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Zalacznik B.60.

LECZENIE CHOROBY GAUCHER'A TYPU I (ICD-10 E 75.2)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKOW W
PROGRAMIE

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE W
RAMACH PROGRAMU

Swiadczeniobiorcow do leczenia kwalifikuje Zespot
Koordynacyjny ds. Chorob Ultrarzadkich powolywany przez
Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia.

Kwalifikacja do programu oraz weryfikacja skutecznosci leczenia
odbywa si¢ co 6 miesi¢cy, w oparciu o0 oceng stanu klinicznego
$wiadczeniobiorcy oraz oceng efektywnosci zastosowanej terapii.

1.Kryteria kwalifikacji do leczenia welagluceraza alfa:

Do programu kwalifikowani sa §wiadczeniobiorcy ze
stwierdzonym brakiem lub znacznym niedoborem aktywnosci
enzymu B-glukocerebrozydazy w leukocytach lub fibroblastach
skory, potwierdzonym badaniem molekularnym.

Nie jest refundowane leczenie §wiadczeniobiorcow z
asymptomatyczng (bezobjawowa) postacia choroby Gaucher’a.

2. OkreSlenie czasu leczenia w programie w przypadku
leczenia welagluceraza alfa

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

Leczenie trwa do czasu podjecia przez Zespot Koordynacyjny ds.
Choroéb Ultrarzadkich lub lekarza prowadzacego decyzji o
wylaczeniu §wiadczeniobiorcy z programu, zgodnie z kryteriami
wylaczenia.

3. Kryteria wylaczenia w przypadku leczenia welagluceraza
alfa:
1) Woystgpienie objawow nadwrazliwo$ci na welagluceraze alfa;

Refundowane jest leczenie §wiadczeniobiorcow z typem I choroby.

1. Dawkowanie welaglucerazy 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 w oparciu o osiggni¢te i utrzymane cele
terapeutyczne. Maksymalna dawka leku wynosi 60
jednostek/kg podawana co 14 + 3 dni.
Swiadczeniobiorcy aktualnie leczeni w zwigzku z
choroba Gaucher’a typu I za pomoca enzymatyczne;j
terapii zastepczej z zastosowaniem imiglucerazy,
mogg przej$¢ na terapie welagluceraza alfa stosujac
takg sama dawke i taka sama czestos¢ dawkowania.

1. Badania przy kwalifikacji do leczenia welaglucerazg alfa:

1) Stwierdzenie braku lub znacznego niedoboru aktywnosci
enzymu B-glukocerebrozydazy w leukocytach lub
fibroblastach skory, potwierdzone badaniem molekularnym;

2) Ocena miana przeciwcial przeciwko welaglucerazie alfa (nie
jest badaniem obligatoryjnym);

3) Morfologia krwi pelna, z rozmazem;

4) Uklad krzepnigcia;

5) Proby watrobowe: ALAT, ASpAT, bilirubina;

6) Stezenie fosfatazy alkalicznej;

7) Stezenie witamin Biy, E, D;

8) Stezenie cholesterolu;

9) Chitotriozydaza;

10) USG jamy brzusznej, z oceng wielko$ci (z podaniem
wymiarow) watroby i $ledziony;

11) EKG;

12) RTG ptuc;

13) Pomiary antropometryczne;

14) Badanie densytometryczne kosci (DXA) lub MRI kosci
dhugich;

15) Ocena jakosci zycia SF 36;

16) Konsultacja ortopedyczna;

17) Konsultacja kardiologiczna.

2. Monitorowanie leczenia welagluceraza alfa
2.1. Raz na 180 dni

1) Ocena miana przeciwciat przeciwko welaglucerazie alfa (nie
jest badaniem obligatoryjnym; decyzja o koniecznosci
wykonania badania podejmowana jest przez Zespot
Koordynacyjny ds. Chorob Ultrarzadkich);

2) Morfologia krwi petna, z rozmazem;

3) Uklad krzepnigcia.
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2)
3)
4)

5)
6)

Znaczna progresja choroby pojawiajaca si¢ pomimo podjetego
leczenia;

Pacjenci z asymptomatyczng (bezobjawowa) postacig choroby
Gaucher’a;

Pacjenci z typem Il i 11 choroby;

Dzieci ponizej 2 roku zycia;

Brak wspolpracy pacjenta przy realizacji programu.

Okresowej oceny skutecznosci terapii dokonuje lekarz
niezaangazowany w leczenie $wiadczeniobiorcow z choroba
Gaucher’a.

2.2.Co 365 dni

1) Chitotriozydaza;

2) USG jamy brzusznej, z oceng wielkos$ci (z podaniem
wymiaréw) watroby i $ledziony;

3) EKG;

4) RTG ptuc;

5) Pomiary antropometryczne (u dzieci do zakonczenia fazy
wzrostu);

6) Badanie densytometryczne ko$ci (DXA) lub MRI kosci
dhugich;

7) Ocena jakoSci zycia SF 36 (opcjonalnie);

8) Konsultacja ortopedyczna (opcjonalnie);

9) Konsultacja kardiologiczna (opcjonalnie).

3. Monitorowanie programu

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

2) Uzupelnienie danych zawartych w rejestrze (SMPT)
dostepnym za pomoca aplikacji internetowej udostepnione;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 elektronicznej, zgodnie z
wymaganiami opublikowanymi przez Narodowy Fundusz
Zdrowia.




