymatycznej terapii zastepczej z zastosowaniem
imiglucerazy albo welaglucerazy alfa moga przejs¢ na terapie
imiglucerazg albo welagluceraza alfa stosujac takg sama dawke i taka
samg czestos¢ dawkowania.

przepisana dawke W porze przewidzianej na
kolejng dawke (nie nalezy podwaja¢ kolejnej
dawki). Kapsutkimozna przyjmowac niezaleznie
od positku. Nalezy unika¢ spozywania
grejpfrutow lub soku z grejpfrutow.

W przypadku zmiany leczenia z enzymatycznej
terapii zastepczej (ETZ) podanie pierwszej dawki
eliglustatu powinno nastgpi¢ dzien po podaniu
ostatniego wlewu dozylnego ETZ.

W przypadku zmiany z eliglustatu na ETZ
podanie pierwszego wlewu dozylnego powinno
nastapi¢ niezwtocznie, nie pdzniej niz 7 dni po
podaniu ostatniej dawki eliglustatu.

15) USG uktadu sercowo-naczyniowego (w uzasadnionych
przypadkach);

16) RTG ptuc;

17) Konsultacja neurologiczna (jedynie u $wiadczeniobiorcow z
podejrzeniem typu 111 choroby);

18) Konsultacja kardiologiczna (w uzasadnionych przypadkach);

19) EEG (w uzasadnionych przypadkach);

20) Konsultacja ortopedyczna (w uzasadnionych przypadkach);

21) Spirometria (U pacjentow powyzej 7 roku zycia);

22) Pomiary antropometryczne (co najmniej masy i wysokos$ci
ciata);

23) Ocena jakosci zycia SF 36 lub okreslona inng metoda (poza
wynikiem nalezy poda¢ rodzaj stosowanej metody)

2. Monitorowanie leczenia

2.1. Co 180 dni:
1) Morfologia krwi pelna z rozmazem;
2) Uktad krzepnigcia: APTT, INR;

3) Ocena miana przeciwciat przeciwko welaglucerazie alfa (nie
jest badaniem obligatoryjnym; decyzja o koniecznosci

wykonania badania podejmowana jest przez Zesp6t
Koordynacyjny ds. Chor6b Ultrarzadkich);
Okresowej oceny skutecznoéci terapii  dokonuje lekarz
niezaangazowany W leczenie pacjenta z chorobg Gauchera.
2.2. Co 365 dni:
1) USG jamy brzusznej, z ocena wielkosci (z podaniem

wymiarow) watroby i §ledziony;
2) EKG (z oceng skorygowanego odstepu QT (QTc) w przypadku
leczenia eliglustatem);

3) RTG ptuc;

4) USG  uktadu sercowo-naczyniowego (w  przypadku




3. Kryteria zmiany leczenia enzymatyczng terapia zastepcza
(ETZ) na eliglustat

1) Nadwrazliwos¢ na ETZ;

2) Inne wskazania kliniczne dla prowadzenia terapii w formie
doustnej (np. trudnosci z dozylng iniekcja ETZ).

4. Kryteriazmiany leczenia eliglustatem na enzymatyczna terapie
zastepcza.
W przypadku wystapienia przynajmniej jednego z ponizszych
zdarzen.
1) Nadwrazliwo$¢ na eliglustat;
2) Znaczna progresja choroby pomimo podjetego leczenia;
3) Cigza;
4) Laktacja;
5) Okresowe stosowanie lekéw metabolizowanych z udziatem
izoenzymu CYP2D6 lub CYP3A w skojarzeniu z okreslonymi
w charakterystyce produktu leczniczego. Typami metabolizmu

i/lub okreslonymi zaburzeniamiczynnosciwatroby, stanowigce
przeciwwskazanie do terapii eliglustatem.

nieprawidtowos$ci w uktadzie sercowo-naczyniowym);

5) Pomiary antropometryczne (co najmniej masy i wysokosci
ciata, z oceng tempa wzrastania u dzieci do zakonczenia
procesu wzrastania);

6) Badanie densytometryczne kosci (DXA) lub MRI kosci
dtugich;

7) Konsultacja ortopedyczna (w uzasadnionych przypadkach);

8) Konsultacja kardiologiczna (w uzasadnionych przypadkach);

9) Konsultacja neurologiczna, EEG, MRI osrodkowego ukladu
nerwowego (w uzasadnionych przypadkach);

10) Spirometria (W uzasadnionych przypadkach);
11) Chitotriozydaza;

12) Ocena jakosci zycia SF 36 lub okreslona innag metoda (poza
wynikiem nalezy poda¢ rodzaj stosowanej metody)
(opcjonalnie).

. Monitorowanie programu

1) Gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta danych
dotyczacych monitorowania leczenia i kazdorazowe ich
przedstawianie na zg danie kontrolerow Narodowego Funduszu
Zdrowia;

2) Uzupelnienie danych zawartych w rejestrze (SMPT)
dostepnym za pomoca aplikacji internetowej udostgpnione;
przez OW NFZ, z czgstotliwosciag zgodna z opisem programu
oraz na zakonczenie leczenia;

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




