Zaltacznik B.25.

LECZENIE MUKOPOLISACHARYDOZY TYPU II (ZESPOL HUNTERA) (ICD-10 E-76.1)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW W
PROGRAMIE

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE W
RAMACH PROGRAMU

Kwalifikacji $wiadczeniobiorcow do terapii dokonuje Zespot
Koordynacyjny ds. Choréb Ultrarzadkich powotywany przez Prezesa
Narodowego Funduszu Zdrowia.

Kwalifikacja do programu oraz weryfikacja skutecznos$ci leczenia odbywa
si¢ w oparciu o oceng stanu klinicznego $wiadczeniobiorcy oraz oceng
efektywnosci zastosowanej terapii.

1.Kryteria kwalifikacji

a) mukopolisacharydoza typu Il zdiagnozowana na podstawie
udokumentowanego, gigbokiego deficytu aktywnosci enzymu sulfatazy
iduronianu w surowicy lub leukocytach krwi obwodowej, lub w
fibroblastach skory,

b) powyzej ukonczonego 5 roku zycia.

2. OkreSlenie czasu leczenia w programie

Leczenie trwa do czasu podjecia przez Zespot Koordynacyjny ds. Chordb
Ultrarzadkich lub lekarza prowadzacego decyzji o wylgczeniu
$wiadczeniobiorcy z programu, zgodnie z kryteriami wylgczenia.

3. Kryteria wylaczenia

1) ciaza lub laktacja;

2) obecnos¢ powaznych wrodzonych anomalii rozwojowych lub choréb
wspotistniejacych, ktore w ocenie lekarza kwalifikujacego do leczenia lub
Zespotu Koordynacyjnego ds. Choréb Ultrarzadkich, moga uniemozliwic¢
poprawg stanu zdrowia;

3) znaczna progresja choroby pomimo leczenia.

1. Dawkowanie

Lek podawany jest w dawce 0,5 mg/kg masy ciala,
co tydzien, w postaci dozylnego wlewu, trwajacego
ok. 3 godzin, ktéry moze by¢ stopniowo skracany
do 1 godziny, jesli nie wystepuja reakcje
niepozadane zwigzane z jego podaniem. Podawanie
leku powinno by¢ nadzorowane przez lekarza
posiadajacego doswiadczenie w diagnozowaniu i
leczeniu $wiadczeniobiorcow z
mukopolisacharydoza typu II lub innymi
dziedzicznymi zaburzeniami metabolizmu.

Z uwagi na mozliwo$¢ wystgpowania objawow
niepozadanych, z wstrzgsem wiacznie, lek nalezy
podawac przy bezposrednim dostepie do lekow,
sprzetu i aparatury ratujacej zycie.

1. Badania przy kwalifikacji

1) morfologia krwi z rozmazem;

2) uktad krzepnigcia;

3) proteinogram;

4) gazometria;

5) AspAT, AIAT, CK, bilirubina;

6) cholesterol, witaminy rozpuszczalne w thuszczach;
7) wydalanie mukopolisacharydow z moczem;

8) poziom przeciwciat przeciwko sulfatazie iduronianu (w
miar¢ mozliwosci);

9) badanie fizykalne;

10) parametry zyciowe;

11) pomiary antropometryczne;

12) EKG;

13) echokardiografia;

14) RTG Klatki piersiowej;

15) USG jamy brzusznej;

16) MRI OUN z uwzglgdnieniem odcinka szyjnego
kregostupa;

17) RTG kregostupa;

18) diagnostyka zespotu cie$ni nadgarstka (EMG);

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

20) badanie audiometryczne;

21) badanie okulistyczne;

22) badanie psychologiczne;

23) badanie narzadu ruchu oraz funkcji motorycznych;
24) test 3/6 minutowego marszu;

25) test SF36.




2.Monitorowanie leczenia

2.1 W pierwszym roku leczenia wykonywanie badan
powinno by¢ przeprowadzone co 6 miesiecy

1) morfologia krwi z rozmazem;

2) uktad krzepniecia;

3) gazometria;

4) CK;

5) AspAT, AIAT, bilirubina;

6) wydalanie mukopolisacharydow z moczem,;

7) poziom przeciwciat przeciwko sulfatazie iduronianu (w
miar¢ mozliwosci);

8) badanie fizykalne;

9) ocena parametrow zyciowych;

10) pomiary antropometryczne;

11) EKG;

12) echokardiografia;

13) USG jamy brzusznej;

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

15) badanie narzadu ruchu oraz funkcji motorycznych;
16) badanie psychologiczne;

17) test 3/6 minutowego marszu;

18) test SF36.

Okresowej oceny skutecznosci terapii dokonuje lekarz
niezaangazowany w leczenie pacjentow z choroba Hunter.
Przedhluzenie leczenia nastgpuje, co 6 miesigey, decyzja
Zespotu Koordynacyjnego ds. Chorob Ultrarzadkich, na
podstawie nadestanej karty monitorowania terapii;

2.2 Raz na 12 miesiecy

1) cholesterol;

2) witaminy rozpuszczalne w thuszczach;

3) RTG klatki piersiowej;

4) RTG kregostupa;

5) MRI OUN wskazane przede wszystkim w przypadku
wspotistniejacego wodoglowia (do decyzji lekarza);

6) badanie audiometryczne;




7) badanie okulistyczne, z oceng dna oka;
8) diagnostyka zespotu cie$ni nadgarstka (EMG).




