Zalacznik B.76.

LECZENIE TYROZYNEMII TYPU 1 (HT-1) ICD-10 E70.2

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA LEKU W
PROGRAMIE

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE
W RAMACH PROGRAMU

Kwalifikacji  chorych  do  terapii  dokonuje  Zespdt
Koordynacyjny ds. Choréb Ultrarzadkich powolywany przez
Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia. Kwalifikacja do
programu oraz weryfikacja skutecznosci leczenia odbywa sie co
6 miesiecy w oparciu o ocene stanu klinicznego
Swiadczeniobiorcy oraz ocene efektywnosci zastosowanej
terapii.

1. Kryteria kwalifikacji
Do programu kwalifikowani sa pacjenci z potwierdzonym
rozpoznaniem tyrozynemii typu 1 (HT-1).

2. Okreslenie czasu leczenia w programie
Leczenie trwa do czasu podjecia przez Zesp6t
Koordynacyjny ds. Choréb Ultrarzadkich lub lekarza
prowadzacego decyzji o wylaczeniu Swiadczeniobiorcy z
programu, zgodnie z kryteriami wylaczenia.

3. Kryteria wylaczenia

1) wystgpienie nadwrazliwos$ci na nityzynon lub
substancje pomocnicza;

2) wystapienie dziatan niepozadanych w trakcie
stosowania nityzynonu;

3) brak skutecznosci leczenia;

4) przeszczepienie watroby;

Dawkowanie nityzynonu

Dawkowanie oraz kryteria i sposéb
modyfikacji dawkowania prowadzone sa
zgodnie z  Charakterystyka  Produktu
Leczniczego.

Badania przy kwalifikacji do leczenia

1) oznaczenie profilu kwaséw organicznych w moczu metoda
chromatografii gazowej sprzezonej ze spektrometriq
masowa (GC/MS) na obecnos¢ bursztynyloacetonu;

2) oznaczenie bursztynyloacetonu w ,,suchej” kropli krwi
metodq tandemowej spektrometrii mas;

3) oznaczenie poziomu alfa-fetoproteiny

4) oznaczenie ilosciowe stezenia aminokwaséw w osoczu;

5) morfologia krwi, z ptytkami krwi;

6) AlAT, AspAT;

7)  bilirubina catkowita i frakcje;

8) fosfataza alkaliczna;

9) GGTP;

10) INR;

11) czas protrombinowy;

12) APPT;

13) biatko catkowite, albuminy we krwi;

14) gazometria;

15) sdd, potas, chlorki we krwi;

16) wapn, fosfor we krwi i moczu;

17) mocznik, kreatynina we krwi;

18) kwas moczowy we krwi i moczu;

19) kreatynina w moczu;

20) USG jamy brzusznej, z ocena watroby;

21) badanie oczu z uzyciem lampy szczelinowej;

22) konsultacja dietetyczna.




5)

6)

inne przeciwskazania okreslone w
Charakterystyce Produktu Leczniczego;
brak wspoétpracy pacjenta przy realizacji
programu.

Monitorowanie leczenia

Monitorowanie terapii nalezy przeprowadza¢ co 3-6 miesiecy. U
pacjentéw zaraz po rozpoznaniu tyrozynemii typu 1 (zwlaszcza
niemowlat) monitorowanie leczenia przeprowadzane jest co
miesigc. W ramach monitorowania leczenia wykonywane sa
nastepujace badania:

1)

2)
3)
4)
5)
6)
7)
8)
9)
10)
11)
12)
13)
14)
15)
16)
17)
18)
19)
20)
21)

oznaczenie bursztynyloacetonu w ,,suchej” kropli krwi
metoda tandemowej spektrometrii mas;
oznaczenie poziomu alfa-fetoproteiny;
oznaczenie iloSciowe stezenia aminokwaséw w osoczu;
morfologia krwi, z plytkami krwi;

AlAT, AspAT;

bilirubina catkowita i frakcje;

fosfataza alkaliczna;

GGTP;

INR;

czas protrombinowy;

APPT;

biatko catkowite, albuminy we krwi;
gazometria;

sod, potas, chlorki we krwi;

wapn, fosfor we krwi i moczu;

mocznik, kreatynina we krwi;

kwas moczowy we krwi i moczu;

kreatynina w moczu;

USG jamy brzusznej, z oceng watroby;
badanie oczu z uzyciem lampy szczelinowej;
konsultacja dietetyczna.

W przypadku wystapienia ryzyka raka watrobowokomérkowego
konieczne jest czestsze monitorowanie wraz z wykonaniem
rezonansu magnetycznego jamy brzusznej.




3. Monitorowanie programu

1y

2)

3)

gromadzenie w dokumentacji medycznej pacjenta danych
dotyczacych monitorowania leczenia i kazdorazowe ich
przedstawianie na zZadanie kontroler6w Narodowego
Funduszu Zdrowia;

uzupelnianie danych zawartych w rejestrze (SMPT)
dostepnym za pomoca aplikacji internetowej udostepnionej
przez OW NFZ, z czestotliwoscia zgodna z opisem programu
oraz na zakonczenie leczenia;

przekazywanie informacji sprawozdawczo — rozliczeniowych
do NFZ: informacje przekazuje sie do NFZ w formie
papierowej lub w formie elektronicznej, zgodnie z
wymaganiami opublikowanymi przez Narodowy Fundusz
Zdrowia.




