Zatacznik B.24.

LECZENIE CHOROBY HURLER (ICD-10 E 76.0)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

. SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW W BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE W
SWIADCZENIOBIORCY PROGRAMIE RAMACH PROGRAMU
Kwalifikacji $wiadczeniobiorcow do terapii dokonuje Zespot 1. Dawkowanie 1. Badania przy kwalifikacji
Koordynacyjny ds. Chorob Ultrarzadkich powolywany przez Zalecana dawka laronidazy wynosi 100 j./kg masy ciata, 1) stwierdzenie braku lub glebokiego niedoboru aktywnosci
Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia. podawana raz w tygodniu, we wlewie dozylnym. a-L-iduronidazy w leukocytach lub fibroblastach skory,
Kwalifikacja do programu oraz weryfikacja skuteczno$ci Poczatkowa predkos¢ infuzji wynosi 2 j./kg m.c./h. potwierdzone badaniem molekularnym;
leczenia co 6 miesi¢cy odbywa si¢ w oparciu o oceng stanu Predkos¢ infuzji mozna stopniowo zwigkszac, co 15 minut, |2) ocena wydalania glikozaminoglikanéw z moczem,;
klinicznego $wiadczeniobiorcy oraz oceng efektywnosci przy dobrej tolerancji leku, az do maksymalnej predkosci 3) ocena miana przeciwciat przeciwko a-L-iduronidazie
zastosowanej terapii. 43 j./kg m.c./h Calkowita obj¢tos¢ leku nalezy poda¢ (nie jest badaniem obligatoryjnym);
w okresie okoto 3-4 godzin. 4) morfologia krwi, z rozmazem;
1. Kryteria kwalifikacji Podawanie leku powinno by¢ nadzorowane przez lekarza 5) proby watrobowe: AIAT, AspAT;
Brak lub gleboki niedobor aktywnos$ci enzymu a-L-iduronidaza | posiadajacego doswiadczenie w diagnozowaniu i leczeniu | 6) stgzenie fosfatazy alkalicznej;
w leukocytach lub fibroblastach skory, potwierdzone badaniem | pacjentéw z mukopolisacharydozg typu 1 lub innych 7) stezenie witamin B12, E, D;
molekularnym. dziedzicznych zaburzen metabolizmu. Z uwagi 8) stezenie cholesterolu;
na mozliwo$¢ wystepowania objawow niepozadanych, 9) ocena roéwnowagi kwasowo-zasadowej;
2. Okreslenie czasu leczenia w programie z wstrzasem wiacznie, lek nalezy podawac przy 10) USG jamy brzusznej, z oceng watroby i §ledziony;
Przedtuzenie leczenia nastepuje co 6 miesiecy decyzja Zespotu | bezposrednim dostepie do lekow, sprzetu i aparatury 11) MRI OUN, z oceng odcinka szyjnego kregostupa;
Koordynacyjnego ds. Chorob Ultrarzadkich, na podstawie ratujacej zycie. 12) RTG koséca, co najmniej RTG kregostupa;
nadestanej karty monitorowania terapii. Leczenie trwa do czasu 13) badanie psychologiczne, z oceng ilorazu inteligencji;
podjecia przez Zespot Koordynacyjny ds. Chorob Ultrarzadkich 14) pomiar ci$nienia tgtniczego krwi;
lub lekarza prowadzacego decyzji o wylaczeniu 15) EKG;
$wiadczeniobiorcy z programu, zgodnie z kryteriami 16) USG uktadu sercowo-naczyniowego;
wylaczenia. 17) konsultacja laryngologiczna;
18) badanie audiometryczne;
3. Kryteria wylaczenia 19) konsultacja ortopedyczna, z oceng ruchomosci stawow;
1) cigza lub laktacja; 20) EMG, do oceny wystgpowania zespotu ciesni nadgarstka;
2) wystapienie objawow nadwrazliwosci na laronidaze; 21) konsultacja neurologiczna;
3) =znaczna progresja choroby pomimo podjgtego leczenia; 22) konsultacja kardiologiczna;
4) brak wspolpracy pacjenta przy realizacji programu. 23) test 3/6 minutowego marszu.
2. Monitorowanie leczenia




2.1 Raz na 180 dni

1)
2)
3)
4)
5)
6)
7)
8)
9)

morfologia krwi, z rozmazem,;

proby watrobowe: AIAT, AspAT;

stezenie fosfatazy alkalicznej;

ocena rownowagi kwasowo-zasadowej;

badanie okulistyczne, z oceng w lampie szczelinowe;;
badanie spirometryczne uktadu oddechowego;
pomiary antropometryczne;

pomiar ci$nienia t¢tniczego krwi;

test 3/6 minutowego marszu.

Okresowej oceny skutecznosci terapii dokonuje lekarz
niezaangazowany w leczenie pacjentdéw z chorobg Hurler.
Przedtuzenie leczenia nastepuje, co 6 miesiecy, decyzja
Zespotu Koordynacyjnego ds. Chorob Ultrarzadkich,

na podstawie nadestanej karty monitorowania terapii.

2.2 Co 365 dni

1)

2)

3)
4)
3)
6)

7)
8)
9)
10)

ocena wydalania glikozaminoglikané6w z moczem

(po 6 miesigcach od wprowadzenia terapii, a nast¢pnie

c0 365 dni);

ocena miana przeciwciat przeciwko a-L-iduronidazie
(badanie obligatoryjne w przypadku decyzji o zwickszeniu
dawki leku lub braku efektywnosci dotychczasowej dawki
leku);

stezenie witamin B12, E, D;

stezenie cholesterolu;

USG jamy brzusznej, z ocena watroby 1 $ledziony;

MRI OUN, z oceng odcinka szyjnego kregostupa

(MRI OUN w przypadku nieprawidtowosci w poprzednim
badaniu lub pojawienia si¢ lub nasilenia objawdow
neurologicznych);

RTG koscéca, co najmniej RTG kregostupa;

badanie psychologiczne, z oceng ilorazu inteligencji;
EKG;

USG uktadu sercowo-naczyniowego (w przypadku
nieprawidtowosci w uktadzie sercowo-naczyniowym -
konsultacja kardiologiczna - co 180 dni lub czgéciej);




11) konsultacja laryngologiczna;

12) badanie audiometryczne;

13) konsultacja ortopedyczna, z oceng ruchomosci stawow;
14) EMG, do oceny wystgpowania zespotu ciesni nadgarstka;
15) konsultacja neurologiczna;

16) konsultacja kardiologiczna.

3. Monitorowanie programu

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

2) uzupehienie danych zawartych w rejestrze (SMPT)
dostgpnym za pomoca aplikacji internetowej udostgpnione;j
przez OW NFZ, z czgstotliwoscia zgodna z opisem
programu oraz na zakonczenie leczenia;

3) przekazywanie informacji sprawozdawczo-
rozliczeniowych do NFZ: informacje przekazuje si¢

do NFZ w formie papierowej lub w formie elektroniczne;j,
zgodnie z wymaganiami opublikowanymi przez Narodowy
Fundusz Zdrowia.




