Dziennik Urzedowy Ministra Zdrowia

- 683 -

Poz. 42

Zalacznik B.49.

LECZENIE DOUSTNE STANOW NADMIARU ZELAZA W ORGANIZMIE (ICD-10 E.83.1)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW W PROGRAMIE

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE
W RAMACH PROGRAMU

1. Kwalifikacja $wiadczeniobiorcow do terapii
Pacjent jest kwalifikowany do programu przez Zespot
Koordynacyjny do Spraw Leczenia Nadmiarow Zelaza
w Organizmie powotany przez Prezesa Narodowego
Funduszu Zdrowia.

2. Kryteria wlaczenia

1) przewlekle obcigzenie zelazem spowodowane czestymi
transfuzjami (=7 ml/kg m.c. na miesiac koncentratu
krwinek czerwonych) u pacjentow z ciezkg postacig
talasemii beta w wieku od 6 do 18 r.z.;
lub

2) przewlekte obcigzenie zelazem spowodowane czestymi
transfuzjami krwi (>7 ml/kg m.c. na miesigc
koncentratu krwinek czerwonych), gdy leczenie
deferoksaming jest przeciwwskazane lub
nicodpowiednie u pacjentow z cigzka postacia
talasemii beta w wieku od 2 do 5 r.z.;
lub

3) przewlekte obcigzenie zelazem spowodowane
nieczestymi transfuzjami krwi (<7 ml/kg m.c.
na miesiac koncentratu krwinek czerwonych), gdy
leczenie deferoksaming jest przeciwwskazane lub
nieodpowiednie u pacjentow z cigzka postacia
talasemii beta w wieku od 6 do 18 r.z.;
lub

1. Leczenie poczatkowe

Leczenie deferazyroksem powinno by¢ rozpoczynane

po przetoczeniu okoto 20 jednostek (okoto 100 ml/kg m.c.)
koncentratu krwinek czerwonych, lub gdy istnieja dane
potwierdzajace wystepowanie przewleklego obcigzenia zelazem
(np. stezenie ferrytyny w surowicy > 1 000 ug/l).

1.1 Dawkowanie deferazyroksu
1) lek podaje si¢ 20 mg/kg m.c. na dobg¢ z wyjatkiem:

a) pacjentOw wymagajacych obnizenia st¢zenia zelaza w
organizmie i otrzymujacych jednoczesnie ponad 14 ml
koncentratu krwinek czerwonych/kg m.c. na miesiac,

u ktorych mozna rozwazy¢ podanie dawki poczatkowej 30
mg/kg m.c. na dobe,

b) pacjentéw niewymagajgcych zmniejszenia st¢zenia zelaza
W organizmie i otrzymujacych jednocze$nie mniej niz 7 ml
koncentratu krwinek czerwonych/kg m.c. na miesigc,

u ktorych mozliwe jest obnizenie dawki poczatkowe;j
deferazyroksu do 10 mg/kg m.c. na dobe.

W kazdym przypadku nalezy monitorowac efekt leczenia
i w przypadku braku jego skutecznos$ci rozwazy¢ zwigkszenie
dawki leku.

2) U pacjentow leczonych dotychczas skutecznie deferoksaming
mozna rozwazy¢ podanie deferazyroksu w dawce poczatkowe;j
odpowiadajgcej potowie dotychczasowej dawki

1. Badania przy kwalifikacji pacjenta do programu
1)  badanie podmiotowe i przedmiotowe:
a) masa ciala,
b) wysokos¢,
C) powierzchnia ciala;
2)  morfologia krwi z rozmazem;
3)  parametry biochemiczne krwi:
a) elektrolity,
b) aktywno$¢ aminotransferaz,
c) aktywnos¢ fosfatazy alkalicznej,
d) aktywno$¢ dehydrogenazy mleczanowej,
e) stezenie bilirubiny,
f)  poziom mocznika;
4)  dwukrotne oznaczenie stezenia kreatyniny w
surowicy krwi;
5)  Kklirens kreatyniny;
6) stezenie ferrytyny, catkowita zdolno$¢ wigzania
zelaza, stgzenie zelaza, stezenie transferyny;
7)  badanie ogdlne moczu;

8) EKG;
9)  stezenie hormondw:
a) TSH,
b) fT4;
10) objeto$é watroby i $ledziony mierzona w USG lub
TK;

11) badanie okulistyczne (w tym badanie dna oka);
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4) przewlekte obcigzenie zelazem spowodowane
transfuzjami krwi, gdy leczenie deferoksaming jest
przeciwwskazane lub nieodpowiednie u pacjentow w
wieku pomiedzy 2 i 18 r.z. ze schorzeniami wg
klasyfikacji ICD-10:

a) D46 - zespoty mielodysplastyczne (MDS),

b) D55 - niedokrwisto$ci hemolityczne,

c) D57 - niedokrwisto$¢ sierpowatokrwinkowa,

d) D61 - niedokrwisto$ci aplastyczne, w tym:
- zesp6Ot Diamonda- Blackfana,
- anemia Fanconiego,

e) D64 - inne bardzo rzadkie niedokrwistosci
wrodzone lub nabyte,

f) Z94.8 - transplantacja innego narzadu lub tkanki.

Pacjenci, ktorzy rozpoczeli leczenie przed 18 r.z.

w ramach programu lekowego, po ukonczeniu 18 r.z.
kontynuuja leczenie pod warunkiem nie spetniania
kryteriow wykluczenia.

3. Kryteria wykluczenia

1) nadwrazliwos¢ na substancje czynng (deferazyroks)
lub na ktorgkolwiek substancje pomocnicza;

2) jednoczesne podawanie innych srodkow
chelatujacych zelazo;

3) pacjenci z klirensem kreatyniny < 60 ml/min;

4) pacjenci z ciezkimi zaburzeniami czynnosci watroby
(aktywnos$¢ aminotransferaz watrobowych
przekraczajaca 5 razy gorng granice normy);

5) pacjenci z dziedziczng nietolerancja galaktozy,
niedoborem laktazy (typu Lapp), zespolem zlego
wechtaniania glukozy lub galaktozy lub cigzkim
niedoborem laktazy;

6) jednoczesne stosowanie produktow zaobojetniajacych
zawierajacych glin.

deferoksaminy. Jezeli obliczona w ten sposéb dobowa dawka
deferazyroksu bedzie mniejsza niz 20 mg/kg m.c., nalezy
bardzo uwaznie monitorowa¢ efekt terapii i w przypadku jej
niewystarczajacej skutecznosci zwigkszy¢ dawke
deferazyroksu.

2. Leczenie podtrzymujgce

1)

2)

3)

4)

5)

6)

Dostosowywanie dawki deferazyroksu nalezy przeprowadzaé
stopniowo, zmieniajac ja jednorazowo o 5 do 10 mg/kg m.c.,
w zaleznosci od indywidualnej odpowiedzi pacjenta i celow
terapeutycznych (utrzymanie lub zmniejszenie obciazenia
zelazem). W tym celu zaleca si¢ comiesieczng kontrole
stezenia ferrytyny w surowicy, a w razie koniecznosci
dostosowanie dawki deferazyroksu co 3 do 6 miesiecy

w zaleznosci od tendencji w stgzeniu ferytyny w surowicy.
Nie zaleca si¢ podawania dawek deferazyroksu powyzej 30
mg/kg m.c., poniewaz istnieje ograniczone do§wiadczenie

z zastosowaniem dawek tej wysokoSci.

Jezeli stgzenie ferrytyny w surowicy zmniejszy si¢ do wartosci
utrzymujacych si¢ ponizej 500 pg/l, nalezy rozwazy¢
przerwanie leczenia.

Dawkeg deferazyroksu mozna zmniejszy¢ o 10 mg/kg m.c., jesli
klirens kreatyniny zmniejszy si¢ ponizej dolnej granicy normy
(< 90 ml/min.) lub stezenie kreatyniny w surowicy podczas
dwoch kolejnych wizyt zwigkszy si¢ do wartosci powyzej
gornej granicy normy odpowiedniej dla wieku pacjenta.
Nalezy przerwac leczenie, jesli po zmniejszeniu dawki wystapi
zwickszenie stgzenia kreatyniny w surowicy > 33% powyzej
wartosci oznaczonych przed leczeniem lub klirens kreatyniny
zmniejszy si¢ ponizej dolnej granicy normy. Leczenie mozna
wznowi¢ w zaleznosci od indywidualnej sytuacji klinicznej.
Mozna rozwazy¢ zmniejszenie dawki lub przerwanie leczenia
w przypadku nieprawidlowych wartosci wskaznikow
czynnoS$ci kanalikow nerkowych lub w razie wystapienia
wskazaf klinicznych. Jesli pomimo zmniejszenia dawki

12) badanie kardiologiczne obejmujace echokardiografie;
13) badanie endokrynologiczne;
14) badanie stuchu.

2. Monitorowanie leczenia
Nalezy w sposob ciagglty monitorowac¢ ilosci przetaczanego
koncentratu krwinek czerwonych.

2.1 Badania wykonywanie w trakcie leczenia
1) badanie podmiotowe i przedmiotowe:
a) mMmasa ciata — co 1 miesigc,
b) wysokos¢ — co 3 miesiace,
2)  morfologia krwi z rozmazem — co 1 miesiac;
3)  parametry biochemiczne krwi:
a) elektrolity,
b) aktywno$¢ aminotransferaz,
c) aktywnos¢ fosfatazy alkalicznej,
d) aktywnos$¢ dehydrogenazy mleczanowej,
e) aktywnos¢ gammaglutamylotranspeptydazy,
f) stezenie bilirubiny,
g) poziom mocznika,
— co 2 tygodnie w trakcie pierwszego miesigca
leczenia, nastepnie co 1 miesiac;
4)  stezenie ferrytyny — co 1 miesigc;
5)  stezenie kreatyniny w surowicy — co 1 tydzien
w trakcie pierwszego miesigca leczenia lub
po modyfikacji leczenia deferazyroksem, nastgpnie
€0 1 miesiac;
6) Klirens kreatyniny (szacowany za pomocg wzoru
Schwartza u dzieci) lub stezenie cystatyny C
W surowicy — co 1 tydzien w trakcie pierwszego
miesiaca leczenia lub po modyfikacji leczenia
deferazyroksem, nastepnie co 1 miesiac;
7)  badanie ogdlne moczu — co 1 miesigc;
8)  Kkontrola dodatkowych wskaznikow czynnosci
kanalikow nerkowych — w razie potrzeby;
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7)

8)

i przerwy w podawaniu leku stezenie kreatyniny w surowicy
pozostaje >33% powyzej warto$ci oznaczonej przed leczeniem
i utrzymuja si¢ nieprawidtowe warto$ci innych wskaznikéw
czynnosci nerek (np. proteinuria, zespot Fanconiego), pacjenta
nalezy skierowac do specjalisty nefrologa i mozna rozwazyc¢
dalsze badanie specjalistyczne (takie jak biopsja nerki).
Leczenie nalezy przerwa¢ w przypadku wystapienia statego,
progresywnego zwickszenia aktywnos$ci aminotransferaz w
surowicy, ktérego nie mozna przypisa¢ innym czynnikom.

Po ustaleniu przyczyny nieprawidtowych wartosci prob
czynno$ciowych watroby, lub po uzyskaniu prawidtowych
warto$ci aktywnos$ci aminotransferaz, mozna rozwazy¢
ostrozne wznowienie leczenia mniejsza dawka, ze stopniowym
zwigkszaniem dawki.

Jesli stezenie ferrytyny w surowicy ulegnie statemu
zmniejszaniu ponizej 500 pg/l, nalezy rozwazy¢ przerwanie
leczenia.

3. Sposéb podawania

Do podania doustnego.

Deferazyroks musi by¢ przyjmowany raz na dobe na czczo,

co najmniej 30 minut przed positkiem, najlepiej o tej samej porze

kazdego dnia.

Tabletki rozpuszczajg si¢ w wyniku rozmieszania w szklance wody,
soku pomaranczowego lub jabtkowego (100 do 200 ml),

az do uzyskania jednolitej zawiesiny. Po zazyciu zawiesiny
wszelkie resztki leku nalezy ponownie rozpusci¢ w niewielkiej
ilosci wody lub soku i wypi¢. Tabletek nie nalezy zu¢ ani potykaé
w catosci.

9)
10)

11)
12)

13)
14)

15)
16)

EKG - co 3 miesigce;
stezenie hormonow:

a) TSH,

b) T4,

— co 6 miesiecy;
objetos$¢ watroby i Sledziony mierzona w USG lub
TK —co 1 rok;
badanie okulistyczne (w tym badanie dna oka) — co
1 rok;
badanie stuchu — co 1 rok;
badanie kardiologiczne obejmujace echokardiografie
—co 1rok;
badanie endokrynologiczne — co 1 rok;
kontrola masy ciata, wzrostu i rozwoju seksualnego
pacjentow — c0 1 rok.

3. Monitorowanie programu

1)

2)

3)

Gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta
danych dotyczacych monitorowania leczenia i
kazdorazowe ich przedstawianie na zadanie
kontrolerow Narodowego Funduszu Zdrowia.
Uzupetnienie przez lekarza prowadzacego lub Zespot
Koordynujacy danych zawartych w rejestrze (SMPT)
dostepnym za pomocg aplikacji internetowej
udostepnionej przez OW NFZ, nie rzadziej niz co 3
miesigce oraz na zakonczenie leczenia.

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.




