Zatacznik B.95.

LECZENIE ATYPOWEGO ZESPOLU HEMOLITYCZNO-MOCZNICOWEGO (aHUS) (ICD-10 D 59.3)

ZAKRES SWIADCZENIA GWARANTOWANEGO

SWIADCZENIOBIORCY

SCHEMAT DAWKOWANIA

BADANIA DIAGNOSTYCZNE WYKONYWANE
W RAMACH PROGRAMU

1. Kryteria wlaczenia

Podczas kwalifikacji do programu oraz gdy jest to wskazane w opisie
programu, udzial pacjenta w programie wymaga uzyskania akceptacji za
posrednictwem aplikacji SMPT przez Zespot Koordynacyjny do Spraw
Leczenia Atypowego Zespotu Hemolityczno-mocznicowego, powolywany
przez Prezesa Narodowego Funduszu Zdrowia. Do czasu aktualizacji aplikacji
SMPT, dopuszcza si¢ udzial pacjenta w programie na podstawie akceptacji
Zespotu Koordynacyjnego do Spraw Leczenia atypowego zespotu
hemolityczno-mocznicowego, uzyskanej w inny sposob niz za posrednictwem
aplikacji SMPT. Ponadto, gdy jest to zaznaczone w opisie programu, udziat
pacjenta moze wymagaé uzyskania indywidualnej zgody Zespotu, o ktorym
mowa powyzej.

Do leczenia ekulizumabem kwalifikowani sg pacjenci z atypowym zespotem
hemolityczno-mocznicowym:

1) pacjenci z aHUS 1z
zakrzepowej:

a) trombocytopenia oraz hemoliza: liczba ptytek <150 x 10%L lub
> 25% spadek w stosunku do stanu wyjsciowego i podwyzszone
stezenie LDH lub rozpad krwinek czerwonych (obecnos¢
schistocytow) lub niskie stezenie haptoglobiny lub anemia
hemolityczna

lub

b) biopsja tkankowa potwierdzajaca mikroangiopati¢ zakrzepows
oraz

C) zwigzane z mikroangiopatia zakrzepowsa uszkodzenie narzadow:

nastepujacymi  objawami mikroangiopatii

1. Dawkowanie

Dawkowanie preparatu
ekulizumab zgodnie z aktualng
Charakterystyka Produktu

Leczniczego.

1. Badania przy kwalifikacji:

1) aktywno$¢ ADAMTSI13; u dzieci z obnizonym eGFR mozna
wdrozy¢ leczenie w oczekiwaniu na wynik badania,

2) badanie STEC (PCR lub hodowla bakteryjna) w pierwszym
rzucie choroby;

3) wykonanie badani potwierdzajacego lub wykluczajacego ciaze
(u kobiet w wieku rozrodczym);

4) dehydrogenaza mleczanowa catkowita (LDH);

5) ste¢zenie haptoglobiny (Hp) lub schistocyty;

6) morfologia krwi z rozmazem;

7) badanie ogdlne moczu;

8) stezenie kreatyniny i wyliczony eGFR;

9) aminotransferaza asparaginowa (AspAT)i alaninowa (AIAT);

10) badania uktadu dopetniacza C3, CH50; leczenie mozna wdrozy¢
w oczekiwaniu na wynik;

11) badania genetyczne w kierunku przyczyn genetycznych aHUS;
leczenie mozna wdrozy¢ w oczekiwaniu na wynik;

12) przeciwciata anty H; leczenie mozna wdrozy¢ w oczekiwaniu na
wynik;
13) test Coombsa; leczenie mozna wdrozy¢ leczenie w oczekiwaniu
na wynik;
14) w przypadku wystgpowania u pacjentow:
a) objawow neurologicznych

- rezonans magnetyczny z angiografia




2)

3)
4)

5)

6)

— zaburzenia czynnosci nerek potwierdzone poziomem kreatyniny
w surowicy >gorna granica normy dla wieku
lub hemodializa,
lub biatkomocz/ albuminuria
lub
— powiktania pozanerkowe wywotane mikroangiopatig tkankows,
takie jak:
powiktania sercowo-naczyniowe, lub neurologiczne, lub
zotadkowo-jelitowe lub ptucne
lub
pacjenci z aHUS, u ktérych stosowana jest plazmafereza/przetoczenie
0s0Cza;
pacjenci z aHUS zakwalifikowani do przeszczepu nerki;
u ww. grup pacjentéw z aHUS wymagane sg wyniki badan:
a) aktywno$¢ ADAMTS-13 >5%,
b) negatywny wynik badania STEC (Shiga-Toxin Escherichia coli)

wtescie (PCR) lub hodowli bakteryjnej w pierwszym rzucie
choroby;

w przypadku kobiet w wieku rozrodczym wymagana jest zgoda na
swiadomg kontrole urodzen w czasie leczenia i w ciggu 5 miesiecy od
zastosowania ostatniej dawki ekulizumabu;

wykonanie obowigzkowego szczepienia przeciw meningokokom,
w przypadku konieczno$ci wdrozenia leczenia przed uptywem 2 tygodni
po wykonaniu szczepienia przeciw menigokokom - profilaktyka
antybiotykowa.

2. OKreslenie czasu leczenia w programie

1)

2)

Kryteria kwalifikacji i wylaczenia z programu okres$laja czas leczenia
w programie;

Po 6 miesigcach od rozpoczgcia leczenia osrodek prowadzacy wystepuje
do Zespotu Koordynacyjnego z wnioskiem o kontynuacj¢ lub czasowe
przerwanie leczenia z uzupelieniem wynikéw badan uktadu dopetniacza
i badan genetycznych;

- lub tomografia komputerowa osrodkowego uktadu
nerwowego;

b) objawdw ze strony uktadu pokarmowego:
- amylaza, lipaza oraz usg jamy brzusznej;

c) objawow ze strony uktadu sercowo-naczyniowego:
- troponina T lub troponina I, lub EKG, lub ECHO serca
- lub cewnikowanie serca;

2. Monitorowanie leczenia

1) W czasie leczenia poczatkowego (1j. przez pierwsze 4 tygodnie)
monitorowanie leczenia obejmuje wykonywanie badan
wyszczegblnionych jako pozycje 4-8 w pkt. 1 oraz CH50, przed
kazda infuzja (u 0s6b > 40kg raz w tygodniu, u dzieci zgodnie
z dawkowaniem preparatu w ChPL);

2) Poczawszy od 5 tygodnia monitorowanie leczenia obejmuje
wykonywanie badan wyszczegoélnionych jako pozycje 4-8
w pkt. 1 przed kazda infuzja (co 2 tygodnie, a u dzieci <10kg co
3 tygodnie) oraz badanie CH50 (co miesige, a u dzieci < 10kg,
co 6 tygodni);

3) Po uptywie 3 miesiecy monitorowanie leczenia opisane w pkt 1
odbywa si¢ raz W miesiacu, a U dzieci < 10kg raz na 6 tygodni;

4) Po uptywie 1 roku leczenia monitorowanie leczenia opisane
w pkt 1 odbywa si¢ raz na 3 miesiace;

5) U chorych z wyjsciowymi dodatnimi p-cialami antyH
monitorowanie st¢zenia p-cial odbywa si¢ raz na 3 miesiace.

3. Monitorowanie w czasie czasowego przerwania leczenia
W pierwszym roku co miesigc oraz przy kazdej infekcji, a w kolejnych
latach co najmniej raz na 3 miesigce (u kobiet w cigzy oraz potogu co
miesigc):
1) badanie moczu (biatkomocz, erytrocyturia);
2) morfologia (Hb, liczba ptytek).




a) Zespot Koordynacyjny ds. leczenia aHUS podejmuje decyzje
0 kontynuacji leczenia ekulizumabem u chorych z wysokim ryzykiem
nawrotu choroby;

b) Zespot Koordynacyjny podejmuje decyzje o mozliwosci czasowego
przerwania podawania ekulizumabu u chorych z niskim ryzykiem
nawrotu choroby, u ktérych uzyskano remisje objawow i powrGt
prawidtowej funkcji narzadow wewnetrznych;

3) Lekarz prowadzacy moze podjaé decyzje o czasowym zawieszeniu
w podawaniu leku u kobiet cigzarnych lub karmiacych piersia, zgodnie
z ChPL, jezeli dalsze leczenie nie jest bezwzglgdnie konieczne — lekarz
prowadzacy informuje Zespdt Koordynacyjny o czasowym zawieszeniu
oraz o ewentualnym wznowieniu leczenia;

4) Chorzy, u ktérych czasowo przerwano leczenie, wymagaja
systematycznej oceny nawrotu mikroangiopatii zakrzepowej;

5) Chorzy, u ktérych wystapi nawr6t choroby (okre$lony na podstawie
kryteriow wlaczenia punkt 1.1), beda ponownie wlaczani do podawania
ekulizumabu na podstawie zgloszenia lekarza prowadzacego do SMPT
bez koniecznosci ponownej kwalifikacji przez Zespot Koordynujacy.

3. Kryteria wylaczenia

1) brak efektu leczenia ekulizumabem (utrzymywanie si¢ aktywnej
mikroangiopatii zakrzepowej mimo 3 miesigcznego leczenia);

2) wystapienie ciezkich dziatan niepozadanych zwigzanych z lekiem;

3) nadwrazliwos$¢ na ekulizumab, biatka mysie lub substancje pomocnicze;
4) niestosowanie sie pacjenta do zalecen lekarskich;

5) wycofanie przez pacjenta zgody na leczenie;

W razie zakonczenia leczenia U pacjenta z powodu zaistnienia ww. kryteriow
wylaczenia, ponowne rozpoczecie leczenia wymaga decyzji Zespotu
Koordynujacego.

1)

2)

3)

Monitorowanie programu

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

uzupetnienie danych zawartych w rejestrze (SMPT) dostepnym za
pomoca aplikacji internetowej udostepnionej przez OW NFZ, z
czestotliwoscig zgodng z opisem programu 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.




